SA TRASSLAR

PROTEINET IHOP SIG

e n saxe n Proteinet transtyretin tillverkas i lev-
ern. Normalt bestar det av fyra likada-
na delar, monomerer. En genskada kan

[ ]
verkarilevern e 1t ol e whr ot
felveckade. De felveckade delarna kan
sedan bilda sa kallade amyliodfibriller
som forstor vavnader i kroppen.

Skelleftesjukan beror pa en mutation som gér att
celler i levern tillverkar en skadlig variant av proteinet
transtyretin. Ett experimentellt Iikemedel baserat pa
den sa kallade gensaxen tar bort proteinet.
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Patienten far dropp med nanopartiklar,
pyttesma fettdroppar. | varje droppe S
finns den sa kallade gensaxen som \es F| LOSLIGA

bestar av tva komponenter: dels ett M VECKNING AGGREGAT
arvsanlag for det klippande enzymet

Cas9, dels en bit guide-rna som matchar
dna-koden dar klippet ska goras.
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Nanopartiklarnas
yta ar utrustad
med ett protein
(ApoE). Proteinet

faster vid speciella
receptorer utanpa
levercellen. Féljden

blir att cellen
slukar nano-
partiklarna.

Inuti cellen slapper Gensaxen glider runt pa kromosomen
nanopartikeln ut sin tills den hittar sitt mal, genen for

last. Cellen tillverkar proteinet transtyretin. Dar gér den ett
det klippande enzymet klipp. Nér cellen forsoker laga dna-
enligt den genetiska molekylen uppstar en forskjutning i den
ritningen. Enzymet genetiska koden. Férskjutningen gor
fangar sedan in en bit sa att cellen inte langre kan tillverka
guide-rna. Resultatet: transtyretin.

en malsékande gensax.
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