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Die Gentherapien, die bei Hamophilie A und B untersucht werden, verwenden rekombinante
AAV-Vektoren fur den In-vivo-Gentransfer in die Leber mit dem Ziel, eine dauerhafte, endogene
Expression von funktionalem Faktor-Protein zur Wiederherstellung der Hamostase zu erreichen.
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Abbildung adaptiert nach Wang et al. 2AAV=adeno-assoziiertes Virus.
1. Pipe S, et al. Mol Ther Methods Clin Dev. 2019; 15:170-178
2. Wang D, et al. Nat Rev Drug Discov. 2019; 18:358-378.
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