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Генная терапия может быть разработана  
для адресной доставки с потенциалом долгосрочной активности5

Одобрено >250 клинических исследований по оценке 
эффективности и безопасности генной терапии моногенных 

заболеваний8

Генная терапия предназначена для воздействия 
на генетическую первопричину, предлагая лекарство 
для улучшения прогноза пациентов с моногенными 
заболеваниями7

Четыре основных метода генной терапии2

Генная терапия достигла огромного 
потенциала1

Лечение моногенных заболеваний — 
фундаментальная цель генной терапии6

Восстановление 
функции 

отсутствующих или 
патологических генов

Высокая 
специфичность

Генная 
терапия

Продолжительность 
действия

Замена гена (генозаместительная терапия)

Замена функции отсутствующего  
или дефектного гена за счет его  
функциональной копии (трансгена)2-4

Добавление гена

Введение в организм нового или 
измененного гена для лечения  
заболевания2–4

Инактивация гена

Инактивация мутировавшего гена, который 
не функционирует должным образом2,3

Редактирование гена

Таргетная замена нуклеотидной 
последовательности2
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Вирусные векторы могут доставлять 
терапевтическую ДНК к тканям-мишеням 
двумя способами9

Вирусные векторы обладают 
благоприятным профилем безопасности 
и высокой эффективностью5,14,17,18

•  Вирусные векторы могут обеспечивать таргетную, длительную
и стабильную экспрессию генов

•  Факторы вирулентности и токсичности вируса удаляют путем
замены кодирующих генов экспрессионной кассетой1,5,18

Ведущим типом вектора для исследований 
и разработок является ААВ8,19,20

Эффективная трансдукция и экспрессия8,20

Распространяет экзогенные гены (трансгены) 
по всему телу, обеспечивая высокий уровень 
стабильной экспрессии8,20

Подтвержденная безопасность21–23

Профиль безопасности за период >7 лет

Широкая тропность5

Мишенями 12 перспективных серотипов является 
широкий спектр клеток и тканей24

Универсальность

Поддержка многочисленных областей применения 
по данным 200 клинических исследований генной 
терапии с использованием вектора ААВ**8

Доставка ex-vivo: 
Модификация клеток  
пациента в культуре вирусными 
векторами и повторное 
введение пациенту10,11

Доставка in-vivo: Прямая 
инъекция вирусного вектора, 
содержащего трансген, 
пациенту, где он затем 
трансдуцирует ткани-мишени12,13

Терапевтический 
трансген

Спроектированный 
вирус

Терапевтический 
трансген, 
упакованный  
в вирусный  
вектор

Добавление  
в стволовые 
клетки  
пациента

Генетически 
модифицированные клетки 

размножаются  
в лаборатории

Генетически 
модифицированные клетки 
повторно вводят пациенту

Терапевтический 
трансген

Спроектированный 
вирус

Терапевти- 
ческий  
трансген, 
упакованный  
в вирусный 
вектор

Пациенту вводят препарат 
для генозаместительной 

терапии

«Векторы ААВ показали высокую эффективность без каких-либо 
серьезных опасений в отношении безопасности в краткосрочном 

периоде; профиль риска и пользы векторов ААВ, 
несомненно, оптимистичен». — George LA, 202025

Применение вирусных векторов является предпочтительным 
за счет продемонстрированной ими эффективности 

и установленной безопасности4,7,14,15

Основные ограничения применения ААВ20

• Ограниченная емкость и невозможность доставки более
крупных генов

• Постепенное «разбавление» трансгена в делящихся клетках
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Функциональная экспрессия белка 
может быть восстановлена6,14,19

ААВ — ведущий тип вектора для 
исследований и разработок и наиболее 
многообещающий вектор для применения 
при нервно-мышечных заболеваниях8,19,20

ААВ — единственный вектор, одобренный и лицензированный 
для использования при неврологических заболеваниях27

Генная терапия на основе ААВ восстанавливает 
функциональную экспрессию 
белка с минимальным риском мутаций6,14,19,26

ИКПТрансген
человека

Непрерывная
последовательность

промотора
ИКП

Этап 1

Создание 
экспрессионной 
кассеты, 
содержащей 
непрерывный 
промотор  
и трансген27

Этап 3

Введение и доставка 
ААВ-вектора  
в клетку-мишень27

Этап 4

Доставка 
векторного генома 
в ядро клетки27

Этап 5

Формирование  
эписомы (кольцевой 
структуры, 
находящейся вне 
хромосом)  
и функциональная 
экспрессия белка  
на основе векторного 
генома27

Этап 2

Для создания ААВ-вектора 
векторный геном упаковывается 
в нереплицирующийся капсид 
ААВ27

6
зареги- 

стрированных 
препаратов 

 генной 
терапии10-13,29,30

3
зарегистри- 
рованных 

препарата  
генной терапии 

на основе 
вектора 

ААВ†12,13,21,28

200
клинических исследований 

применения генной терапии 
с использованием  

вектора ААВ8

13 текущих или завершенных
клинических исследований 
генной терапии на основе вектора ААВ  
оценивают ее эффективность и безопасность при лечении 
мышечной дистрофии Дюшенна, спинальной мышечной  
атрофии и Х-сцепленной миотубулярной миопатии21,31–33



С внедрением ААВ лечение с применением 
генной терапии стало реальностью5,6,14,19

ААВ является ведущим типом вектора для исследований  
и разработок и наиболее многообещающим вектором  
для применения при нервно-мышечных заболеваниях8,19,20

Генная терапия предназначена для воздействия  
на генетическую первопричину, предлагая лекарство для 
улучшения прогноза пациентов с моногенными заболеваниями7

Вирусные векторы могут доставлять терапевтическую ДНК 
к тканям-мишеням двумя способами9

ААВ — аденоассоциированный вирус; ИКП — инвертированные концевые повторы.
*Данные верны по состоянию на декабрь 2020 г. на основе обзора литературы.
**По состоянию на март 2018 г.
†Регистрационное удостоверение было отозвано из-за отсутствия спроса.34
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Вирусные векторы обладают благоприятным профилем 
безопасности и эффективности5,14,17,18


