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Data från GNT-018-IDES-studien visar att imlifidase kan 
användas som förbehandling till genterapi för patienter 
med Criegler Najjars Syndrom och som har antikroppar 

mot AAV 
Resultat presenterade idag på ESGCT 2025 

  

PARIS, Frankrike, LUND, Sweden (10 oktober 2025) - Genethon, en global pionjär och ledare inom 
forskning och utveckling av genterapi för sällsynta genetiska sjukdomar, och Hansa Biopharma, en 
Sverige-baserad ledare inom IgG-klyvande enzymteknologi, meddelade idag att en patient med en 
sällsynt leversjukdom och immunitet mot AAV-vektorn har framgångsrikt behandlats med Genethons 
AAV-baserade genterapi GNT0003 för Crigler-Najjars syndrom, efter tidigare administrering av 
imlifidase, ett enzym som tillfälligt kan hämma immunsvaret. Resultatet i den här kliniska studien är ett 
betydande stegi behandlingen av patienter med immunitet mot AAV som tidigare inte haft tillgåang till 
kliniska prövningar och befintliga genterapibehandlingar. 

Genterapi innebär att man injicerar en gen i en organism med hjälp av en vektor, vanligen från ett virus, 
som till exempel AAV (adenoassocierade virus), vilka ofta används för genterapi vid exempelvis 
neuromuskulära, lever- och ögonsjukdomar. Tidigare kontakt med det naturliga viruset kan få kroppen 
att utveckla immunoglobulin G (IgG)-antikroppar som neutraliserar AAV. Det uppskattas att en av tre 
personer är naturligt immuna mot AAV, vilket exkluderar ett stort antal patienter från möjligheten att dra 
nytta av genterapi med en AAV-vektor. För att utvärdera potentiella alternativ för att behandla patienter 
med naturlig immunitet mot AAV testade Genethons forskare imlifidase, som utvecklats av Hansa 
Biopharma, som en förbehandling. Enzymet kan klyva IgG, vilket snabbt och effektivt minskar nivån av 
anti-AAV-antikroppar och möjliggör administrering av en läkemedelskandidat för genterapi. 
 
Vid 2025 års kongress för European Society of Gene & Cell Therapy (ESGCT) presenterade Dr. Jérémy 
Do Cao (Béclère Hospital, AP-HP) resultaten med att använda imlifidase som förbehandling inför 
genterapi med GNT0003 hos en patient med en allvarlig form av Crigler-Najjars syndrom, vilken är 
naturligt immun mot AAV8-vektorn, som en del av den kliniska studien GNT-018-IDES som genomförs 
av Genethon i samarbete med Hansa Biopharma. 

Hos denna första behandlade patient visade studien: 

- genomförbarheten och säkerheten för denna metod: Imlifidase som administrerades före 
genterapi med GNT0003 klyvde och inaktiverade framgångsrikt patientens antikroppar och 
möjliggjorde behandling med GNT0003. Inga allvarliga biverkningar relaterade till GNT0003 
eller imlifidase rapporterades. 

- initiala effektdata: GNT0003, Genethons läkemedelskandidat för genterapi, sänkte patientens 
bilirubinnivåer avsevärt, vilket gjorde det möjligt att avbryta timmar av daglig fototerapi, vilket 
fram till dess varit avgörande för överlevnaden. Fototerapin har avbrutits sexton veckor efter 
injektionen, enligt plan i protokollet. Ytterligare data kommer att behövas för att bekräfta denna 
effekt på längre sikt. 

 



Detta är första gången som genterapi framgångsrikt har administrerats till en patient med Crigler-Najjars 
syndrom som har antikroppar mot AAV8. Om resultaten bekräftas i nästa steg av studien kan denna 
metod bli ett lovande alternativ för patienter med antikroppar mot AAV, som för närvarande inte är 
behöriga till kliniska prövningar och befintliga genterapibehandlingar. 
 
"Det är otroligt att ha fått chansen att se den kliniska utvecklingen av detta projekt, som inleddes i vårt 
laboratorium.”, säger Giuseppe Ronzitti, chef för Immunology and Liver Disease Laboratory och 
Director of Scientific Forecasting vid Genethon. “Det är ett projekt som involverade många inom 
Genethon för att nå vårt gemensamma mål. De preliminära data vi som har fått tyder på att vi 
fortfarande har mycket att lära oss om immunsvaret mot AAV-vektorer, men lösningen finns potentiellt 
där." 
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Bakgrundsinformation 

Om imlifidase 
Imlifidase är ett unikt antikroppsklyvande enzym, med ursprung i Streptococcus pyogenes, som specifikt 
riktar sig mot IgG och hämmar det IgG-medierade immunsvaret.(6) Det har en snabbt insättande verkan, 
klyver IgG-antikroppar och hämmar deras aktivitet inom några timmar efter administrering. Imlifidase 
har villkorligt godkännande för marknadsföring i EU, Norge, Island, Lichtenstein och Storbritannien och 
marknadsförs under handelsnamnet IDEFIRIX® för desensitiseringsbehandling av högsensitiserade 
vuxna njurtransplantationspatienter med en positiv korsmatchning mot en tillgänglig avliden donator.(6) 
Är även godkänt i Schweiz och Australien. 

Om GNT003  
Läkemedelskandidaten GNT-0003, utvecklad av Genethon för behandling av Crigler-Najjars syndrom, 
utvärderas för närvarande i en studie (GNT-012-CRIG) som genomförs i Frankrike, Nederländerna och 
Italien på patienter utan befintlig immunitet mot AAV, med uppmuntrande resultat. (5) 

Om Crigler-Najjars syndrom 
Crigler-Najjars syndrom är en sällsynt genetisk leversjukdom som kännetecknas av onormalt höga 
nivåer av bilirubin i blodet (hyperbilirubinemi), vilket leder till irreversibla neurologiska skador som 
manifesteras som muskelsvaghet, letargi, dövhet, utvecklingsstörning och ögonrörelseförlamning. 
Denna ansamling av bilirubin orsakas av en brist på enzymet UGT1A1, som ansvarar för att omvandla 
bilirubin till ett ämne som kan elimineras av kroppen. Det kan leda till betydande neurologiska skador 
och död om det inte behandlas snabbt. För närvarande måste patienter genomgå långvarig daglig 
fototerapi (ofta mer än 10 timmar om dagen, ibland upp till 15 timmar om dagen) för att hålla sina 
bilirubinnivåer under toxicitetsgränsen. Crigler-Najjars syndrom är en extremt sällsynt sjukdom som 
drabbar färre än en av en miljon människor per år. Levertransplantation är fortfarande det enda definitiva 
botemedlet hittills, men är förknippad med betydande sjuklighet och dödlighet, samt transplantatbrist. (7) 

 

 

Om Hansa Biopharma 
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Hansa Biopharma AB är ett banbrytande biofarmabolag i kommersiell fas som utvecklar innovativa, 
livräddande och livsförändrande behandlingar för patienter med sällsynta immunologiska 
sjukdomstillstånd. Företaget har ett omfattande och växande forsknings- och utvecklingsprogram 
baserat på dess egenutvecklade enzymteknologiplattform för IgG-klyvning. Målet är att tillgodose 
medicinska behov inom autoimmuna sjukdomar, genterapi och transplantation. Företagets portfölj 
omfattar imlifidase, en förstklassig enzymterapi som klyver immunoglobulin G (IgG)-antikroppar och 
som har visat sig möjliggöra njurtransplantation hos högsensitiserade patienter, samt HNSA-5487, en 
nästa generationens IgG-klyvande molekyl med potential för återdosering. Hansa Biopharma är baserat 
i Lund och har verksamhet i Europa och USA. Bolaget är noterat på Nasdaq Stockholm under 
kortnamnet HNSA. Läs mer på www.hansabiopharma.com och följ oss på LinkedIn.  

Om Genethon 
Genethon är ett ideellt laboratorium som skapats av AFM-Telethon och är en pionjär inom upptäckten 
och utvecklingen av genterapier för sällsynta sjukdomar. Ett första genterapiläkemedel, till vilket 
Genethon bidragit, har godkänts för marknadsföring för spinal muskelatrofi. Med fler än 240 forskare 
och experter är Genethons mål att utveckla innovativa terapier som förändrar livet för patienter som lider 
av sällsynta genetiska sjukdomar. Tretton genterapiprodukter som utvecklats av Genethon eller till vilka 
Genethon har bidragit genomgår för närvarande kliniska prövningar för sjukdomar i lever, blod, 
immunsystem, muskler och ögon. Sju andra produkter förbereds för kliniska prövningar under de 
kommande fem åren. Läs mer på http://www.genethon.com 
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