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Forord

Genteknikndmnden ska enligt férordning (2007:1075) med instruktion for
Genteknikndmnden varje ar ldmna en rapport till regeringen som ger en
oversiktlig redovisning av utvecklingen inom genteknikomradet under det
senaste kalenderaret, med uppgift om hur forskning och utveckling har paverkats
av miljobalkens regler pa omradet och av de foreskrifter som har meddelats med
stod av dessa regler. Texterna i rapporten bygger bland annat pa vetenskapliga
artiklar publicerade i internationella tidskrifter, pressmeddelanden och
information frdn EU-kommissionen och den europeiska myndigheten for
livsmedelssidkerhet. Alla illustrationer i rapporten har gjorts av Gunilla Elam
som har copyright.

Stockholm, 22 februari 2025

Genteknikndmnden



Sammanfattning

De senaste aren har tekniker for genomredigering, som gensaxen CRISPR/Cas9,
dominerat i rapporteringen. Aven i drets rapport ir det tydligt att teknikerna
blivit oumbérliga verktyg inom gentekniken. Det manifesterades av att 2024 var
aret nir virldens forsta CRISPR/Cas9-baserade genterapi godkindes av EU-
kommissionen.

Genomredigering anvénds ocksd inom vixtforskningen for att utveckla grodor
och andra véxter som skulle kunna bidra till 6kad livsmedelssékerhet och
héllbarhet inom odlingen. Men dven om mycket forskning pagar har fa
produkter dnnu natt marknaden. Inom EU forhandlades under 2024 ett lagforslag
om léttad reglering for vixter forddlade med vissa nya genomiska tekniker, dit
genomredigering riknas. Forslaget har godkénts i Europaparlamentet men
enighet har dnnu inte natts i ministerradet.

Tekniker for att introducera nya gener, transgentekniker, &r fortsatt
betydelsefulla. De anvénds for att utveckla nya genterapier mot monogena
sjukdomar och for CAR-T-cellterapier som anvénds for behandling av olika
cancersjukdomar, och som nu dven provats for behandling mot autoimmuna
sjukdomar med lovande resultat. Transgena grodor odlas pé stora arealer utanfor
EU och stapelgrodor som fatt insektsresistens har betydelse for stabila skdrdar
och minskad anvéndning av bekdmpningsmedel. Lokalt framtagna sorter har
godkénts i ndgra utvecklingsldnder.

Artificiell intelligens stddjer design av helt nya proteiner. Hela genom eller
kromosomer kan syntetiseras for att bygga nya biologiska system. Den snabba
teknikutvecklingen inom syntetisk biologi kommer med stora mdjligheter, men
dven potentiella risker. Det géller dven gendrivare som utvecklas for att
bekdmpa sjukdomsbarande myggor, skadedjur och invasiva arter. Diskussioner
pagér kring reglering och riskbeddmning av de hér teknikerna.



1 Introduktion till genetik och genteknik

Gentekniker anvénds for att gora genetiska fordndringar. Det kan handla om att
fora in en ny gen i en organisms genom (arvsmassa) eller inducera en fordndring
i det befintliga genomet. Enligt vissa definitioner omfattar termen genteknik
dven de tekniker som finns for att sekvensera, det vill séga ldsa av den genetiska
koden. I det hér kapitlet ges en kortfattad introduktion till genetik och genteknik,
hur tekniken utvecklats 6ver tid och dess anvindning, se Bild 4, som summerar
utvecklingen av genteknik over tid.

1.1 Grundldggande genetik

1.1.1 DNA ir érftlighetens molekyl

Allt liv pé jorden ar genetiskt uppbyggt pd samma sétt. Precis som i ett befruktat
maénniskodgg finns i en bakterie och i ett maskrosfré all information som behdvs
for att skapa en helt ny individ. Insikten om att den genetiska koden &r uppbyggd
och fungerar pa samma sétt i allt levande dr grundldggande for genteknik. Det
innebdr att gener kan flyttas mellan olika individer, till och med arter, och
fungera likadant.

Inuti celler hos alla organismer lagras den genetiska koden i molekylen
deoxyribonukleinsyra, DNA. DNA bestar av tva strangar nukleinsyror som ar
tvinnade runt varandra i en spiral. Nukleinsyror bestér av mindre enheter som
heter nukleotider och ar i sin tur uppbyggda av socker, fosfat och fyra olika
kvévebaser: adenin (A), tymin (T), guanin (G) och cytosin (C). Den genetiska
koden, DNA-sekvensen, skrivs med hjélp av dessa bokstédver. I den
dubbelstringade DNA-spiralen binder alltid A till T och G till C (baspar).

Den fullstindiga genetiska informationen som finns i en cell kallas for ett
genom, eller arvsmassa. En kopia av genomet finns i princip i alla celler i en
organism. Varje gang en cell delas sa kopieras allt DNA till den nya cellen. Att
DNA kan kopieras ar fundamentalt for att koden kan foras vidare till nya celler
och generationer.

Svampar, véxter och djur hor till eukaryoterna, som dr en av de tre stora
grupperna av organismer pa jorden. De andra tva dr bakterierna och arkéerna.
Hos eukaryoter finns majoriteten av cellernas DNA 1 en cellkdrna dir det packas
i strukturer som kallas kromosomer. Antalet kromosomer varierar mellan arter.



Bild 1. Den genetiska koden bestar av DNA som ligger packat i cellkdrnan i
strukturer som kallas kromosomer. Varje cell har en kopia av den genetiska koden,
som kallas for individens genom (arvsmassa).

1.1.2 En gen lises av till mRNA som oversiitts till protein

Delar av genomet utgors av kodande gener som innehaller instruktioner om hur
proteiner ska tillverkas av cellen. Det betyder att nér en gen &r aktiv i en cell sa
transkriberas dess DNA-sekvensens A, C, G och T, det vill sdga genen ldses av.
Man séger att den uttrycks. Det ger upphov till ett mRNA (forkortat fran
engelskans messenger RNA). RNA ér en ribonukleinsyra och liknar DNA, men
ar inte dubbelstrdngad.

Det &r mRNA som 6verfor information fran genen, nir dess sekvens oversitts,
translateras, till olika aminosyror. Translationen skdts av specifika enzymer,
ribosomer, som sitter samman aminosyror enligt informationen som finns i
mRNA-sekvensen. Grupper om tre nukleotider dversitts till en specifik
aminosyra. Till exempel s& betyder koden CAG i RNA-sekvensen att
aminosyran glutamin ska anvéndas. Den kedja av aminosyror som ribosomerna
satt ssmman veckar sedan ihop sig till ett protein. Proteiner styr i mangt och
mycket cellens, och hela organismens, funktioner. Det innebér att de olika
proteinerna &r kopplade till olika egenskaper.

Hur mycket en cell bildar av olika proteiner &r dérfor mycket viktigt och det
regleras pa flera olika sdtt. Genuttrycksnivan, hur mycket mRNA som bildas
fran en gen, &r en viktig niva av reglering. Det styrs dels av hur 6ppen eller
staingd DNA-spiralen ar for avldsning, dels av olika proteiner, sa kallade
transkriptionsfaktorer, som sétter sig pA DNA och reglerar hur mycket eller lite
genen ldses av. Koncentrationerna av olika proteiner i cellen kan ocksa regleras
genom sa kallade mikroRNA (miRNA) som binder till specifika mRNA:n och
hindrar translation eller fir mRNA:t att brytas ner.
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Den hir regleringen finns hos alla flercelliga organismer och ér sarskilt viktig
under utvecklingen av olika celltyper. miRNA bildas fran sé kallade icke-
kodande gener i genomet, alltsd gener som inte ger upphov till proteiner.

Nobelpriset i fysiologi eller medicin gick 2024 till Victor Ambros och Gary
Ruvkun for deras upptéckt av miRNA och hur miRNA reglerar uttryck av gener.
Den upptickten 6ppnade ocksa 6gonen pé forskarna for att genomet innehaller
sa mycket mer dn proteinkodande gener.

1.1.3 Genetisk variation uppkommer pé grund av mutationer

Genetisk variation, alltsa skillnader i DNA-sekvensen mellan olika individer,
kan ge upphov till olika proteinkoncentrationer och funktioner vilket i sin tur ger
upphov till de skillnader som finns mellan olika individer. Man talar om att man
har olika anlag for vissa egenskaper, till exempel 6gonfarg. Den genetiska
variationen och nya genvarianter (s& kallade alleler) uppstér spontant nér
mutationer uppkommer. Mutationer kan uppsta pa grund av att cellen gor
misstag nér den ska kopiera allt DNA infor en celldelning. Punktmutationer
innebdr att en eller ett fatal nukleotider tappas (deletion) eller tillkommer
(insertion). Om en kvivebas dndras utgor fordndringen en SNP (fran engelskans
Single Nucleotide Polymorphism), en enbaspolymorfi pa svenska. Storre
fordndringar i genomet som innefattar hela eller delar av kromosomer kan ocksa
uppsta spontant pa grund av till exempel kopieringsfel.

Bild 2. Om en kvavebas andras utgor forandringen en enbaspolymorfi som dven
kallas SNP (fran engelskans Single Nucleotide Polymorphism).
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1.1.4 Mutationer ir drivkraften bakom evolution, foridling och avel

De flesta mutationer &r neutrala vilket innebér att de inte har ndgon inverkan pa
individens egenskaper. Ibland orsakar mutationer att generna inte kan langre kan
lasas av korrekt och proteinet som genen kodar for slutar tillverkas. En mutation
kan ocksé uppsté i en gen pa ett sétt sd att den dndrar aminosyrasekvensen, och
ddarmed proteinets uppbyggnad. Mutationer kan ge en negativ paverkan pa
individen, som till exempel att ge upphov till en sjukdom. Ibland ger mutationer
individen en ny fordelaktig egenskap.

Om mutationerna finns i konscellernas DNA kan de foras vidare till nésta
generation och didrmed péverka egenskaper och utseenden hos avkomman. Pa
sikt kan det leda till s& pass stora skillnader mellan grupper av individer av
samma art att de inte langre kan fa avkomma. Det kan exempelvis ske nir en
population isolerats geografiskt frén en annan. P4 sa sétt uppkommer nya arter.
Mutationer utgor darfor sjdlva drivkraften bakom evolutionen.

Mutationer som leder till nya egenskaper utgoér ocksa grunden i forddlings- och
avelsarbetet. For att en forddlare till exempel ska kunna ta fram en vetesort som
tal torka béttre méste den egenskapen finnas tillgénglig for forddlaren i
forddlingspopulationen. Det maste alltsa finnas ett vete som har en genvariant
som ger torktalighet bland de fron som forddlaren har tillgéng till. Da kan
forddlaren odla upp och korsa det vetet med ett vete som har andra goda
egenskaper, och pa sé vis fora 6ver genvarianten som ger upphov till
torktélighet.

1.1.5 Mutationer kan induceras for att oka den genetiska variationen

Inom framfor allt vixtforadlingen kan radioaktiv stralning och mutagena
kemiska d&mnen anvéindas for att inducera tusentals mutationer slumpmaéssigt
utspridda i vaxtens genom. Det 6kar den genetiska variationen och ger hogre
sannolikhet att man kan finna en dnskad egenskap — som torktalighet — att
forddla vidare pa. Tekniken kallas slumpmaéssig mutagenes. Med nyare
genomredigeringstekniker som till exempel CRISPR/Cas9 kan en enstaka
mutation induceras pa en forutbestdmd plats i genomet med hdg precision. Det
kallas for riktad mutagenes.

1.2 Genteknik ger mdjlighet att avsiktligt &ndra i DNA

I de flesta definitioner syftar genteknik pa de tekniker som anvénds for att
fordndra genomet hos levande organismer. Ibland inkluderas &ven de nya
sekvenseringstekniker som anvinds for att kartldgga genomsekvenser.

1.2.1 Rekombinant DNA-teknik

Med insikten att den genetiska koden hos alla organismer dr uppbyggd och
fungerar pa samma sétt forstod forskare under 1970-talet att det skulle ga att
flytta gener fran en organism till en annan. Man hade da ocksé identifierat de
verktyg som behdvdes for att gora detta, restriktionsenzymer och enzymet DNA-
ligas, och kunde &stadkomma de forsta DNA-hybriderna.
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Restriktionsenzymer ér en del av bakteriers anti-virala forsvar som kénner igen
korta specifika DNA-sekvenser hos det angripande virusets DNA, och dér
klipper upp DNA:t, och pa sa vis oskadliggor viruset. Forskarna kunde utvinna
restriktionsenzymer fran bakterier och anvidnda dem for att avsiktligt klippa 1
DNA-stringar, till exempel for att klippa ut en specifik gen. Med hjilp av DNA-
ligas, som kan foga samman DNA-stréngar, kan genen sedan sittas ihop med
DNA frén en annan organism, ofta i en bakterieplasmid (en DNA-string som é&r
sluten 1 en cirkel). Om plasmiden fors tillbaka in i bakterien kan da den nya
genen i plasmiden ldsas av och det protein som genen kodar for tillverkas av
bakterien. Den har tekniken kallas for rekombinant DNA-teknik eller hybrid-
DNA-teknik (Bild 3).

,/\u
| O Genen av intresse
"\ (tex.genen som kodar fér insulin)
V)
Klyvs med / /‘

o

restriktionsenzym

.

\:\ b
\\\ \

L\
Y
L Rekombinant \] ,
4/ sammanfogas plasmid /
med DNA-ligas /

B ——

Bild 3. Rekombinant DNA astadkoms med hjalp av restriktionsenzymer och DNA-
ligas.

Med hjélp av rekombinant DNA-teknik kunde forskare ar 1978 framstélla
insulin ur genetiskt modifierade bakterier for att anvidnda vid behandling av
diabetessjuka personer. Insulin hade dessforinnan renats fram frn
bukspottskorteln fran grisfoster. Rekombinant insulin kom ut p4 marknaden
nagra ar senare, for att ytterligare nagra ar senare foljas av tillvixthormon och
koagulationsfaktorer framstillda pé liknande sitt.

Idag &r anvéndningen av genetiskt modifierade mikroorganismer, som med hjilp
av rekombinant DNA-teknik fatt en eller flera nya gener, ett vanligt sitt att
framstilla proteiner som anvénds inom exempelvis likemedels- och
livsmedelsindustrin. I den processen kombineras genteknik med andra tekniker
inom dmnesomradet bioteknik, for att fordka upp bakterier och fa dem att
producera dnskade produkter i stora fermenteringsanlédggningar.



13

{
1974 i@
Transgen mus
1978
Rekombinant "—'» ‘D[‘.lf\t;m?(lc_ekylen
insulin B P 1 2 Vo x\(\»— Sl eskrivs

SNy A7
J B

1983

ransgen vaxt

. 1994,
| Gentekniknamnden 2001

fleyrsavy 1994 3 EU:s GMO-
GM-groda pa 4 o lagstiftning
1990 marknaden -

Genterapi -
'& ga og
\ 2012

provas
CAR-T-cell-terapi

2012 .
CRISPR/Cas

2015
Transgen lax,

USA

N 2022
CRISPR-ko, USA
2023
CRISPR-genterapi

Bild 4. Sedan borjan av 1950-talet nar forskare beskrev DNA som arftlighetens
molekyl har det hdnt mycket inom genteknikomradet. Med milstolpar som
utveckling av rekombinant DNA-teknik och genomredigering med gensaxar som
CRISPR/Cas9 har stora forskningsgenombrott gjorts. Det har lett till att nya
genterapier, och grédor och djur som foradlats med genteknik har godkants.

GM-grédor odlas pa
stora arealer i varlden

ménga CRISPR-
grodor utvecklas {

1.2.2 Genetisk modifiering av djur med virusvektorer

Forsta gangen ett djur modifierades genetiskt, och fick en gen frin en annan
organism, tog forskare hjilp av virus. Virus har som livsstrategi att infektera
celler och fa virdcellen att 14sa av virusets gener och bilda nya virusprotein for
att bygga upp nya virus. Forskare insag att de kunde kapa den hér formagan hos
virus och byta ut en del av virusets gener mot den gen man ville fora in i en cell.
Det hir gjordes redan 1974, nér ett virus med en frimmande gen for forsta
gangen fordes Gver till en mus (Bild 4). De virus som anvénds pa det hir sittet
kallas for virusvektorer. De har modifierats genetiskt sa de inte ska kunna foroka
sig och orsaka sjukdom, utan enbart fora in nya gener in i en cell.
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Organismer som fatt gener frén en annan organism kallas transgena organismer.
Transgena djur anvinds idag frekvent inom forskningen som forséksdjur. Det
finns till exempel mdss som modifierats genetiskt for att fa en sjukdom som
ocksé drabbar manniskor, for att pa sa sitt kunna studera mekanismerna bakom
sjukdomen.

Fa genetiskt modifierade (GM) djur har kommit ut p& marknaden som en del av
livsmedelsindustrin. Ett undantag &r en lax som utvecklades redan &r 1989 och
fick gener for tillvixthormon fran andra fiskarter som gor att den kan véxa, inte
bara under var och sommar vilket laxen vanligen gor, utan hela aret runt. Det gor
den mer snabbvixande utan att 1 Gvrigt paverka storlek som vuxen eller andra
egenskaper. Den hir laxen var det forsta GM-djur som godkandes for
humankonsumtion, i USA ar 2015 och i Kanada 2016 (Bild 4).

1.2.3 Genterapier anvinder genteknik for behandling av sjukdomar

Virusvektorer har ocksé anvénts for att leverera nytt DNA till humana celler i
den form av avancerade behandling som kallas genterapi. Den hittills vanligaste
strategin vid en genterapi dr att fora in en ny gen i en del av en patients celler
som kan kompensera for en gen som orsakar sjukdom. Den allra forsta
genterapin gavs till en patient ar 1990 for att behandla en svér
immunbristsjukdom orsakad av en defekt gen (Bild 4). Det senaste decenniet har
den hér strategin fatt sdllskap av kombinerade immun- och genterapier som
innebdr modifiering av immunforsvarets celler for att behandla vissa typer av
cancersjukdomar.

1.2.4 Genetisk modifiering av viixter med hjilp av en jordbakterie

Pa 1980-talet upptickte véxtforskare att jordbakterien Agrobacterium
tumefaciens hade genetisk modifiering som livsstil. Bakterien skjuter in sina
gener 1 vaxters celler och integrerar dem 1 vixtens genom sd att vixten borjar
tillverka &mnen som ger ndring till bakterien. Forskare larde sig under 1970-80-
talen att byta ut de gener som bakterien forde in i véxten till gener som kodar for
onskad egenskap och fick pa sa sitt ett verktyg for genetisk modifiering av
véxter. De forsta lyckade forsoken gjordes 1983, pa petunia och tobak. Den
forsta kommersiella GM-grodan var en tomat som hade 6kad hallbarhet, och
kom ut pa marknaden ar 1994 (Bild 4).

Agrobacterium tumefaciens kan infektera ett stort antal olika véxtarter, och det
hér séttet att fora over en eller flera gener till en véxt har anvénts flitigt inom
bade forskning och utveckling sedan mitten av 1980-talet.

Idag finns odling av GM-grddor i 27 lander 6ver 200 miljoner hektar, fraimst i
Nord- och Sydamerika. Genetiskt modifierad insektsresistent och/eller
ogriasmedelstolerant soja, majs, raps och bomull dr de vanligaste, men en rad
andra GM-grodor och andra vixter som fatt olika typer av nya egenskaper har
ocksa kommit ut pd marknaden i olika lander.
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Bild 5. Jordbakterien Agrobacterium tumefaciens ar en naturlig genmodifierare.
Agrobacterium integrerar sina gener i vaxters genom och orsakar i naturen
krongallsjuka. | laboratoriet kan man avvédpna bakterien och anvianda den naturliga
genetiska modifieringsprocess som Agrobacterium utfor for att introducera nya
gener.

1.2.5 Med genomredigering dndras befintligt DNA

Under 1990-talet borjade tekniker utvecklas for att kunna dndra i en organisms
befintliga DNA-sekvens pé ett specifikt sétt. Det kallas for genredigering eller
genomredigering. Med detaljerad kunskap om olika geners funktioner i
kombination med tillgéng till arters hela genomsekvens kan man bestdmma
exakt var, 1 vilken gen, som en mutation ska induceras. En enda mutation kan
vara det som kravs for att dndra en egenskap.

De enzymer som anvinds for det hér kallas populért for gensaxar och de
inducerar mutationer pé specifika platser i genomet, sé kallade riktade
mutationer. Gensaxarna dr endonukleaser som &r enzymer som klipper av DNA -
strangarna (likt restriktionsenzymer, som ocksa dr en typ av endonukleaser). I
och med att den sekvens som gensaxarna kidnner igen dr lang, omkring 20
nukleotider, sé blir den ocksa unik. Det betyder att gensaxen kan styras till en
unik region i genomet, till exempel en viss gen, och dir klippa upp DNA:t. Nér
DNA-brottet som gensaxen orsakat sedan lagas av cellens egna
reparationssystem uppstar en mutation, en insertion eller deletion som ofta gor
att gensekvensen inte ldngre kan koda for ett specifikt protein.

Aven om sekvensen for igenkiinning i genomet ska vara unik finns alltid en risk
att gensaxen klipper och orsakar mutationer pa nagot annat stélle. Det ar darfor

viktigt att kontrollera for sddana sé kallade off-fargets. Risken for off-targets ar

dock betydligt ldgre dn vid anvdndning av dldre mutagenestekniker (se 1.1.5).
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De forsta teknikerna for genomredigering anviande enzymer som
zinkfingernukleaser (ZNF) och meganukleaser, lite senare kom TALEN-
tekniken (TALEN ér en forkortning for engelskans transcription activator-like
effector nuclease). ZNF och TALEN bygger pa att enzymerna designas sa att de
har en DNA-igenkidnningsdel och en del som klipper upp DNA. Det ger stor
precision, men det dr ocksé komplicerat och laborativt krdvande att designa ett
en ny igenkdnningsregion i enzymet for att det ska kunna kinna igen nya DNA-
sekvenser.

Genomredigering blev betydligt enklare i och med att tekniken CRISPR/Cas9
utvecklades, vilket publicerades i den vetenskapliga tidskriften Science ar 2012,
I dag ar CRISPR/Cas9 utan tvekan den genomredigeringsteknik som anvinds
mest. Det beror pa att den till skillnad fran sina foregangstekniker ar relativt
enkel och mycket flexibel, dd igenkénningen av den specifika mélsekvensen i
DNA sker genom basparning av ett RNA som enzymet bdr med sig. Sjilva
enzymet dr det samma i olika experiment men det sa kallade guide-RNA:t kan
enkelt designas om och bytas ut for att passa mot olika mélsekvenser.

SDN1 1

Bild 6. CRISPR/Cas9 bestar av endonukleaset Cas9 (1) som bér ett guide-RNA (2).
Cas9 kan 6ppna upp DNA-spiralen (3) nar den hittar en sa kallad PAM-sekvens (4) i
genomet. Nar DNA:t dr 6ppnat sa kan guide-RNA:t baspara med DNA-strangen. Om
basparningen sker éver 20 nukleotider aktiveras enzymet och klipper av bada DNA-
strangarna. Nar Cas9 klippt av DNA-strangen lagar cellens reparationssystem
skadan. Eftersom lagningen séllan blir perfekt uppstar en mutation (5), pa en
forutbestamd plats, till exempel i en gen. Det héar ar den ar den vanligaste typen av
genomredigeringen, och kallas for SDN1, for site directed nuclease 1. Da har inget
templat introducerats for att styra mutationen (vilket &r SDN2) och inget nytt DNA
inkorporeras i DNA-brottet (vilket ger SND3).
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Pa engelska star CRISPR for Clustered Regularly Interspaced Short
Palindromic Repeat och det ar ett system med ursprung i bakteriers férsvar mot
virus. Bedriften att 6verfora och bygga om systemet till en teknik for
genomredigering av alla mdjliga typer av celler belonades med ett Nobelpris till
Emmanuelle Charpentier och Jennifer Doudna ar 2020, bara 8 ar efter deras
banbrytande publikation.

De forsta genomredigerade vixterna som kom ut pa marknaden var en TALEN-
redigerad sojabona (2019) med dndrad oljesammanséttning i USA och en
CRISPR/Cas9-redigerad tomat i Japan (2021), med hog halt av dmnet GABA,
gammaaminosmorsyra. GABA ir en signalsubstans som visat sig fungera
lugnande och ge minskad stress. Parallellt godkdnde Japan ockséa tva fiskar som
genomredigerats med CRISPR/Cas9 for att vixa snabbare. Manga olika
genomredigerade grodor och andra vixter och djur utvecklas nu i snabb takt och
ytterligare nagra har redan natt marknaden (Bild 4).

Runt arsskiftet 2023/2024 godkindes den forsta CRISPR/Cas9-baserade
genterapin mot de svéra blodsjukdomarna sicklecellanemi och B-thalassemi, i
USA, Storbritannien och EU. Ett hundratal andra CRISPR/Cas9-baserade
genterapier &r i klinisk provning.

1.2.6 Vidareutveckling av genomredigeringstekniker

Gensaxen CRISPR/Cas9 har banat vdg for helt nya mojligheter inom
molekylédrbiologin, medicinen och vaxtforddlingen. Det finns 4ndé utrymme for
an mer effektiva verktyg, som anvénder liknande teknik. De senaste aren har till
exempel basredigering utvecklats som éndrar vissa baser i sekvensen som
enzymet kdnner igen utan att klippa upp DNA:t. Andra Cas-enzym har ocksa
borjat anvandas som till exempel kan ha 4n storre specificitet, vara mindre i
storlek eller klippa i RNA i stéllet for DNA. Det utvecklas tekniker for att kunna
introducera stora DNA-sekvenser, som hela gener, pa specifika stillen i
genomet. Det finns i manga sammanhang ocksé en dnskan att undvika de snériga
patenten som omgérdar CRISPR/Cas9, och dérfor anvénda andra system for
redigeringen.

1.3 Anviandningen av genteknik regleras 1 lagstiftningen

Inom EU finns ett gemensamt regelverk for genetiskt modifierade organismer
som syftar till att skydda miljon och ménniskors hélsa, vilket beskrivs i mer
detalj i kapitel 7. EU:s regelverk utvecklades under 1990-talet, ndr anvindningen
av genteknik borjade ta fart. Det &r implementerat i svensk rétt i miljobalken och
i specifika forordningar. Hir specificeras hur en genetiskt modifierad organism
som ska hanteras inneslutet, slappas ut i miljon eller nd marknaden ska
riskbedémas och hanteras, samt hur tillstdndsgivningen for detta ska gé till.
Riskbedémningen ska goras i enlighet med vetenskap och beprévad erfarenhet.
De risker man vill undvika &r till exempel att den genetiskt modifierade
organismen far ekologisk paverkan genom odnskad spridning, eller paverkan pa
populationer av insekter eller andra djur.
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Man vill ocksa kontrollera si den genetiska modifieringen inte ger upphov till
toxiska eller allergena substanser, som kan paverka manniskors och djurs hilsa
om den genetiskt modifierade organismen anviands som livsmedel eller foder.
Miljobalken ska ocksa sékerstilla att sérskild etisk hédnsyn tas vid handhavandet
av genetiskt modifierade organismer.

Lagstiftning for hantering av genetiskt modifierade organismer finns i de flesta
lander ocksa utanfor EU. Sedan genomredigering och sérskilt CRISPR/Cas9
borjade anvdndas har ménga linder borjat se dver sin lagstiftning, for att anpassa
den till de hér nya teknikernas egenskaper. I manga linder bedémer man att
riktade mutationer har en ldgre riskniva &n om man introducerar nytt DNA, och
dérfor lattar man pé regelverket, eller tilldter undantag for vissa typer av
genomredigerade organismer. Under sommaren 2023 lade EU-kommissionen
fram ett forslag pa en ny forordning for vixter forddlade med den typen av
tekniker. Det hér forslaget och den forhandling som foljt pa det inom EU
beskrivs nidrmare i kapitel 7.

I kapitel 2 till 6 ges en &versikt och ett urval av den gentekniska forskning och
utveckling som varit aktuell under 2024 inom olika &mnesomraden.
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2 Vaxter

2.1 Introduktion till vaxter forddlade med genomredigering
och transgenteknik

Vixtforskning och forddling kan spela en central roll for framtidens bioekonomi,
utveckling av fornybara produkter, biobrénslen och for att ge robustare grodor
och andra odlade véxter som r taligare mot klimatfordndringar och extrema
vaderhéndelser. Det menar EU-kommissionen i sin studie om nya genomiska
tekniker (NGT) och FN:s livsmedels och jordbruksorganisation (FAO) i flera
rapporter som publicerats som resultat av FN:s toppmote for héllbara
livsmedelssystem som holls 2021. FAO menar ocksa att bioteknik och de
mdjligheter som kommer med NGT kan vara sarskilt viktigt for utvecklingen av
jordbruket i utvecklingslander. Foradlingsmal kan vara hogre avkastning, béttre
nyttjande av vatten och kvéve, talighet mot torka, salt och hetta, motstdndskraft
mot sjukdomar och skadegorare. Andra forddlingsmal kan vara att producera
mer niringsrik och mindre allergen mat. Aven utanfor livsmedelsindustrin finns
forddlingsmal, till exempel att utveckla trad med ved béttre anpassad for olika
dndamal eller andra vixter med forbittrade egenskaper for produktion av
biobrénslen. '

2.1.1 Mycket forskning pa genomredigerade vixter, fi pA marknaden

Nér det kommer till grodor och andra vixter forddlade med hjélp av genom-
redigering med tekniker som CRISPR/Cas9 pigar mycket forskning runt om i
vérlden, med Kina tydligt i tidten. I Sverige utvecklas till exempel potatis med
motstandskraft mot potatisbladmdgel (se 2.13). Annan forskning pagar ocksa vid
de flesta svenska ldrosdten med véxtbiologisk forskning, till exempel for att
forddla skogstrdd med Okad torktalighet och fordndrad vedkvalitet.

I andra ldnder har en del genomredigerade véxter fatt gront ljus for att undantas
reglering och riskbedomning som genetiskt modifierade organismer. Dit hor
banan som undantagits reglering i Filippinerna och potatis som undantagits
reglering 1 Argentina. Bdde bananen och potatisen har fatt mutationer i gener
som leder till att de inte blir bruna. De far ddrmed far béttre hillbarhet vilket kan
leda till minskat matsvinn.

Fé& genomredigerade grodor har kommit ut pa marknaden och nétt konsument.
En sojabona med fordndrad oljesammanséttning, och en tomat med hog halt av
det stress-minskande dmnet GABA var forst. [ USA borjade sallad som
modifierats for att vara mer néringsriktig och mindre bitter att séljas till
restauranger i mindre skala 2023.
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2.1.2 Transgena grodor har funnits pA marknaden i trettio ar

Genetiskt modifierade transgena véxter har funnits pa marknaden sedan 1994.
Genetiskt modifierade organismer maste genomga en rigorés bedéomning av
potentiella risker for mdnniskors hélsa (om de ska anvdndas som livsmedel) och
for miljon. For att godkdnnas far de inte innebéra en hogre risk &n motsvarande
icke-modifierad groda (se kap. 7.2).

Genetiskt modifierade grodor (GM-grodor) odlas idag pa drygt 200 miljoner
hektar i 27 lander. Pa nira hélften av den arealen odlas genetiskt modifierad
sojabona, pa en tredjedel odlas majs och pa drygt en tiondel bomull. Odlingsytan
motsvarar en femtedel av den totala arean av Europa — men odlingen av GM-
grodor i Europa utgdr en ytterst liten andel. Har odlas endast en insektsresistent
GM-majs i Spanien och pa smé arealer i Portugal. I stillet 4r det Central- och
Sydamerika, foljt av Nordamerika som har storst arealer med GM-grddor.

Over 80 procent av all bomull som odlas i vérlden ir genetiskt modifierad, med
sojabona tétt darefter pa knappt 74 procent. For majs handlar det om en tredjedel
av all majs och for raps en fjdrdedel. For vete och ris dr andelen som é&r genetiskt
modifierad mycket liten. De vanligaste modifieringarna &r insektsresistens och
tolerans mot ogrdsmedel (herbicidtolerans), vilket dr en avspegling av att
angrepp av insekter och ogrés som konkurrerar med grodan dr stora utmaningar
inom kommersiell odling pa manga platser. ¢!

2.1.3 Insektsresistenta GM-grodor

Syftet med de insektsresistenta grodorna ér att ge skydd mot insekter som i vissa
fall helt kan forstora en skord. Insektsresistens ger ocksé ett minskat behov av att
anvénda insektsmedel. Resistens mot en specifik grupp insekter som angriper
grodan dstadkoms vanligen genom att en gen fran jordbakterien Bacillus
thuringiensis fors in 1 vaxten (sa kallad Bt-teknologi). Om larver hos specifika
insekter, vanligen fjirilslarver, dter av vixten far de i sig det protein som bildas
fran genen. Proteinet binder receptorer i tarmen hos insekten och ger upphov till
porbildning vilket leder till att insekten dér. Man kan séga att vixten producerar
sitt eget insektsmedel som specifikt dodar de insekter som dter av den. Det
innebadr att lantbrukaren drastiskt kan minska anvandningen av insektsmedel,
vilket &r positivt bade for hidlsan och miljon. Det dr ocksé positivt for ekonomin
eftersom skdrdarna 6kar och lantbrukaren inte behover kopa ofta dyra
insektsmedel. Det dr dock viktigt att folja en potentiell utveckling av tolerans
som kan uppkomma hos de insekter som angriper grodan. Dartill dr det viktigt
att lantbrukaren foljer de odlingspraktiker som kan minska uppkomst av tolerans
hos insekten, till exempel att odla en icke-modifierad groda pé vissa arealer. Om
tolerans uppstar i insekterna fungerar inte langre vaxtens skydd.

2.1.4 Herbicidtoleranta GM-grodor

Ogrés konkurrerar med en odlad groda och kan ge odnskad inblandning i
skorden. For att minska méngden ogrés kan olika jordbrukspraktiker tillimpas,
men ograsmedel anvinds ocksé i stor utstrdckning inom jordbruket. Ograsmedel,
herbicider, star for den stérsta miangden vaxtskyddsmedel i Sverige, foljt av
svampmedel, fungicider. !
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Herbicidtoleranta grodor gor anviandning av ogrdsmedel under odling méjlig,
vilket kan gora odlingen effektivare och ge 6kad skord per areal odlad mark.
Odling av herbicidtoleranta grodor kan dven minska behovet att behandla
marken med ogriasmedel fore eller efter odling vilket dr vanligt att odlare gor i
Sverige. A andra sidan implicerar herbicidtolerans hos grodan en anvindning av
ogrdasmedel vilket kan innebéra att andra metoder for ograsbekdmpning eller
jordburkspraktiker som minskar behov av att anvinda ograsmedel inte anvénds i
samma utstrdckning. Herbicidtolerans hos grodan kan dven medfora risk for
okad herbicidanvdndning som i sin tur kan fa negativa effekter pa miljon
eftersom manga ograsbekdmpningsmedel ar giftiga dven for andra organismer sé
lange de inte brutits ner.

Herbicidtolerans hos véxter kan astadkommas genom att gener introduceras i
vaxten som ger dem forméga att tolerera ett specifikt ograsmedel, till exempel
glyfosat (som séljs under namnet Round-up). Mutationer i vixtens egna gener
kan ocksé ge herbicidtolerans utan att ndgon ny gen tillforts véixten. Sddana
mutationer kan &stadkommas med hjélp av genomredigering, men ocksd genom
konventionell forddling. Mutationer som ger ogrismedelstolerans kan ocksa
uppkomma hos ogris, vilket da far motstandskraft mot ograsmedlet.
Ogenomtinkt och ensidig behandling med ograsmedel kan gynna ogrds med den
hir typen av mutationer och ddrmed innebéra att ograismedlets effektivitet i att
bekdmpa dem avtar. Risken for toleransutveckling kan minskas genom att
tillimpa ett integrerat viaxtskydd, dér olika skotseldtgarder kombineras.

2.1.5 Foradling med genomredigering mot minskad anvindning av
vaxtskyddsmedel

Ograsmedel och andra vixtskyddsmedel anvinds for att 6ka produktiviteten i
jordbruket och ge hogre avkastning per hektar odlad mark. Samtidigt innebar
anviandningen risker for en negativ paverkan pa ménniskors hélsa och for miljon,
dven om viaxtskyddsmedel, precis som genetiskt modifierade grodor, maste
genomgé en riskbedomning innan de godkénns. For att minska paverkan pa
hélsa och miljé finns dirfor en strivan inom EU att minska anvéndningen av
bekdmpningsmedel, inklusive vixtskyddsmedel.

Genomredigerade grodor med motstdndskraft mot olika sjukdomar kan vara en
del av dessa atgirder, enligt Vaxtskyddsrddets rapport 2023. Mycket forskning
riktas mot omréadet och ett stort antal vaxtarter har genomredigerats for 6kad
motstandskraft mot olika vaxtsjukdomar. Till exempel har Italien under 2024
godként faltforsok med sjukdomsresistent ris respektive vindruvor. Risodlingen
kom i géng under varen men vandaliserades av aktivistgrupper (se 2.11).
Anvindning av genomredigering eller annan genteknik for att minska behovet
av ogriasmedel dr dock svarare, men ansatser gors (se 6.2 i kapitlet om
gendrivare). !

Nedan presenteras ett urval av vetenskapliga studier, exempel frdn
godkénnanden och olika héndelser fran 2024, som berdr genteknikens
utveckling inom vaxtforskning, forddling och innovationer.
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2.2 Fron av genetiskt modifierad lila tomat sdljs 1 USA

I USA har FDA (Food and Drug Administration) meddelat att en genetiskt
modifierad lila tomat med extra hoga nivaer av antioxidanter &r séker att éta.
Den har samma naringsinnehéll som vanliga tomater, men hogre innehall av
antioxidanten antocyanin. Tidigare har USA:s jordbruksverk, USDA, godként
den for odling.

Bild 7. Genetiskt modifierad tomat som producerar antocyaniner. Foto: Norfolk
Plant Sciences

Den lila tomaten har utvecklats av en brittisk forskargrupp. Antocyanin &r det
dmne som ger blabér, rddkal och rodbetor deras rodlila farger. For att producera
antocyanin i hela frukten, &ven i fruktkdttet, har den fatt gener fran
tridgardsvixten lejongap. Nu har ett amerikanskt foretag borjat sédlja fron av den
hir tomaten till privatpersoner for hemmaodling. !?

2.3 Sjélvlysande petunior séljs till konsument 1 USA

Petunior som lyser gront i morker har borjat séljas till privatpersoner i USA efter
ett godkdnnande av USDA. Petunian har fatt gener som kodar for enzymer fran
en svamp som naturligt kan avge ljus, den &r bioluminicerande. I vixten finns
redan en sérskild molekyl som nyttjas i kemiska reaktioner av de svampenzym
som petunian fatt. Reaktionerna ger upphov till ljus och molekylen aterstélls
sedan. Det betyder att petunian kan lysa kontinuerligt utan att nigot &mne méste
tillforas. Petunian lyser sarskilt starkt dér nivderna av den hédr molekylen &r
hoga, som i blomknoppar. Vixten kan ocksa svara med hogre ljusintensitet om
den utsitts for ndgot som inducerar en hdgre koncentration av molekylen, till
exempel det luftburna vixthormonet etylen som mogna bananer avger. '3
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2.4 Utsade av torktaligt HB4-vete tillgdngligt for
lantbrukare 1 Argentina

Efter Kina dr USA, Argentina och Brasilien nagra av de storsta producenterna av
vete 1 varlden. Under 2024 salde foretaget Bioceres det forsta utsddet av ett
genetiskt modifierat torktaligt vete och gjorde det dirmed for forsta gdngen
kommersiellt tillgéngligt for jordbrukare i Argentina. Vetet har modifierats med
genen HB4 fran solros som ger 6kad torktalighet. Foretaget uppger att vetet ger
20 procent hogre skord dn konventionellt vete under torka. Vetet har ocksa
tolerans mot ogrismedlet glufosinat. 4

Det amerikanska jordbruksdepartementet USDA APHIS bedomer att vetet inte
skulle kunna utvecklas till ett ogrés eller bli invasivt, och att det darfor ar sdkert
att odla. Det dr ett forsta steg mot kommersialisering av vetet i USA. Sedan
tidigare &r vetet godként for odling i Brasilien och Paraguay, utéver Argentina.
USA, Colombia, Chile, Nya Zealand, Australien, Nigeria, Sydafrika, Thailand
och Indonesien har tidigare godkint vetet for import for livsmedel och foder. |
Australien har tillstdnd for faltforsok med vetet givits, for att samla data for en
eventuell framtida odling.

2.5 Nigeria godkinner odling av GM-TELA majs

TELA -majs-projektet ar ett offentligt-privat partnerskap som initierades 2008,
for att ta fram transgena insektsresistenta och torktoleranta majssorter for en
okad livsmedelssékerhet i Afrika soder om Sahara. Bayer som édger réttigheterna
till de genkonstruktioner och den teknologi som utvecklats i partnerskapet ger
licenser utan royalty till dvriga som 4r med i projektet samt till licensierade
froforetag. '°

Majsen har regulatoriska godkdnnanden i Kenya, Nigeria, Sydafrika, Etiopien
och Mogambique, och faltforsok pagér i flera lander. I Nigeria godkéndes 2024
fyra sorter av majsen for kommersiell odling. Det betyder att fréforetag nu kan
producera och silja utsdde dar.

Problemen med angrepp av insektslarver i majsodlingen &r stora i Afrika. Nar
Sydafrika borjade odla insektsresistent GM-majs for 20 ar sedan dubblades
skorden. TELA-majsen ér dérfor lovande - man rdknar med att skorden, med
goda odlingsmetoder, skulle kunna bli néra fem ganger hdgre den idag med
battre kvalitet och med mindre anvéndning av insektsmedel.

2.6 Insektsresistent GM-06gonbona godkédnd 1 Ghana

Ogonbona ir stapelfoda i manga afrikanska linder. Den innehaller mycket
protein och &r viktig bdde som livsmedel och som foder. Angrepp av
insektslarver gor den dock svar att odla och upp till 80 procent av skdrden kan
ga forlorad. Det leder till osdker livsmedelsforsorjning och ekonomiska
svarigheter for lantbrukarna.
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Under tio ar har ett forskningsinstitut i Ghana utvecklat en genetiskt modifierad
O6gonbdna som &r resistent mot insektsangrepp. I juli 2024 godkéndes den for
kommersiell odling som forsta GM-groda i landet. '

2.7 Sjukdomsresistent GM-banan godkidnd som livsmedel
och for odling 1 Australien

Panamasjukan (Fusarium Tropical Race 4) angriper néstan alla banansorter och
gOr att bananplantan vissnar och dor. Sjukdomen orsakas av en svamp och ar ett
allvarligt hot mot bananodlingen i vérlden. Svampen kan vara kvar i jorden i
decennier och det saknas effektiva dtgérder mot sjukdomen. Nu har en genetiskt
modifierad banansort kallad QCAV-4, som har resistens mot sjukdomen, tagits
fram av Queensland University of Technology.

Tva myndigheter, Food Standards Australia New Zealand och Gene Technology
Regulator, har under 2024 godként anviandningen av QCAV-4 badde som
livsmedel och for kommersiell odling i Australien. '’

Panamasjukan ar i Australien begrinsad till ett mindre omrade och utgdr d&nnu
inte ett stort problem for bananodlingen i landet. Godkdnnandena &r
sikerhetsatgirder om sjukdomen skulle sprida sig. Det finns inga omedelbara
planer pa kommersiell odling av GM-bananen i Australien.

Parallellt har ocksé en konventionellt forddlad banan, kallad Yelloway One,
tagits fram av forskare vid ett nederlédndskt foretag. Den bananen har resistens
bade mot Fusarium Tropical Race 4 och Black Sigatoka, en annan allvarlig
sjukdom som hotar bananodlingen i vérlden. Yelloway One ska inom kort
skickas frdn Nederldnderna for att odlas i faltforsok i Filippinerna och
Indonesien for att se hur den fungerar i en naturlig milj6 och om den skulle passa
for kommersiell odling. '

2.8 Kina har godként genomredigerat sjukdomsresistent
vete

Kina ar varldens storsta veteproducent och kommer pé andra plats som
majsproducent. Kina satsar ocksa stort pa forskning och utveckling av nya
forbéttrade grodor. Man har dock haft en forsiktig attityd gentemot odling av
genetiskt modifierade och genomredigerade grodor och det finns en skepticism
hos befolkningen. Kina &r vérldens storsta importér av majs och sojabona, men
genetiskt modifierad majs och sojabona som importeras till Kina gér frimst till
foder. Under senare ar har dock flera hogavkastande insektsresistenta och
herbicidtoleranta sorter av majs och sojabona godkénts for odling inom landet
for att 0ka livsmedelssidkerheten och minska importberoendet.

Under 2024 har Kina godként ett genomredigerat sjukdomsresistent vete. Det ar
ett stort steg eftersom vete primért anvinds som livsmedel, for att géra nudlar,
pasta och brod. Kina godkidnde ocksa en genomredigerad majssort med hog
avkastning, samt en herbicidtolerant och insektsresistent majs.
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2.9 Animaliska protein fran véxter — Piggy sooy har fitt ett
forsta godkdnnande 1 USA

For att utveckla vegetabiliska alternativ till kott har ett foretag i USA, Moolec
Science, med hjilp av genteknik utvecklat en sojabdna som modifierats att
producera grisprotein. Omkring en fjdrdedel av proteinet i sojabonan bestér av
grisprotein vilket gor att sojabdnan blir svagt rosa. Sojabonan kallas darfor
Piggy Sooy. Under 2024 fick sojabonan gront ljus fran det amerikanska
jordbruksdepartementet USDA och foretaget ansdker nu om godkdnnande frn
FDA, for anviindning av Piggy Sooy som livsmedel. 2

2.10 Tillstand aterkallat for odling av gyllene riset 1
Filippinerna

Det gyllene riset har modifierats genetiskt for att fa en hog halt betakaroten,
vilket gor riset gult. Betakaroten omvandlas till A-vitamin i kroppen. Manga
méinniskor i utvecklingslédnder lider brist pd A-vitamin pd grund av ensidig
risbaserad kost. Det gyllene riset togs fram for 20 ar sedan som ett humanitart
projekt, men forst 2021 godkénde Filippinerna som forsta land riset for
kommersiell odling, efter omfattande hilso-och miljoriskanalyser. Nu har

patryckningar frdn miljoorganisationer lett till att tillstindet har &terkallats. 2!~

Bild 8. Det gyllene riset har fatt sitt namn eftersom det har modifierats genetiskt fér
att bilda betakaroten som som gor riset gult. | kroppen ombildas betakaroten till A-
vitamin. Foto: International Rice Research Institute (IRRI) i Filippinerna.
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2.11 Féltforsok med genomredigerat ris vandaliserat 1
[talien

Italienska myndigheter gav under varen 2024 tillstand till ett faltforsok dér ett
genetiskt fordndrat ris skulle odlas under kontrollerade former. Efter en knapp
manad hade faltet vandaliserats och experimentet forstorts. Ingen har tagit pa sig
ansvar for forstorelsen. 2

I syfte att minska anvéndningen av bekdmpningsmedel inom risodling har en
italiensk forskargrupp utvecklat ett ris som &r resistent mot den mest besprutade
skadegoraren pa ris, svampen Pyricularia oryzae. Globalt berdknas svampen
forstora mellan 10-35 procent av den arliga risskorden. Forskarna har med
CRISPR/Cas9 gjort forandringar i tre olika gener. Nér riset odlas 1 véixthus
verkar det vara resistent mot svampangrepp men for att med sdkerhet utvérdera
riset méste det d&ven odlas under naturliga forhdllanden utomhus. Filtet dar riset
odlades var omgérdat av en buffertzon for att motverka pollenspridning och ett
staket for att halla djur utanfor.

Italien har nyligen léttat pa sina restriktioner vad géller faltférsdk av grodor som
utvecklats med nya genomiska tekniker som CRISPR/Cas9. Det senaste
faltforsoket med genetiskt modifierade vaxter som tilldts i Italien var 2004 och
dé handlade det om ett transgent vete, det vill séga ett vete dir en helt ny gen
forts in 1 genomet.

Forskarna vars faltforsok vandaliserades efterlyser ett battre skydd av faltforsok,
eller att den geografiska platsen for forsoken inte offentliggors. Ytterligare
faltforsok av grodor som fordndrats genetiskt med CRISPR/Cas9 star pé tur i
Italien, till exempel ett dir sjukdomsresistenta vindruvor ska odlas.

2.12 Kan genetisk modifiering bidra till att radda almarna?

Almen och asken ar idag akut hotade av aggressiva svampsjukdomar som
orsakar almsjuka och askskottsjuka. Alm och ask &r tva ddellovtrad i Sverige,
djupt rotade i nordisk historia och mytologi. Bada trddslagen har virdefull ved
och har planterats som vardtrdd och i parker och alléer. Almen och asken dr bada
rodlistade. De ar vardar for hundratals arter av insekter, svampar, mossor och
lavar som lever tétt knutna till almen respektive asken. Hela ekosystem dr darfor
hotade med de ddende almarna och askarna.

For att aterfa livaktiga bestand behdvs almar och askar med motstandskraft mot
sjukdomarna. Utredningen om skogstradsforddling for 6kad motstandskraft
(SOU 2024:35) har limnat ett antal forslag hur detta kan uppnés. *’

For att aterfa livaktiga bestand av alm och ask behovs trdd som kan std emot
svampsjukdomarna. P4 Gotland har almsjukan bekdmpats genom att sjuka trad
tagits ned och dar finns &nnu friska bestdnd. De bestanden kan fungera som
rdddningsplanka bade for almen om motstandskraftiga trad finns i den
populationen, och for de organismer som &r knutna till almen. I utredningen
foreslas darfor atgarder for att skydda de hér bestanden.
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Bild 9. Adellévtradet alm ar akut hotat pa grund av den svamp som orsakar
almsjuka.

I utredningen foreslas ocksa finansiering for foradlingsprogram for
motstdndskraftiga almar och askar. Det finns flera utmaningar med forddlingen.
Det maste finnas trid som har motstandskraft, som kan anvéndas for att korsas
med kénsliga trad. Foradling av trdd ar ocksa utmanande pé grund av tradens
mycket langa livscykel och for att de dr betydlig mindre utforskade dn grodor
som foradling oftast fokuserar p4.

Utredarna foreslar darfor finansiering for att kartldgga genomet hos alm och ask
och analysera den genetiska variationen i olika populationer av trid. Det &r
viktigt for att kunna koppla gener och genfunktioner till resistens mot alternativt
okad kéanslighet for svampen. Med sadan information kan genetiska markorer
anvindas i forddlingen, snarare én att testa for egenskaper. Det sparar tid och
resurser.

Parallellt med riktad forddling foreslar utredarna ocksa att genetisk modifiering
av alm paborjas. Det dr ju inte sékert att det i dagens almar finns trdd med starkt
skydd mot almsjukesvampen som kan anvéndas i forddlingsarbetet. Ett alternativ
kan d& vara att med hjélp av genteknik introducera resistensgener fran andra
arter 1 almen. En annan mgjlighet &r att med hjélp av CRISPR/Cas9 sla ut gener i
almen som gor den kénslig for svampsjukdomen. Med den metoden behdver
ingen ny gen frdn en annan art foras in i almen.

Mojligheten att hantera véxter som forddlats med CRISPR/Cas9 som
konventionellt forddlade, i enlighet med det lagforslag som forhandlas inom EU,
skulle potentiellt kunna 6ppna for anvéndning av genteknik i naturvérdssyfte,
och ddrmed ge forskarna och forddlarna ytterligare ett verktyg i deras strivan att
rddda véra ddeltrad.
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2.13 Svensk forskning ger potatis tdligare mot sjukdom
och torka

Potatis &r en av de viktigaste grodorna i vérlden, men odlingen paverkas kraftigt
av vaxtsjukdomar, framfor allt potatisbladmdgel som kan orsaka stora
skordeforluster. For att motstd potatisbladmogel och andra sjukdomar besprutas
potatisodlingar upprepade ganger under odlingssésongen. Med
klimatforandringarna véntas ocksa mer paverkan fran abiotisk stress som torka.
For att minska anviandningen av bekdmpningsmedel och for att {4 stabilare
skordar dven vid ett fordndrat klimat finns det darfor ett stort behov av potatis
som dr motstandskraftig mot sjukdom och tolerant mot torka och andra typer av
stress.

2.13.1 Filtforsok med CRISPR-modifierad potatis ger lovande
resultat

Nu har svenska forskare fran Sveriges Lantbruksuniversitet (SLU) utvérderat
faltforsok med potatis dir genen DMR6 (DOWNEY MILDEW RESISTANT 6)
slagits ut med hjilp av CRISPR/Cas9. DMR6 har i flera olika grodor visat sig
fungera som en kénslighetsgen, det vill sdga en gen som gor potatisen kénslig
mot sjukdomsangrepp. Genen behovs for att den sjukdomsframkallande
patogenen ska dverleva och forsoka sig i virdvixten. 2

Utvéardering av fyra ars faltforsok, liksom odling under kontrollerade
laboratorieforhdllanden, visade att den DMR6-muterade potatisen uppvisade viss
motstandskraft mot potatisbladmdgel jamfort med den vanliga potatisen, utan att
det inverkade pd avkastningen eller kvaliteten hos potatiskndlarna. Potatisen
hade ocksé& motstdndskraft mot andra sjukdomar, som torrflickssjuka (alternaria)
och skorv, och paverkades mindre av torka eller salt 4n potatisen med
funktionellt DMR6-protein.

Forsoken visar att strategin att sla ut kinslighetsgenen DMRG6 1 potatis kan vara
en viktig del i forddling av en mer motstandskraftig potatis. Strategin 4r inte
tillracklig for att ge ett fullgott skydd mot sjukdom, men kan vara en viktig
komponent for att fa ner anvéindningen av bekdmpningsmedel. Det kan ocksa
vara mojligt att kombinera strategin att sla ut ytterligare kénslighetsgener eller
addera resistensgener for ett mer fullgott skydd mot sjukdom, som
potatisbladmogel.

2.13.2 En ny strategi for sjukdoms- och stresstilighet hos potatis

Forskargruppen vid SLU har ocksé identifierat en helt ny kéinslighetsgen, som
om den slas ut gor véxter taligare bade mot sjukdomar och torka. De kallade den
nya genen for Parakletos, som betyder “hjélpare” pa grekiska, eftersom den
verkar vara kopplad till vaxters immunforsvar och stressreaktion utan att sjilv ha
ndgon egen funktion. **3°

Deras resultat visade att Parakletos, likt DMRG6, ger vixten kénslighet for olika
patogenangrepp, men ocksé andra typer av stress, som torka och salt. Nar
Parakletos inte fungerar sa stérks i stéllet vaxtens forsvar.
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Forskarna tror att avsaknaden av Parakletos skulle kunna ha liknande effekt
dven i andra grodor, till exempel vete, ris och majs, som alla har den hér typen
av faktorer.

Filtforsok med potatis diar Parakletos slagits ut med hjilp av CRISPR/Cas9 har
gjorts i mindre skala under tva sdsonger. De forsoken visade inte pa nagra
negativa konsekvenser av att Parakletos slagits ut, utan resulterade i stéllet i en
okad motstandskraft mot potatisbladmdgel och en dkad avkastning.

Nu planeras forsok dven med andra potatissorter diar Parakletos slagits ut. Om
resultaten héller sig, och en sddan motstdndskraftig potatis kom i kommersiell

odling, skulle det innebdra mindre bekdmpningsmedelsanvéndning och sékrare
skordar dven under mer variabla klimatforhéllanden.

2.14 Okad vitamin B1-halt i ris med hjilp av genteknik

Vitamin B1, ocksa kallat tiamin, &r ett mikrondringsdmne vi ménniskor maste fa
i oss genom maten. Far vi brist pd det kan det ge sjukdomar i hjart-kérlsystemet
och nervsystemet, som sjukdomen beriberi. Med en varierad kost far vi vanligen
i oss tillrdckligt, men hos personer som 1 huvudsak éter ris &r brist pd B1-vitamin
vanligt. Ris &r stapelfoda for hiften av jordens befolkning, framfor allt i Asien,
Afrika och Sydamerika.

Ris innehéaller en 1&g koncentration av B1-vitamin och nér riset poleras och det
yttre lagret runt riskornet tas bort forsvinner en stor del av det B1-vitamin som
finns i riskornet. Forskare frdn Schweiz och Taiwan har darfor forsokt 6ka
koncentrationerna av B1-vitamin specifikt i kdrnan (endospermet) i riskornet.
Det har man gjort med hjélp av genteknik, eftersom det saknas ris som naturligt
har hég halt av B1-vitamin och som skulle kunna anvéndas inom konventionell
forddling for att 6ka halten i vanliga kommersiella sorter. 332

Det genetiskt modifierade riset forsoksodlades i Taiwan under flera &r. Det
visade att risplantorna inte skiljde sig fran icke-modifierat ris varken till
utseendet eller egenskaper viktiga vid odling. Daremot var nivén av B1-vitamin
tre till fyra gdnger s& hog i riskornen efter polering. Det betyder att en skl med
300 gram modifierat ris skulle ge en tredjedel av dagsintaget for vitamin B1.

Héarist ska modifieringen ocksé goras i kommersiella rissorter. Innan riset odlas
for att bli livsmedel maste det ocksé riskbeddomas och godkinnas enligt
lagstiftningen kring genetiskt modifierade organismer.

2.15 CRISPR/Cas9 for ett glutenfritt vete

Med hjélp av genomredigering har spanska forskare tagit fram ett vete med
mycket 1ag niva av gluten. Resultaten publicerades i Journal of Experimental
Botany, och kan vara ett viktigt steg i att ta fram ett glutenfritt vete som kan étas
av personer med celiaki (ocksé kallat glutenintolerans), eller 6verkdnslighet och
allergi mot vete. 3%
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Gluten ger vete dess unika bakegenskaper, men orsakar ocksa celiaki och
overkdnslighetssjukdomar hos mer én tio procent av befolkningen. Gluten utgors
av en komplex blandning av proteiner, dér gliadin dr det protein som
immunforsvaret primért reagerar pa hos personer med celiaki. En strikt glutenfti
kost dr den behandling som finns mot celiaki eller 6verkénslighet mot gluten.
Vete utan gliadin skulle dérfor kunna vara mycket vardefullt. Att uppné det
genom konventionell forddling ar dock i princip omdjligt, bland annat eftersom
gliadin-proteiner kodas av ett stort antal gener.

I studien har forskarna med hjilp av CRISPR/Cas9 inducerat mutationer i flera
gener i gliadin-genfamiljen. Man har sedan korsat de nya mutanterna med
tidigare gjorda CRISPR/Cas9-mutanter med andra defekta gliadin-gener och pa
sé vis fatt fram vete med mycket kraftigt reducerat gluteninnehall. Sérskilt
reducerat ér det gliadin som immunfSrsvaret reagerar pa i celiaki. De aktuella
vetelinjerna kommer forskarna nu att undersdka vidare genom att screena dem
med humana blodceller i laboratorieexperiment for att f4 information om hur
personer med celiaki eller 6verkédnslighet mot gluten skulle komma att reagera.
Baserat pa resultaten kan sedan de vetelinjer véljas ut som skulle kunna
anvéndas i framtida livsmedelsproduktion for personer med som regerar mot
gluten.

2.16 Sotare tomater med genomredigering

Tomater dr en av vérldens vanligaste och viktigaste grodor. Trots att
konsumenter uppskattar sdtare tomater 4r manga kommersiella sorter inte
sérskilt sota. Det beror pa att nédr forddlingen gétt mot storre frukter har de ocksa
fatt ett 1agre sockerinnehall eftersom det finns en genetisk koppling mellan
sockerinnehdll och fruktstorlek.

Nu har forskare identifierat gener som kan kopplas ihop med sockerinnehallet i
tomater. Det dr avgorande for att kunna kombinera egenskaperna hdg sétma och
stor frukt vid tomatforadling. Med hjilp av genomredigering slog de ut tva gener
som bromsar sockerproduktionen i tomatfrukten. Det ger tomater med upp till 30
procent hogre koncentration av fruktos och glukos, och en sétare frukt. De
genetiska fordndringarna paverkade inte vikten pa tomaterna eller avkastningen
fran tomatplantorna. Forskarna hade alltsé hittat ett sétt att bryta kopplingen
mellan sockerinnehéll och fruktstorlek.

Resultaten publicerades i tidskriften Nature, och ger forddlare ett nytt verktyg
for att gora kommersiella hdgavkastande tomatsorter med stora frukter sotare,
utan att samtidigt f4 en negativ paverkan pa tomatens storlek eller avkastningen.
Det kan ge sotare tomater till konsumenten och tomater som &r béttre limpade
for att processas till tomatsas eller puré. *
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2.17 Optimerade bladvinklar hos majs och sockerror ger
okad avkastning

Att odla grodor tétt kan ge en 6kad skord, om de samtidigt kan bedriva optimal
fotosyntes. I en modern majsodling planteras majsen relativt tatt men hur tatt
plantorna kan sta begrénsas av att de lagre bladen skuggas. Vixten kianner av
skugga och svarar med 6kad tillvixt av stammen och bladen, medan den satsar
mindre pa att utveckla majskolvar.

Skuggeffekten minskar om majsplantans blad har olika vinklar pa olika hdjd. De
ovre bladen bor vara uppritta, de mellersta mindre upprétta och de lagre bladen
mer horisontellt orienterade. Det ger majsplantan bést chans att optimera
fotosyntesen och undvika for mycket ljus pa de dvre bladen, finga sd mycket
ljus som mdjligt pa de ldgre bladen, samtidigt som vixten undviker att de lagre
bladen skuggas av de 6vre och omgivande majsplantor.

I den vetenskapliga tidskriften Nature presenterades en majs med en mutation
som dndrar vinklarna hos majsens blad s den far just ett sdidant utseende som
optimerar fotosyntes hos de 6vre bladen och samtidigt undviker skuggning av de
lagre sittande bladen. Det beror pa en defekt gen som normalt styr hormonnivéer
och ddrmed reglerar bladvinkeln framfor allt pa de 6vre bladen. I faltforsdk
visade forskarna att majs med den hir mutationen ger 6kad fotosynteseffektivitet
och hog skord dven nir majsplantorna star tatt. 3%

Forskarna presenterade i sin studie ocksa en ny teknik for att snabbt introducera
mutationen i andra forddlingslinjer av majs. Tekniken bygger pé att
genomredigeringsverktyg introduceras i ett enda steg via pollen. I samband med
det induceras utveckling av ett embryo med endast en enkel
kromosomuppséttning. Nér ett saidant embryo sedan behandlas med ett &mne
som har formégan att inducera kromosomfordubbling fér det en normal diploid
kromosomuppséttning. Vixten blir da ocksad homozygot for mutationen redan i
den forsta generationen. Tekniken &r lovande for att introducera multipla
mutationer med hjélp av genomredigering pa ett snabbt och effektivt sitt.

Pé liknande sétt som for majsen har forskare med hjilp av genomredigering
dndrat gener i sockerrérets genom for att finjustera bladvinkeln och dirigenom
fatt vixten att finga mer solljus. Studien publicerades i Plant Biotechnology, och

visar att genomredigeringen gav okad avkastning i form av 6kad biomassa. %
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Bild 10. Bladvinkeln hos sockerror avgor hur mycket solljus som fangas upp till
fotosyntesen.

2.18 Sockerrorets enormt komplexa genom sekvenserat

Sockerror dr en av véarldens mest odlade grodor, och stoérst om man ser till
mingden biomassa. Det anvinds for sockerproduktion men ocksé for
biobransleproduktion. Fran sockerror fis 80 procent av vért socker och 40
procent av det biobransle som produceras i varlden.

De sockerror som odlas idag &r resultatet av korsningar mellan olika arter i
Sacharum sléktet, vilket har lett till att sockerrorets genom é&r oerhdrt komplext.
Sockerror har ett tre ganger sa stort genom som ménniskan, fordelat pa 100 till
120 kromosomer, varav ménga dr mer eller mindre kopior av varandra. De olika
kromosomerna har dessutom arrangerats om och blandats med varandra.

Komplexiteten gor att det blir svart att foga ihop kortare DNA sekvenser till
langre och fa ihop en fullstdndigt sammanhédngande sekvens over genomet, ett sa
kallat referensgenom. Sockerrdr var darfor sist ut av de viktigaste grodorna som
odlas i virlden med att fa sitt genom sekvenserat. Forskare fran Frankrike,
Australien, Tjeckien och USA har under ett decennium samarbetat och bland
annat anvant nya tekniker som gor det mojligt att lasa av langre DNA -sekvenser
for att sitta samman sockerrdrets komplexa genom. Resultatet av detta
publicerades i Nature. ***"

Referensgenomet fran sockerror gjorde det mojligt for forskarna att jamf{ora
gener med andra grésarter som ocksa &r viktiga biobranslegrodor. Pa sé vis
kunde forskarna finna gener som kan ge motstandskraft mot en svar
brunrostsvamp, en patogen som hotar odlingen. Ett referensgenom kan ocksa
gora det mdjligt att forstd processer som sockertransport och ansamling i
sockerrdr och i sin tur ge verktyg for foradling for 6kad sockerproduktion.
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3 Djur

3.1 Introduktion till genetiskt forandrade djur

Genetiskt modifierade djur forekommer framst inom medicinsk forskning i syfte
att bland annat studera geners funktion och minskliga sjukdomar. Tusentals
olika musmodeller med specifika genetiska fordndringar har uppréttats, liksom
modeller med andra djur till exempel bananflugor, rattor och zebrafiskar. De
senare har ocksé dykt upp som akvariefiskar som dr genetiskt modifierade for att
vara sjdlvlysande men &r bara godkénda i Taiwan och delar av USA. Inom
ramen for medicinsk forskning modifieras dven myggor genetiskt i forsok att
stoppa spridningen av till exempel malaria.

Nar det kommer till djur inom livsmedelsproduktionen har genetisk modifiering
anvéants sparsamt och fa har godkénts for marknaden. Bland dessa finns en
snabbvéxande lax (AquaAdvantage i USA och Kanada) och en gris fri frén
allergenet alfa-gal (GalSafe 1 USA).

Négra genomredigerade djur har undantagits reglering som genetiskt
modifierade organismer och finns redan pa marknaden, eller dr pa vig ut pa
marknaden. Manga olika genomredigerade djur med fordndrade egenskaper
finns dven i forskning och utveckling. De allra flesta har fatt riktade mutationer
med hjélp av CRISPR/Cas9 som dérigenom inaktiverat en gen.

Mojligheten att genomredigering skulle kunna anvindas for att 6ka djurens
vélfiard och mota utmaningar som till exempel matforsorjning till en vixande
befolkning och klimatfordndringar har diskuterats av bland andra FN:s
livsmedels- och jordbruksorganisation FAO.

Etiska 6verviaganden och noggranna analyser till exempel av sa kallade ”off-
targets” dr mycket viktigt vid genomredigering eller annan typ av genetisk
modifiering av djur, vilket lyfts fram bade i FAO:s rapport om genomredigering
och i EU-kommissionens studie fran 2021 om nya genomiska tekniker. "2

3.2 Nya genomiska tekniker 1 djuravel — vad ar pa gang?
Den europeiska myndigheten for livsmedelssékerhet, Efsa (European Food Safe
Authority) har fatt i uppdrag av EU-kommissionen att analysera anvindningen
av nya genomiska tekniker (NGT) pé djur, sérskilt for livsmedelsproduktion. En
rapport vintas under 2025. Ar 2023 kom en versyn av liget i virlden, med en
redogorelse for vilka djur som finns i kommersiell livsmedelsproduktion och
vilka som &r i ansdkningsfas for detta, samt vilka egenskaper som ér i fokus for
den hér typen av avel.

Efsa rapporterade att det i kommersiell fas finns tvd NGT-fiskar som godkéndes
i Japan 2021, bdda med 6kad muskeltillvixt. Sedan dess har Brasilien satt icke-
GMO-status pa ett TALEN-modifierat n6tdjur med 6kad muskeltillvéxt.
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Béde USA och Brasilien har godként ett ndtdjur som CRISPR/Cas9-modifierats
for att & kortare pdls och ddrmed tala virme bittre. Det dr dock oklart om nagon
produkt &nnu har salts fran dessa ndtdjur.

I forkommersiell fas finns flera olika NGT-djur. En del &r &nnu under utveckling
men myndigheterna i ndgot land kan dnd4 ha fattat beslut om regulatorisk status
som icke-GMO. Bland dessa finns nétdjur som bade har egenskapen att béttre
tala virme och som inte heller utvecklar horn och tilapia-fisk med 6kad
muskelmassa, som ar pa gang i USA, Argentina och Brasilien. En gris med
motstdndskraft mot virussjukdomen porcine respiratory and reproductive
syndrome (PRRS) framtagen i Storbritannien var i Efsas studie pa gang for ett
godkdnnande i Colombia, USA, Brasilien, Japan, Kanada, Mexiko och Kina.
Sedan rapporten publicerades har grisen fétt gront ljus i Colombia och véntar pa
godkénnande inom ett r i USA. I Kina &r ett tjugotal olika djurarter i
ansokningsfas. **

Ett stort antal olika djur med fordndrade egenskaper finns i forsknings-och
utvecklingsfas. Mer dn hilften av de totalt 195 studier som Efsa analyserat
kommer fran Kina, foljt av USA, Japan, Sydkorea, Norge, Storbritannien, Nya
Zealand, Singapore, Australien, Taiwan, Tjeckien och Tyskland. Utdver dessa
var enstaka studier fran Indien, Israel, Ryssland och Uruguay.

De flesta studier som ér i forsknings- och utvecklingsfas handlar om gris, men
ocksa notdjur, far och get, och ett antal olika fiskarter, dér tilapia &r vanligast
foljt av lax och havskatt. Tamhons och ett par andra fagelarter dr ocksa aktuella,
och dessutom honungsbi och silkesmask.

Omkring en tredjedel av studierna handlar om 6kad koéttproduktion och drygt en
femtedel om paverkan pa reproduktionen, till exempel utveckling av steril lax.
Utover dessa egenskaper ar aveln inriktad mot att battre motsta sjukdomar,
produktion av icke-allergena produkter, dndrad farg, 6kad kvalitet och
motstandskraft mot abiotisk stress, som virme.

De allra flesta djuren, 75 procent, har fatt riktade mutationer som inaktiverat en
gen. Ett mindre antal har fatt en mutation med hjélp av ett DNA-templat (en
mall) eller en ny gen introducerad pé ett specifikt stille med CRISPR/Cas9 som
ocksa dr det Overlagset vanligaste genomredigeringsverktyget som anviands inom
djuravel.

3.3 Nej till utsittningsforsok med steril CRISPR-lax 1
Norge

Norska Havsforskningsinstitutet fick i maj 2024 avslag pa en ansokan om att fa

sétta ut genetiskt modifierad lax i mjardar, meddelade Miljodirektoratet i Norge.
44

Vid Havsforskningsinstitutet bedrivs sedan drygt tio ar forskning pa lax dér
CRISPR/Cas9 anvinds. Institutet var forst i virlden med att ta fram en lax som
saknar konsceller, och didrmed inte blir konsmogen och &r steril. 4°



35

Ett stort problem i laxodling &r att laxen rymmer och blandar sig med den vilda
laxen. Under 2022 rymde 56 000 laxar fran odling. Det dr drygt 4 procent av
antalet vilda laxar som finns i Norges dlvar. Med steril lax i odling skulle man
kunna undvika att den odlade laxen paverkar den genetiska sammanséttningen
hos de vilda laxpopulationerna, som &dr unikt anpassade till sin milj6.

Nir laxen i odling blir konsmogen péverkas den ocksd mer negativt av att vara i
odling. Det vore darfor dven en djurvélfardsfraga om den odlade laxen inte blev
konsmogen. En steril lax skulle ocksa kunna ges ytterligare egenskaper med
hjalp av CRISPR/Cas9, som resistens mot sjukdom, utan att den egenskapen
riskerar att negativt pdverka de vilda laxarna om laxen skulle rymma. En
sjukdomsresistent lax kan annars létt antas fa ett 6vertag och fora sina gener
vidare om den kommer ut och blandar sig med vildlaxar. *°

Forskarna vid Havsforskningsinstitutet har anvint CRISPR/Cas9 for att slé ut en
gen som &r viktig for bildningen av konsceller. Laxen blir dé inte kdnsmogen
och &r helt steril. Forskarna sokte under 2023 tillstdnd for att fa utfora forsok i
miljon med den sterila laxen, for att kunna studera den nirmare i en mer naturlig
miljo dn inne i laboratoriet. Det dr den forsta ansdkan om att fa sitta ut genetiskt
modifierad fisk i Europa.

Miljodirektoratet menar att steril lax kan vara samhéllsnyttig och pa sikt bidra
till en héllbar utveckling. Men man ansdg att risken var for stor att ndgon fisk
bland de sterila 4ndé skulle kunna vara en fertil barare av anlaget for infertilitet,
och att om den rymde skulle den kunna sprida anlaget till den vilda populationen
av lax. Man menar att ett sddant scenario kan ha allvarliga och irreversibla
konsekvenser for den rodlistade vildlaxen och dérfor avslogs ansdkan.

I femtio &r har det varit ként att man kan fa steril lax pa annat sétt - genom att
utsdtta laxigg for tryckbehandling efter befruktning. Laxen blir dé triploid med
tre 1 stillet for tvd kromosomer av varje och dirmed steril. Det hér riknas inte
som att laxen dr genetiskt modifierad och man har tidigare gjort forsok med
kommersiell produktion av den triploida laxen, men den ar mer
sjukdomskénslig, far deformerat skelett, hjéartfel och andra problem, och
fungerar dérfor déligt 1 odling. Forskar har nu upptackt att en del laxar faktiskt
inte blir triploida utan i stdllet ett mellanting mellan triploida och diploida vilket
paverkar laxen negativt. Det beror pd att tryckbehandlingen inte riktigt fungerat
som man forutsatt, och man misstanker att de hér laxarna har hogre dodlighet.
Dessutom vet man inte om de ér sterila, och forskarna fortsétter att undersoka
dem. ¥/

Under tiden arbetar CRISPR-forskarna vidare for att ta fram lax som man tydligt
kan visa ar till hundra procent steril for en ny ansékan om forsdksutsittning.
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3.4 Transgena kor som producerar insulin 1 mjolken

Patienter med diabetes behdver behandlas med injektioner med insulin hela livet.
Typ 2-formen av diabetes &r en av de snabbast 6kande sjukdomarna i virlden
och det finns dérfor ett 6kat behov av insulin. Idag produceras insulin av
genetiskt modifierade bakterier. Ett alternativ for storskalig produktion skulle
kunna vara att det produceras i mjolken fran kor.

For att forsoka astadkomma detta har forskare i Brasilien och USA utvecklat en
transgen ko som ger mjolk som innehaller insulin. Resultaten har presenterats i
Biotechnology Journal. De kunde visa att den transgena kon producerade béde
pro-insulin och insulin. Man fann ocksa att specifika enzymer (proteaser) i
mjolken kunde konvertera proinsulinet till insulin. Man upptickte dock ocksé att
det dven fanns insulin-nedbrytande enzym i mjolken, som potentiellt kan orsaka
problem. Mer forskning och utvirdering behovs innan det kan bli aktuellt med
insulinproduktion i komjolk.

3.5 Genetiskt modifierade myggor 1 kampen mot
denguefeber och malaria

Flera allvarliga sjukdomar som malaria, denguefeber, zika och gula febern sprids
via myggor som ar vektorer for sjukdomarna.

3.5.1 GM-myggor mot dengue utsldppta i Brasilien

I Brasilien ar Aedes aegypti en invasiv art som ursprungligen kommer frén den
afrikanska kontinenten och honor av den arten sprider sjukdomar. Det brittiska
foretaget Oxitec har tagit fram Aedes aegypti-myggor som modifierats med en
gen som dodar honlig avkomma innan de nir vuxet stadium. Agg med
modifierade hanmyggor placeras ut i lador med vatten for att de ska klackas.
Efter tio dagar kommer genetiskt modifierade hanmyggor ut och kan para sig
med myggor i naturen, dverfora anlaget till avkomman, och dirmed minska
antalet honmyggor. I omrdden som behandlas forvintas en reduktion om 90
procent av myggpopulationen.
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Bild 11. Myggarten Aedes aegypti sprider sjukdomar som denguefeber, gula febern
och zika. Foto: Frank Hadley Collins.

Pa grund av virmen och fukten under de tva forsta manaderna av 2024 uppkom
ett stort utbrott av denguefeber med néra en miljon registrerade sjukdomsfall och
195 dodsfall. I staden Suzano i staten Sao Paulo deklarerades nodlage i februari
2024. For att bekdmpa de 6kande problemen med denguefeber i landet satte
forskare i Brasilien ut genetiskt modifierade myggor pa strategiska platser i
staden, med hopp om att minska sjukdomsfallen. Detta var mojligt eftersom
Brasilien redan for tio ar sedan godkénde kommersiell anvdndning av genetiskt
modifierade myggor av arten Aedes aegypti for det hir indamalet. ¥

3.5.2 GM-myggor mot dengue fven i Australien?

Aven Australien kimpar mot denguefeber och forsoker kontrollera populationer
av smittbdrande myggor. Har har den myndighet som reglerar genteknik fatt en
ansOkan frén Oxitec om att sétta ut de genetiskt modifierade myggorna, for att fa
ner myggpopulationen och forhindra utbrott av dengue i Queensland.
Myndigheten utreder nu ans6kan och risker med utslippande av de genetiskt
modifierade myggorna i konsultation med experter och andra myndigheter, och
tar ocksa in kommentarer fran allménheten. En riskbedémning véntas
presenteras i mars 2025 for kommentarer. >

3.5.3 Pilotforsok med GM-myggor mot malaria i Djibouti

I Ostafrika ir problemen med malaria stora. I Djiboutis huvudstad har fallen dkat
fran néra inga 2012 till dver 73 000 fall ar 2020. Det beror pé att den
smittbdrande och invasiva arten Anopheles stephensis, som uppticktes for forsta
géngen 2012 i Djibouti, sprider sig. Den myggan dr dagaktiv och dérfor skyddar
inte nit over sdngen fran myggorna. Myggan har dessutom utvecklat resistens
mot kemisk bekdmpning och den trivs i stadsmiljo. I hela Afrika hotas nu 6ver
100 miljoner stadsbor av malaria.
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I maj 2024 godkinde myndigheterna i Djibouti ett pilotprojekt med en genetiskt
modifierad mygga av arten Anopheles stephensis utvecklad av Oxitec och
avsedd att minska populationen. Teknologin dr densamma som den som beskrivs
for Aedes aegypti ovan. Det hér ar forsta gdngen genetiskt modifierade myggor
slippts ut i Ostafrika, och andra gangen i Afrika. Projektet 4r en del av Djiboutis
nationella program for kontroll av malaria, och man hoppas att det 4r en mojlig
16sning pa problemet med malaria i regionen och hela kontinenten. Efter utslépp
av de genetiskt modifierade myggorna ska populationerna av Anopheles
stephensis noga foljas under mer dn tva ar, samtidigt som invénarna i regionen
kommer informeras och ges tillfille att engagera sig genom workshops och
oppna méten. !
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4 Bioteknik, mikroorganismer och syntetisk
biologi

4.1 Syntetisk biologi, en strategiskt viktig bioteknologi

Inom bioteknikindustrin anvénds mikroorganismer, som bakterier eller
jastsvampar, for olika &ndamal. Mikroorganismerna kan modifieras genetiskt for
att tillverka olika molekyler i stor mdngd for anvdndning bland annat i livsmedel
eller lakemedel. Traditionellt har en eller ett fital gener frdn ndgon annan
organism tillforts mikroorganismens genom, men med utvecklingen av det som
kallas for syntetisk biologi kan mer komplexa fordndringar goras. De
fordndringarna kan till exempel bygga pé syntetiska gener, delar eller hela
genom, eller nya kopplingar mellan gener for att reglera deras funktion.
Syntetiska gener kan till exempel ge upphov till helt nya designade protein med
specifika funktioner.

4.1.1 Design av helt nya biologiska system — syntetisk biologi

Syntetisk biologi véxte fram efter millennieskiftet med tekniker for att
syntetisera nytt DNA i kombination med den snabbt 6kande kunskapen om
geners funktion och kartliggningen av hela genomsekvenser. Inom syntetisk
biologi kombineras ingenjorskonst och biologi. Arbetsgédngen &r att designa ett
system, bygga det, prova det och dra ldrdom for att kunna justera designen och
repetera proceduren tills man natt 6nskat resultat. Biologiska system &r dock
oerhort komplexa, med nira odndligt ménga alternativa 16sningar pa olika
problem. Artificiell intelligens, Al, med maskininldring kan dérfor vara viktiga
verktyg for att snabbt analysera stora mingder data och ta fram optimerade
16sningar inom syntetisk biologi.

Syntetisk biologi anvinds idag framst for modifiering av bakterier eller encelliga
jastsvampar eftersom de ofta dr vélstuderade och betydligt enklare uppbyggda dn
flercelliga organismer, som djur eller véxter. En milstolpe inom
forskningsomradet var nir forskare for knappt 15 ar sedan lyckades konstruera
ett helt syntetiskt genom och fa det att fungera i en mykoplasmabakterie.
Syntetiska gener och genom Sppnar upp for design av mikroorganismer
optimerade for produktion av ldkemedelsubstanser och andra &mnen. Men
organismer med syntetiska genom &r ocksa informativa inom mer grundldggande
forskning i och med att de kan ge kunskap om funktion av olika delar av
genomet som man dnnu inte kdnner s& vél till. Ett syntetiskt minimalistiskt
genom kan besvara frigan om minsta mojliga antal komponenter som krévs for
att en bakterie ska kunna leva och fordka sig, till exempel.

4.1.2 Bygga nya proteiner och forutsiga proteinstrukturer

En annan gren av syntetisk biologi handlar om att bygga nya proteiner for olika
dndamal. Att tillverka helt nya innovativa proteiner dr dock inte alls enkelt. Det
ar det inte heller att utifrdn dess aminosyrasekvens forutséga ett proteins
struktur, vilket &r ett problem som géckat forskare i femtio ar.
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Losningar pa de hir bada problemen dr vad Nobelkommittén i ar belonade.
Nobelpriset 1 kemi gick till David Baker for hans framtagande av ett Al-drivet
datorprogram (Rosetta) for proteindesign, och till Demis Hassabis och John
Jumper for att de tagit fram ett annat Al-drivet program (Alphafold) for att
forutsdga proteinstruktur utifrin aminosyrasekvens. 3

Proteiner &r de molekyldra maskiner som skoter en cells liv och olika funktioner,
som fungerar som enzymer for att bryta ner olja och for att bygga nya komplexa
molekyler, for att ndimna négra mojliga funktioner. Att kunna analysera och
designa proteiners struktur har 6ppnat dorren for en mycket snabb utveckling
inom biotekniken och den syntetiska biologin med manga potenticlla innovativa
anviandningar. Forra dret godkéndes det forsta ldkemedlet, utvecklat mot covid,
som tagits fram genom datastyrd proteindesign.

4.1.3 Strategiskt viktig teknik men inte utan potentiella problem

Vinnova har nyligen publicerat att par rapporter som beskriver utvecklingen och
potentialen med syntetisk biologi for Sverige. Bioteknik, nya genomiska
tekniker (NGT) och syntetisk biologi lyfts som strategiska teknologier bade
nationellt och pa EU-niva. Bade teknikernas stora transformativa potential och
vikt for EU:s bioekonomi lyfts, men ocksé riskerna for att teknikerna anvénds pé
icke gynnsamma sitt. Ar 2023 initierade EU-kommissionen en riskbedémning
och uppmanade medlemsstaterna att analysera potentiella risker associerade med
ovan nimnda tekniker och ett antal andra tekniker, inkluderande Al, som man
bedomer har stor transformativ potential. Potentiella risker kan handla om
teknikernas sédkerhet, risk for att information kring teknikerna kommer i fel
hinder eller risker for ekonomiska beroenden. >3-¢

Syntetisk biologi skulle ocksé kunna innebéra potentiella biosdkerhetshot, med
utveckling av farliga biologiska molekyler, och det finns behov av att kunna
spara saidana molekyler. Eftersom DNA-syntes dr grunden till all protein-design
skulle den kunna utgora en kontrollpunkt for biosékerhet. Rekommendationer
fran ett mote om Al-sdkerhet (47 Safety Summit, 2023), ér att det bor finnas en
policy for att screena och registrera alla syntetiserade genetiska sekvenser. Det
har praktiserats sedan 2004 pé frivillig basis av medlemmar av International
Gene Synthesis Consortium, och dven brett inom den akademiska vérlden samt
den biotekniska- och farmaceutiska industrin. En registrering vid DNA-syntes
skulle kunna leda till att biologiska hot kan sparas till sin killa. >’

Nedan presenteras en utredning frén den europeiska myndigheten for
livsmedelssékerhet (European Food Safety Authority, Efsa) om potentiella risker
med anvdndningen av nya genomiska tekniker pd mikroorganismer, samt nagra
forskningsnyheter som belyser olika aspekter av syntetisk biologi och annan
anvindning av genteknik pd mikroorganismer.
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4.2 Efsa om mikroorganismer modifierade med nya
genomiska tekniker

I Efsa Journal redovisar den europeiska myndigheten for livsmedelssékerhet
resultaten av den utredning man gjort om anviandningen av NGT péa
mikroorganismer som skulle kunna komma ut p& marknaden som livsmedel eller
foder, eller for anvéndning inom jordbruket. Efsa identifierade trettiofem olika
NGT-mikroorganismer och produkter frin dem som skulle kunna komma ut pa
marknaden inom den kommande tio-arsperioden. Knappt tva tredjedelar
baserades pa jastsvampar, en tredjedel pa bakterier och négra fa pa endofytiska
svampar och mikroalger. Man riknade in bade fall dir DNA fran
mikroorganismer, men inga levande organismer, finns i produkten, och de dér
levande mikroorganismer med mojlighet att foroka sig finns i1 produkten.
Exempel pa det senare dr fermenterade livsmedel, mikrobiella vixtskydds- och
godningsmedel eller mikroalger for foderaindamal. °**°

NGT inkluderar de tekniker som uppkommit efter 2001, d& EU:s direktiv
2001/18, ocksé kallat utsattningsdirektivet, borjade gélla. Etablerade genomiska
tekniker (EGT) &r sddana som uppkom innan dess. Bland NGT utmaérker sig
fraimst CRISPR/Cas9, som kan anvindas for att 4stadkomma precisa mutationer
pa specifika stillen i genomet, men ocksa for att addera nya gener pa specifika
stillen. Det dr i dagsldget den absolut vanligast anvéinda NGT.

CRISPR/Cas9 kan ocksé anvédndas for att &stadkomma slumpmaéssig mutagenes,
som anvinds pa mikroorganismer for att framkalla nya egenskaper. Syntetisk
biologi som i mikroorganismer primart anvéints for att integrera komplexa
biosyntetiska signalvégar eller for att generera nya proteiner, som med hjilp av
maskininldming far specifika strukturella egenskaper, riknas ocksa in bland
NGT. Nytt dr ocksé ansatser for att minska genomstorlek och designa nya
genom hos mikroorganismer.

Efsa analyserade ett antal fallstudier och identifierade inga nya potentiella faror
eller risker for ménniskor, djur eller miljon med anvandningen av NGT pé
mikroorganismer jamfort med EGT eller konventionell mutagenes inducerad av
stralning eller kemikalier. En del mutationer som orsakas av NGT kan ocksé
orsakas av EGT eller konventionell mutagenes. Oavsiktliga fordndringar, sa
kallade off-targets, eller andra icke-onskvérda effekter kan uppkomma med
samtliga tekniker. Efsa konstaterar att i och med att NGT é&r betydligt mer
specifika och forutsdgbara én aldre tekniker sé &r potentiella faror relaterade med
att dndra 1 genomen hos mikroorganismer mindre frekventa. Efsa forvéntar sig
inga nya risker med NGT jamfort med mikroorganismer som modifierats med
andra tekniker.

Fran fall till fall skulle darfor farre krav kunna stéllas vid en riskbedomning for
mikroorganismer modifierade med NGT. I vissa fall behover Efsas omfattande
och ménga riktlinjer for riskbedomning som finns i dag uppdateras, eller nya
riktlinjer utarbetas.
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Efsa konkluderar att det ju dr genotypen och fenotypen — alltsa
mikroorganismens egenskaper - som en potentiell fara relaterar till, inte tekniken
med vilken den modifierats. Det dr darfor viktigt att riktlinjer for riskbeddmning
ar produktfokuserade, oavsett om de avser mikroorganismer modifierade med
NGT, EGT eller med konventionell mutagenes.

4.3 Alzheimer-lakemedel fran péskliljor kan 1 framtiden
produceras 1 bakterier tack vare Al

Amnet galantamin anvinds vid behandling av Alzheimers sjukdom och andra
former av demens. Det utvinns idag fran paskliljor, dir det forekommer i lag
koncentration. Processen att utvinna dmnet ar tidskrdvande och komplicerad och
tillgéngen till lakemedlet paverkas av tillgdngen pé paskliljor. Det gor att &mnet
ar mycket dyrt - galantamin kostar idag omkring en halv miljon kronor per kilo.
Nu har forskare i USA utvecklat en metod som anvénder artificiell intelligens,
Al for att ta fram galantamin med hjilp av genetiskt modifierade bakterier. Att
fa bakterier att producera &mnet skulle gora galantamin billigare och tillgdngen
mer tillforlitlig.

Bild 12. Fran paskliljor utvinns galantamin som anvénds i lakemedel for bland
annat Alzheimers sjukdom. Foto: Erika Barga.

Att anvénda bakterier for att storskaligt tillverka molekyler dr inget nytt — insulin
for behandling av diabetes har till exempel tillverkats i bakterier sedan 1980-
talet. Insulin &r dock ett protein som bildas fran att en gen avldses, medan manga
andra molekyler ar resultat av komplexa reaktioner drivna av olika enzymer.
Galantamin ar en alkaloid som kréver inblandning av flera olika enzym for att
bildas. For storskalig framstdllning av ett &mne behdver enzymerna dessutom ha
hog effektivitet. Har kan Al vara till hjélp for att hitta sétt att forbattra de enzym
som behovs for produktion av komplexa ldkemedelsmolekyler i bakterier.

I en artikel i Nature Communications presenteras en ny metod dir Al anvénds
tillsammans med en biosensor for att optimera effektiviteten hos ett av de enzym
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som krivs for att ta fram galantamin. Forskarna borjade med att utveckla en
ytterst specifik biosensor som avger en ljussignal nér den detekterar den molekyl
som behdvs for tillverkning av galantamin. [ paskliljan finns den gen som ger
upphov till ett enzym som krévs for att molekylen som biosensorn kénner igen
ska bildas. For att analysera enzymets aktivitet med hjdlp av biosensorn forde
forskarna in genen fran pasklilja i en bakterie tillsammans med biosensorm. Det
blev da tydligt att enzymet inte skulle vara tillrdckligt effektivt for att kunna
anvandas i en framtida ldkemedelsframstéllning.

Att optimera effektiviteten hos ett enzym ar svart. I den aktuella studien tog
forskarna darfor hjélp av ett Al-verktyg som hjilpte dem ta reda pa hur enzymet
skulle kunna dndras for att 6ka dess effektivitet. Nar forskarna gjorde de Al-
foreslagna dndringarma och préovade dem med hjilp av biosensorn resulterade det
i ett enzym som gav 60 procent hogre utbyte, hade dubbelt s& hog aktivitet och
bara gav en tredjedel s mycket biprodukter som péskliljans egna enzym.

Vixter som péskliljor och snddroppar hor till amaryllisfamiljen. Fran vaxter i
den familjen har man identifierat omkring 600 olika alkaloid-molekyler som, likt
galantamin, har potential att anvéndas som ldkemedel. Inte bara mot
demenssjukdom utan ocksa till exempel mot cancer. Anviandning av Al ihop
med specifika biosensorer ar ett lovande sétt att utveckla en effektiv
framstillning av de hér potenta alkaloiderna i bakterier.

4.4 Forsta stegen pa vig mot en mossa med syntetiskt
genom

Att pé artificiell vig syntetisera DNA och ersétta hela, eller delar av, en
organisms genom med en syntetisk sekvens kan ge viktig information. Till
exempel kan man fa reda pé vilka delar av genomet som dr mer betydelsefulla,
vilka organismer klarar sig utan och hur genomets organisation paverkar dess
funktion. Det kan ocksé ge forskarna en utékad mgjlighet att ge organismen nya
gener och egenskaper, till exempel gener for att framstélla likemedel eller andra
substanser.

Tidigare har endast mikroorganismer fatt syntetiska genom eller kromosomer.
Ar 2010 designades en mykoplasmabakterie med ett helt syntetiskt genom och
dérefter har 4ven den mer komplexa eukaryota jastsvampen fétt nya, syntetiska
kromosomer. ¢

Nu har forskare tagit nésta steg - att ge &ven en multicelluldr organism ett
syntetiskt genom. Kinesiska forskare driver projektet SynMoss, och man har
planer pa att inom tio &r ge muddermossan, Physcomitrium patens, ett helt
syntetiskt genom. Muddermossa valdes ut eftersom den har ett effektivt sitt att
f& DNA-sekvenser att koppla ihop sig, kallat homolog rekombination, som inte
fungerar effektivt i andra modellvéxter, till exempel den mer vanligt anvinda
backtraven (Arabidopsis thaliana). Det dr ocksé relativt enkelt att odla upp en ny
mossa frén en enda cell jAmfort med manga andra arter ur véixtriket. De hir
egenskaperna gor mossan ldmplig for ett sédant hér projekt.
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I en publikation i Nature Plants har nu det forsta steget mot att ge mossan ett
syntetiskt genom presenterats. Man har bytt ut delar av kromosom 18 (av 26
totalt) mot syntetiska delar. Eller, man har inte syntetiserat helt nytt DNA, utan
snarare forenklat strukturen pa den hir delen av kromosomen. Man har till
exempel tagit bort alla transposoner (mobila DNA-element) och forenklat stopp-
kodonen for generna, innan man aterforde kromosomdelen till mosscellen. #%%

Naér forskarna odlade upp mossan med den delvis artificiella kromosomen fann
de att mossan vixte helt normalt, hade samma storlek och form, bildade
reproduktiva strukturer och producerade sporer. Den verkade ocksa uppvisa
samma kéanslighet mot olika typer av stress som en mossa med ofordndrad
kromosom 18. Forskarna menar att resultaten talar for att transposoner inte ar
essentiella for multicelluldra organismer. De observerade dock att nagra regioner
av den delvis syntetiska kromosomen var mer aktiva dn normalt, vilket dr en
fordndring som skulle kunna vara skadlig.

Nu gér forskarna vidare med andra delar av kromosom 18, pa vigen mot det
stora malet att ge mossan ett helt syntetiskt genom. Ett ambitiost mél, med tanke
pa att mossan har 26 kromosomer och ett genom 40 ginger storre &n jistens,
som &r den hittills mest komplexa organism som fétt syntetiska kromosomer.

4.5 Kan genetiskt modifierade bakterier gora
modeindustrin mer hallbar?

En grupp forskare har tillverkat ett svart liderliknande material med hjilp av
genetisk modifierade bakterier. Materialet har tagits fram for att anvéindas inom
modeindustrin och &r ett miljovinligt alternativ till lider och konstldder. ®42°

Det nya materialet tillverkas av bakterier av arten Komagataeibacter rhaeticus.
Nar bakterierna odlas i en miljo med mycket kol vdxer de snabbt i antal och
tillverkar ldnga sockerkedjor som utséndras. Utanfor bakterien kopplas
sockerkedjorna samman och bildar ett ark av cellulosafibrer. Nér arket vaxt till
den storlek som dnskas anvidnds en varm press, som ett strykjarn, for att doda
bakterierna och arket kan formas till en produkt, till exempel en planbok. Det ark
som tillverkas av bakterierna ar ljust beige. Materialet kan firgas men produkten
blir d& inte ett lika hallbart alternativ eftersom det gar at stora méngder vatten
och miljofarliga fargdmnen. For att ta fram ett miljovanligt material i fler farger
anviandes genteknik. Forskarna forde in en ny gen i K. rhaeticus som kodar for
det morka pigmentet melanin. Genen kom fran en annan bakterie. Med den nya
genen firgar K. rhaeticus arket med cellulosafibrer morkt samtidigt som det
tillverkas. Forskarna utvecklade &ven en variant av bakterien som bara tillverkar
melanin under blatt ljus. P4 det séttet kan dven ett monstrat material tas fram.

Dagens textil- och laderindustri ldmnar ett stort avtryck i form av utslépp av
vaxthusgaser, vattenfororeningar pa grund av fargning och spridandet av
mikroplaster fran syntetiska material i miljon. Mgjligheten att nyttja
mikroorganismer och genteknik ar relativt outforskad och kan vara en vig att ga
for en mer héllbar industri.
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5 Genteknik, manniska och medicin

5.1 Genteknik for behandling av sjukdomar

De medicinska behandlingar som baseras pa genteknik ar framfor allt
genterapier som anvénds for att behandla genetiska sjukdomar. Genterapier
definieras av att DNA fOrs in i en patients celler i syfte att ersétta eller addera en
gen, eller stinga av en gen som orsakar sjukdom. Genterapi utfors i somatiska
celler (inte konsceller) och de genetiska fordndringar som uppkommer blir inte
arftliga. Det ér inte tillatet att genetiskt fordndra konsceller hos ménniska bland
annat enlig lagen om genetisk integritet. Genterapier tillhér gruppen avancerade
lakemedel, som brukar forkortas ATMP efter engelskans Advanced Therapy
Medicinal Products.

De sjukdomar som EU-kommissionen godként genterapier for dr dels monogena
sjukdomar, som orsakas av mutationer i en gen, och nagra typer av cancer,
framfor allt lymfom. For de genterapier som utvecklats for monogena sjukdomar
ar strategin att fora in en fungerande, terapeutisk gen till patientens celler som
kan kompensera for den gen som dr muterad och orsakar sjukdomen. Det kan
liknas vid en organtransplantation dir genen motsvarar det nya organet. Vid de
genterapier som anvénds for behandling av cancer ar strategin ndgot annorlunda
och den gen som fors in i patientens celler kodar for en ny receptor pé ytan av T-
celler (en typ av immunceller). Den nya receptorn gor T-cellerna béttre pa att
soka upp och doda cancerceller. Samma behandlingsstrategi har visats effektiv
mot en del autoimmuna sjukdomar (se 5.3.2).

De senaste aren har dven genterapier tagits fram som baseras pa
genomredigering med verktyg som CRISPR/Cas9 och basredigering. De hér
behandlingarna har hittills anvéants framst for att stdnga av gener, eller korrigera
mutationer som orsakar sjukdom. Inom omréadet gér utvecklingen av tekniker
och tillampningar snabbt och under 2024 godkéndes den forsta
genomredigerande behandlingen inom EU (se 5.2.2). Ett hundratal
genomredigerande behandlingar dr i klinisk provning till exempel mot arftlig
transtyretinamyloidos som ocksa kallas Skelleftesjukan (se 5.2.6).

Genteknik anvénds ocksa inom forskningsomradet xenotransplantation dér
forskare provar att transplantera organ och vdvnad fran djur till ménniska. Syftet
ar att forskningen ska bidra till att 16sa den globala bristen pa organ att
transplantera. Det forskare framfor allt undersdker dr mojligheterna med att
transplantera organ fran genetiskt fordndrade grisar till ménniska. De genetiska
fordndringarna kréivs for att inte mottagarens immunsystem ska stdta bort det
nya organet. De senaste dren har forskare gjort de forsta forsoken att
transplantera hjéarta och njure fran genetiskt fordndrad gris till ménniska (se 5.4).

Xenotransplantation aktualiserar manga etiska fragestéllningar som Statens
medicinsketiska rad lyfte upp 2022 i ett yttrande.



46

I det hér kapitlet presenteras olika aspekter av hur genteknik anvénds inom det
medicinska omradet, samt nagra betydande forskningsnyheter frén 2024.

5.2 Genterapier

I borjan av 1970-talet visade forskare for forsta gdngen hur nytt DNA kunde
foras in i en cell och kompensera for en brist i cellen. Végen till sékra och
fungerande genterapier har dock varit lang och svar. Det forskare bland annat
har brottats med har varit att fa in nytt DNA i celler. Till sin hjélp har forskare
framst tagit virus som har en unik formaga att ta sig in i sin vardorganisms celler
och ldmna av sitt genetiska material. De virus som anvidnds inom genterapier
kallas virusvektorer och har modifierats genetiskt sé att de gener viruset behdver
for att spridas och orsaka sjukdom &r raderade. I stéllet &r den gen man vill fora
in i cellerna inford 1 virusets genom.

Det drojde dnda till ar 2000 innan en genterapi verkligen fungerade, och
ytterligare tolv &r innan den forsta godkdndes inom EU. De senaste &ren har det
skett en markant 6kning i antalet genterapier som visats sig vara sékra och ge
god behandlingseffekt, och som darfor godkants som lakemedel. M6jligheten att
de nar patienter 6kar ddrmed, men den hdga kostnaden for genterapier &r
fortfarande en stor bromskloss.

5.2.1 Totalt nitton genterapier har godkints inom EU

Sedan 2012 har nitton genterapier godkénts inom EU. For tre av dem har
godkénnandet aterkallats av ekonomiska skél pa lakemedelsforetagens egna
initiativ. Att en genterapi godkénts av EU-kommissionen efter inrddan av EU:s
lakemedelsmyndighet, EM A, betyder inte att den anvénds i Sverige. Tandvérds-
och ldkemedelsformansverket (TLV) har i uppgift att utfora en hdlsoekonomisk
utvérdering av varje genterapi och sedan avgor Rédet for nya terapier (NT-radet)
om behandlingen ska anvéndas av regionerna eller inte.

Den hélsoekonomiska utvérderingen &r komplicerad. Det beror bland annat pa
att det finns begransat med data fran kliniska studier av genterapier, eftersom det
oftast handlar om behandling av ovanliga sjukdomar. Dessutom &r genterapier
en relativt ny behandlingsmetod och det ar svért att bedoma hur lange
behandlingseffekten héller i sig. Ar behandlingen botande, eller kommer
patienten behova behandlas igen, med genterapi eller annan behandling? Den
springande punkten &r att flera av de genterapier som dr godkanda kostar runt
20-30 miljoner kronor for en dos.



Tabell 1: Godkiinda genterapier inom EU
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Sjukdom

Hyperlipoproteinemi typ 1
(fettomsittningsrubbning)

Melanom (cancer)

ADA-SCID
(immunbristsjukdom)

Akut lymfatisk leukemi och
diffust storcelligt B-
cellslymfom (cancer)

Hereditér retinal dystrofi
(arftlig blindhet)

Storcelligt B-cellslymfom
(cancer)

Beta-thalassemi
(hemoglobinsjukdom)

Spinal muskeldystrofi
(neuromuskulér sjukdom)

Metakromatiskt
leukodystrofi (dmnes-
omsattningssjukdom)

Mantelcellslymfom
(cancer)

Cerebral adreno-
leukodystrofi
(hjarnsjukdom)

Multipelt myelom (cancer)

Multipelt myelom (cancer)

AADC-brist (neurologisk
sjukdom)

Likemedel

Glybera

Imlygic
(modifierat
virus)

Strimvelis

Kymirah
(CAR-T)

Luxturna

Yescarta
(CAR-T)

Zynteglo

Zolgensma

Libmeldy

Tescartus
(CAR-T)

Skysona

Abecma
(CAR-T)

Carvykti
(CAR-T)

Upstaza

Ar for
godkinnande

2012

2015

2016

2018

2018

2018

2019

2020

2020

2020

2021

2021

2022

2022

NT-radets
rekommendation
(januari 2025)
(tillstand aterkallat)

(ej utvarderad)

Avvakta utredning.

Anvénd for behandling av
akut leukemi hos barn och
unga.

Bor anvindas.

Kan anvéndas.

(tillstand aterkallat)

Anvind till sma barn med
typ 1 SMA och viss
genetik.

Bor anvindas.

Kan anvéndas.

(tillstdnd aterkallat)

Avvakta utredning.

Avvakta utredning.

Avvakta utredning.
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Sjukdom Likemedel Ar for NT-radets

godkinnande rekommendation
(januari 2025)
Hodkins lymfom (cancer) Breyanzi 2022 Kan anvandas
(CAR-T)

Hemofili A (blédarsjuka) Roctavian 2022 Avvakta utredning.

Hemofili B (blodarsjuka) Hemgenix 2023 Avvakta utredning.

Sicklecellanemi- och beta- Casgevy 2024 Avvakta utredning.

thallassemi

(hemoglobinsjukdomar)

Hemofili B (blodarsjuka) Beqvez 2024 Avvakta utredning.
(tidigare
Durveqtix)

5.2.2 Forsta CRISPR-behandlingen godkind inom EU

EU-kommissionen godkinde under 2024 varldens forsta genomredigerande
behandling dir tekniken CRISPR/Cas9 anvénds. Behandlingen heter Casgevy
och dr utvecklad for de tvd hemoglobinsjukdomarna, -thalassemi och
sicklecellanemi. Bada orsakas av mutationer i en av de gener som behdvs for
uppbyggandet av de roda blodkropparnas hemoglobin. Hos patienter med
sicklecellanemi antar blodkropparna formen av en skéra (eng. sickle). De &r
kortlivade och klumpar létt ihop sig vilket leder till blodproppar och akut blod-
och syrebrist i olika organ. Patienter upplever mycket smérta, och behandlas
darfor kontinuerligt med morfinpreparat. De 16per en hogre risk att drabbas av
organsvikt. B-thalassemi dr en mildare form av hemoglobinsjukdom men de
mest sjuka patienterna behdver regelbundna blodtransfusioner for att fa tillgang
till funktionellt hemoglobin.

Bild 13. Roda blodkroppar fran patient med sickelcellanemi. Foto: National Centre
for Advancing Translational Sciences.
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Vid behandling med Casgevy isoleras patientens egna blodbildande stamceller
och en gen som heter BCL11A stings av med CRISPR/Cas9. BCLI1A4-genen
kodar for ett protein som bromsar tillverkningen av en annan form av
hemoglobin som kallas for fetalt hemoglobin. Under fostertiden &r det fetalt
hemoglobin som skéter syretransporten i blodet, men ungefér tre manader efter
fodseln sé slar tillverkningen om till adult hemoglobin. Personer med négon av
de tvd hemoglobinsjukdomarna har defekter i sitt adulta hemoglobin. Nar
BCL11A4 stings av med CRISPR/Cas9 slapper bromsen och cellerna borjar ater
tillverka fetalt hemoglobin. Sjdlva behandlingseffekten kommer av att det fetala
hemoglobinet kan kompensera for det icke-fungerande adulta hemoglobinet.

I de kliniska provningar som ligger till grund for godkénnandet ingick ett
hundratal patienter. Hos samtliga kunde normala mingder fungerande
hemoglobin uppmétas i blodet efter behandlingen. Ingen av de behandlade
patienterna med sicklecellanemi upplevde de svara episoder av sméirta de
tidigare behdvde behandlas for och de madde generellt mycket béttre.
Patienterna med B-thalassemi var inte ldngre i behov av blodtransfusioner. S&
hér langt ser det ut som att Casgevy &r en i stort sett botande behandling som
inte ger nagra oacceptabla biverkningar, men effekt och sidkerhet i ett langre
perspektiv dr dnnu okénda.

5.2.3 Ny genterapi for behandling av hemofili B

EU-kommissionen har under 2024 godként en ny genterapi, Beqvez (tidigare
Durveqtix), for behandling av hemofili B som &r en form av blddarsjuka.
Orsaken till hemofili B 4r en mutation i genen 9 som ger en brist pa
koagulationsfaktor 9. Hos personer med olika former av blddarsjuka levrar sig
inte blodet vid skador vilket kan leda till ldngvariga blodningar. Patienter
behandlas darfor forebyggande med ersittningsterapi, det vill sdga regelbunden
tillforsel av koagulationsfaktorer. Beqvez ér tinkt som en engangsbehandling
dar en ny funktionell kopia av F'9-genen fors in i patientens blodbildande
stamceller med hjélp av en virusvektor. De studier som ligger till grund for
godkénnandet visar att genterapin minskade antalet blodningar per ar fran 4,5
med ersattningsterapi till 1,44. Under 2022 och 2023 godkédndes inom EU tva
andra genterapier for behandling av blodarsjuka.

5.2.4 Forsta behandlingarna mot prionsjukdomar baseras pa
genteknik

Runt millennieskiftet brot en epidemi av galna-kosjukan ut i Storbritannien och
prionsjukdomar hamnade pa 16psedlarna. Miljontals notdjur nodslaktades och
cirka 150 manniskor som étit kottprodukter fran smittade djur insjuknade och
avled i sjukdomens motsvarighet hos ménniskor, Creutzfeldt-Jakobs sjukdom.
Det dr extremt ovanligt att galna ko-sjukan uppstar men nér den vl gjorde det
spreds den snabbt. Spridningen skedde genom att benmjdl fran slaktade kor med
galna-kosjukan anvindes i foder som gavs till friska kor. Prionsjukdomar &r inte
smittsamma i traditionell bemirkelse, genom kontakt med smittade, utan
overfors bara under vissa betingelser som i exemplet fran Storbritannien. Fran
2001 réder ett forbud inom EU mot att anvinda benm;jdl i foder.
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Prioner é&r ett kroppseget protein i hjdrnan vars normala funktion &r nigot oklar.
En prionsjukdom uppstér nir prioner plotsligt antar en felaktig form som
forefaller ”smitta” andra prioner att géra detsamma. De felaktigt formade
prionerna klumpar ihop sig och bildar ett vixande aggregat som trédnger ut och
forstor frisk hjairnvdvnad. Symptomen som foljer dr ofta en snabbt forlopande
demensutveckling, balans- och gangsvarigheter, synrubbningar och nedsatta
motoriska funktioner. Bortsett fran utbrottet i Storbritannien sa dr det mycket
ovanligt att prionsjukdomar drabbar ménniskor. Ungefér en till tvd pd miljonen
drabbas vilket innebér cirka 10-20 fall per &r i Sverige. Samma forekomst kan
ses 1 andra lander. I ungefar 10—15 procent av alla fall hos ménniskor har
prionsjukdom kunnat kopplas till mutationer i den gen som kodar for prioner,
men oftast ar orsaken okdnd. Det finns ingen behandling och majoriteten av de
som drabbas avlider inom ett ar.

Under 2024 startade en klinisk provning av en behandling mot prionsjukdomar.
Behandlingen baseras péa korta syntetiska RNA-sekvenser som kallas for
antisens-oligonukleotider (ASO). ASO fungerar s att det blockerar
tillverkningen av normala prioner genom att binda det mRNA som prion-genen
ger upphov till. Ett mRNA utgor steget mellan gen och protein. Utan mRNA
fran prion-genen sa tillverkas inte fler prion-protein som kan laggas till det
viaxande aggregatet i hjirnan. Nir behandlingen provats pa prionsjuka mdss
okade dverlevnaden med mellan 68—91 procent och var direkt kopplad till i
vilken grad man lyckats himma tillverkningen av prioner. Under 2025 vintas de
forsta resultaten frén den kliniska provningen av ASO mot prionsjukdom pa
ménniskor kommuniceras.

Ytterligare en behandling mot prionsjukdomar ar under utveckling men har &nnu
bara provats i djurstudier. I behandlingen stoppas tillverkningen av prioner
genom att stinga av den prion-kodande genen. Genomredigeringsverktyget som
anviands ar zinkfingernuklas (ZFN). Avsaknaden av prion-genen har i andra
studier av moss, far och kor inte verkat paverka djurens héilsa forutom att de
blivit immuna mot prionsjukdom. Resultaten fran de djurstudier som gjorts av
ZFN-behandlingen visar att en virusvektor kan anvéndas for att transportera
ZFN via blodet till nervcellerna i hjarnan hos icke-méanskliga primater Forskarna
kunde ocksa visa att behandlingen nddde fram till rétt celler och att prion-genen
stingts av i stora delar av hjairnan. Under 2025 kommer de som utvecklat
behandlingen ansdka om att f4 prova den pa méinniskor som drabbats av
prionsjukdom.

For en redan drabbad person ér forhoppningen att de ovan beskrivna
behandlingarna ska kunna hejda sjukdomsforloppet. For personer med de
arftliga mutationer som ger prionsjukdom skulle behandlingarna kunna fungera
forebyggande och forhoppningen ir att sjukdomen aldrig bryter ut. 7%



51

5.2.5 Genterapier for behandling av nedéirvd synforlust

Utvecklingen och godkénnandet av genterapin Luxturna har varit en av de storre
milstolparna inom genterapiomrddet. Med Luxturna behandlas patienter med en
form av retinitis pigmentosa som debuterar tidigt efter fodseln och ger
progressiv synnedséttning som ofta leder till blindhet. Inom EU godkéndes
Luxturna &r 2018 och tre ar senare infordes den som behandling i Sverige. |
slutet av 2024 har fem patienter mottagit behandlingen pa tvé av landets
universitetssjukhus.

Retinitis pigmentosa &r ett samlingsnamn pa flera arftliga sjukdomar som
paverkar néthinnans synceller, stavarna och tapparna. Symtom och
svarighetsgrad varierar, bland annat beroende vilken gen som dr defekt och
vilken mutation som genen har. Luxturna dr utvecklat for patienter med
mutationer i genen RPEG6S5. Genterapin injiceras under nithinnan som en
engangsbehandling. I preparatet finns en ny funktionell kopia av RPE65-genen,
kopplat till en virusvektor som hjilper den nya genen in i syncellerna. Inne i
cellerna anvidnds den nya genen for att tillverka det enzym som syncellerna
tidigare hade brist av, vilket far dem att 6verleva och fortsétta fungera. Luxturna
aterstéller inte en helt normal syn, men leder till forbattrad ljuskénslighet och
ledsyn som Okar livskvaliteten hos patienterna.

En grupp forskare i USA har utvecklat en liknande genterapi for behandling av
retinitis pigmentosa for patienter med mutationer i en gen som heter GUCY2D.
Genterapin ar dnnu inte godkdnd men har provats pa 15 patienter. I en studie
visade forskarna att behandlingen inte gav oacceptabla biverkningar och att den
gav positiv behandlingseffekt hos de patienter som mottog den hogsta dosen av
genterapin. | ett nésta steg behdver genterapin provas i en studie med fler
patienter och da fortsdtta visas sig sidker och ge behandlingseffekt, innan
utvecklarna kan anséka om marknadstillstdnd. 7

Den forsta CRISPR-baserade genterapin som gav en positiv behandlingseffekt
pa retinitis pigmentosa presenterades ocksd under 2024. I en klinisk provning
med fjorton deltagare korrigerades en sjukdomsorsakande mutation i genen
CEP290. Patienterna drabbades inte av ndgra biverkningar och genterapin gav
matbara kliniska forbattringar hos 11 av 14 deltagare. De viktigaste resultaten
fran studien &r att forskarna visade att de pa ett sékert sétt kunde né fram till
synceller bakom néthinnan med CRISPR/Cas9 och fa kliniskt meningsfulla
resultat. 7!

I Sverige har en forskargrupp tagit fram en genterapi som i en mindre studie gett
god behandlingseffekt hos personer med en typ av retinitis pigmentosa som heter
Bothnia dystrofi. Sjukdomen har fatt sitt namn pa grund av en hogre forekomst 1
Visterbotten, dér den sjukdomsorsakande mutationen i genen RLBP] é&r relativt
vanlig. P4 samma sitt som i ovan beskrivna genterapier fors en funktionell kopia
av den sjukdomsorsakande genen in i patienternas synceller med hjélp av en
virusvektor. Studien visade att hos 11 av 12 patienter blev synen avsevért
forbattrad efter behandlingen. I ndsta steg kommer en storre studie att
genomforas. 7
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5.2.6 Tva CRISPR-terapier som visats ge positiv behandlingseffekt

Foretaget Intellia Therapeutics grundades av bland andra Jennifer Doudna, en av
de tva forskare som mottog Nobelpris for att ha utvecklat tekniken
CRISPR/Cas9. Foretaget ar ett av manga, men ligger i framkant av de som
arbetar med att ta fram genomredigerande behandlingar mot érftliga sjukdomar.
Ar 2021 var de forst ut med att prova en CRISPR-terapi in vivo (direkt i
kroppen) pé patienter vilket uppmérksammades i Genteknikens utveckling 2021.

Tva av foretagets behandlingar har nu provats sé langt att forskarna kan
rapportera bade sdkerhet och behandlingseffekt. Gemensamt for behandlingarna
ar att CRISPR/Cas9 kapslas in i mikroskopiska fettbubblor, lipida nanopartiklar,
och injiceras direkt till blodet. Nanopartiklarna &r forsedda med ett ytprotein
som binder till en receptor pa ytan av leverceller vilket leder till att partikeln tas
upp av cellerna. P4 sé sétt finns en adresslapp som gor att CRISPR/Cas9 bara
fors in i en viss celltyp. Inne i levercellerna inducerar CRISPR/Cas9 en mutation
som inaktiverar en gen. Anledningen till att behandlingen riktas mot leverceller
ar att de sjukdomar som behandlas i hog utstrickning utgar fran att leverceller
tillverkar for mycket av ett protein, eller konstruerar ett protein felaktigt.

5.2.6.1 Arftlig transtyretinamyloidos

Den forsta CRISPR-behandlingen, som provades redan 2021, utvecklades for
patienter med érftlig transtyretinamyloidos (4ven kallad Skelleftesjukan”,
eftersom den ar relativt vanlig i trakterna runt Skellefted). Sjukdomen orsakas av
mutationer i genen 77R som leder till att proteinet transtyretin tillverkas pa ett
felaktigt sétt, klumpar ihop sig, ansamlas och skadar vivnader och organ som till
exempel hjirta och njurar. Behandlingen innebér att 77R stings av med
CRISPR/Cas9 s att tillverkningen av transtyretin avbryts. I studien fran 2021
visade resultaten att behandlingsprincipen fungerade och att koncentrationen
transtyretin i patienternas blod minskade signifikant.

Under 2024 publicerades resultat fran en storre klinisk provning dér 36 patienter
behandlades. Patienterna hade transyretinamyloidos med forstorad hjartmuskel
som en komplikation. Eftersom sjukdomen ar progressiv och skador redan
uppstatt i kroppen sé forvintades inga stora kliniska forbattringar och forskarna
undersokte darfor om behandlingen stabiliserat sjukdomsforloppet. Hos 92
procent av patienterna kunde forskarna rapportera att sjukdomen stabiliserats
eller till och med forbattrats ett ar efter behandlingen.

5.2.6.2 Heriditirt angioodem

Intellia Therapeutics har anvint samma behandlingsprincip for en sjukdom som
heter hereditirt angioddem. Sjukdomen orsakas av en dverproduktion av
proteinet bradykinin som leder till att sma blodkarl lacker vétska till
kringliggande vavnader. Patienter med sjukdomen drabbas av sméartsamma och
plotsliga inflammatoriska skov som gor att organ och vavnader svullnar upp.
Hur ofta skoven infaller varierar med ett genomsnitt pd ungefar tva skov i
manaden som pagar under ndgra dagar. Behandlingen stinger av genen
kallikrein Bl (KLKBI) som annars driver 6verproduktionen av bradykinin.
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I en studie som publicerades 2024 fick 27 patienter med hereditirt angioddem
behandlingen. Fore och efter behandlingstillfallet méttes det genomsnittliga
antalet inflammatoriska skov per manad. Resultaten visade att skoven
reducerades med 75-80 procent under de forsta sexton veckorna. Efter 16
veckor hade varannan patient dnnu inte drabbats av sjukdomsskov.

Behandlingarna som beskrivs hér dr utvecklade for tvd patientgrupper med en
tung sjukdomsborda. Om resultaten haller och behandlingarna visar sakerhet och
positiv behandlingseffekt dven i framtida storre studier sa kan de bli
livsfordndrande om de gors tillgéngliga. I synnerhet om de sétts in tidigt i
sjukdomarnas forlopp innan vivnader och organ hunnit skadats. 7

5.3 CAR-T-celler for behandling av cancer och
autoimmuna sjukdomar

Vid en cancerbehandling &r det ultimata malet att d6da cancerceller samtidigt
som friska celler skonas. Vért eget immunsystem &r en utmérkt utgangspunkt for
detta eftersom vi har en typ av immunceller, T-celler, som kan skilja pa friska
och sjuka celler. Till sin hjilp har T-celler receptorer pa cellytan som kédnner
igen och reagerar pd &mnen, antigen, som kan komma fran exempelvis ett virus
som inte hor hemma i den friska kroppen. Cancerceller tillverkar ocksé antigen
eftersom de muterar snabbt och ddrmed tillverkar férandrade proteiner som T-
cellerna uppfattar som fraimmande. Nar T-celler upptécker ett virus, en bakterie
eller en cancercell sé startar en immunrespons for att eliminera hotet.

I en typ av cancerbehandling som kallas for CAR-T-cellterapi s& anvands T-
cellernas forméga att upptidcka och doda cancerceller. CAR-T-cellterapier ar
samtidigt badde en immunterapi och en genterapi. En immunterapi eftersom
patientens immunforsvar riktas mot cancern, och en genterapi for att genteknik
anvénds for att stadkomma detta. Den hittills vanligaste behandlingsstrategin ar
att isolera patientens T-celler och modifiera dem genetiskt ex vivo (utanfor
kroppen) med en ny receptor. Receptorn heter chimér antigenreceptor, forkortas
CAR och ar designad sa att den specifikt upptiacker den cancerform som
patienten lider av (bild 14). De modifierade T-cellerna forokas upp och aterfors
till patienten som behandling.

CAR-T-cellterapier har anvénts i dver tio &r och inom EU é&r sex behandlingar
godkinda varav fyra anvénds i Sverige. De andra tvé dr under en
hélsoekonomisk utredning som kommer ligga till grund f6r om regionerna
rekommenderas anvinda behandlingen eller ej. De CAR-T-cellterapier som &r i
kliniskt bruk anvénds for att behandla nagra former av lymfom didr CAR riktats
mot immunforsvarets B-celler som omvandlats till cancerceller.

Aven i samband med autoimmuna sjukdomar dr B-celler centrala da de tillverkar
autoreaktiva antikroppar som felaktigt angriper kroppens vévnader och organ.
Exempel pa autoimmuna sjukdomar &r reumatoid artrit, typ-1 diabetes, multipel
skleros (MS) och systemisk lupus erythematosus (SLE). I ndgra mindre kliniska
provningar har CAR-T-cellterapier visats ge positiv behandlingseffekt av négra
former av autoimmuna sjukdomar, till exempel SLE.
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Bild 14. Vid ex vivo autolog CAR-T-cellterapi isoleras patientens T-celler och
modifieras genetiskt i ett laboratorium med en CAR som sdker upp och dédar
cancerceller. De modifierade CAR-T-cellerna aterfors till patienten som behandling.

5.3.1 CAR-T-cellterapi for behandling av hjarntumorer

CAR-T-cellterapier har néstan uteslutande anvénts till att behandla lymfom.
Solida tumérer som uppkommer vid till exempel skelett-, prostata- och
brostcancer har verkat vara svargenomtrangliga for CAR-T-celler. Men i en
studie som publicerades under 2024 beskrivs resultaten fran en klinisk provning
i USA dér hjarmtumdrer framgéngsrikt behandlats med CAR-T-cellterapi.
Nyckeln till framgéng verkar besté i hur behandlingen gavs. Tidigare har mindre
studier gjorts men det hér dr den storsta hittills 1 sitt slag med ndra 60 patienter
som genomgick hela behandlingen. Férutom att undersoka behandlingens
effektivitet gav antalet patienter forskarna ett statistiskt meningsfullt underlag att
prova olika sétt att ta fram och leverera CAR-T-celler for hjarntumorer. De
kunde dessutom prova olika doseringar och studera vilka patientgrupper som
kan komma att dra férdel av CAR-T-cellterapi i framtiden.

Patienterna i studien var diagnosticerade med gliom. Det dr den vanligaste typen
av elakartad hjarntumor och drabbar ungefir 500 personer i Sverige érligen.
Cancern utvecklas fran gliaceller som finns i vivnaden som omger hjirnan och
graderas med en fyra-gradig skala baserat pa hur snabbt tumoéren véixer. Gliom
grad 3 och 4 dr sa kallade hoggradiga gliom dér tumdren vixer snabbt och
patienten maste behandlas pa en gang. Trots bésta tillgingliga behandling &r det
vanligt att cancern aterkommer och den genomsnittliga verlevnaden dr mellan
12 och 15 manader.
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Frén borjan ingick 92 patienter med hoggradigt gliom i studien men endast 58
Overlevde sa pass lange att de kunde genomgé hela behandlingen.
Behandlingsstrategin var att modifiera patientens T-celler med en ny receptor
(CAR) som binder till ett protein (IL-13Ra2) som finns pa cancercellerna.
Direfter aterfordes de modifierade CAR-T-cellerna vid tre upprepade tillfdllen

till patienterna antingen via blodet, direkt in i tumoren, eller en kombination av
béda.

Hos hélften av patienterna (29 av 58) forbattrades eller stabiliserades sjukdomen
och de upplevde en generellt hogre livskvalitet. Av de 29 tillfrisknade tva
patienter helt, och hos tvad minskade tumorens storlek avsevért. En kombination
av att ge behandlingen som en injektion i blodomloppet och direkt in i tumdren
visade sig vara den mest framgéngsrika strategin. I den grupp som mottagit
behandlingen pa det séttet kunde forskarna se att patienterna dverlevde en ldngre
tid dn forvédntat med annan gingse behandling. Vid fortsatta kliniska studier
kommer forskargruppen fokusera pd det behandlingsalternativet. ™

5.3.2 CAR-T anvinds for behandling av autoimmuna sjukdomar

De senaste aren har CAR-T-cellterapier provats och visat god behandlingseffekt
mot autoimmuna sjukdomar i ett antal mindre studier. Vid autoimmun sjukdom
spelar en typ av immunceller, B-celler, en viktig roll eftersom de tillverkar
autoreaktiva antikroppar som angriper den egna kroppen. Det dr darfor inte
ovanligt att patienter kontinuerligt behandlas med immunhdmmande
medicinering for att ddmpa den felaktiga immunresponsen.

Under 2024 publicerades resultat frdn en studie dér 15 patienter med tre olika
autoimmuna sjukdomar behandlades med en CAR-T-cellterapi riktad mot de
autoreaktiva B-cellerna. De sjukdomar som behandlades var systemisk lupus
erythematosus (SLE), systemisk skleros och idiopatisk inflammatorisk myosit.
Efter behandlingen som gavs vid ett enda tillfille upphorde symtomen hos
samtliga patienter med SLE och idiopatisk inflammatorisk myosit, och
mildrades avsevirt hos patienterna med systemisk skleros. Ingen patient som
mottagit CAR-T-cellterapi var ldngre i behov av immunhdmmande
medicinering. Nir studien publicerades hade patienterna foljts i upp till tva ar,
vilket indikerar att CAR-T-cellterapi kan fungera som en effektiv
langtidsverkande behandling mot flera former av autoimmun sjukdom. 7

5.4 Xenotransplantation

Det rader stor brist pa organ att transplantera, inte bara i Sverige utan i hela
vérlden. Det har motiverat forskare att undersoka om det gar att anvénda organ,
vavnader eller celler fran djur vid transplantationer. Det kallas for
xenotransplantation och utfors inte i dagslédget i Sverige. I USA déremot har
forskare provat att transplantera organ fran genetiskt modifierade grisar till ett
fatal manniskor.
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Initialt transplanterade man till ménniskor som var avlidna i laglig mening
(hjarndéda) men 2022 transplanterades for forsta gangen ett organ fran gris till
en levande méinniska.

En svart hjirtsjuk man levde i 60 dagar med ett grishjirta. Aret dirpa, 2023,
transplanterades dnnu en patient som levde med ett grishjérta i 40 dagar innan
han avled. Patienternas déliga allméntillstdnd innan transplantationen tros vara
den frimsta anledningen till att de avled.

Operationerna pa levande méanniskor har godkénts av USA:s Livsmedels- och
Lékemedelsmyndighet (FDA) inom ramen for ett behandlingsprogram som pé
engelska kallas compassionate use. Det innebar att en svart sjuk patient utan
andra behandlingsalternativ kan fa tillgéng till likemedel och behandlingar som
annu inte dr godkénda. Bada hjérttransplantationerna utfordes av lakare pé
University of Maryland School of Medicine i USA.

De grisar som organen kommer fran har modifierats genetiskt. Det krivs for att
organen inte ska stotas bort. En utmaning vid all transplantation &r att hindra
mottagarens immunforsvar fran att angripa och stdta bort det nya organet. Ju
nirmare slakt mottagare och donator ir, desto béttre forutsattningar har
transplantationen att lyckas. Vid xenotransplantation &r donator och mottagare
inte ens av samma art, och genteknik maste anvandas for att lura
immunforsvaret. Hos de djur som fungerar som donatorer har bland annat gener
vars proteiner aktiverar en mdnniskas immunforsvar stingts av. Vid de tva forsta
xenotransplantationerna var donatorn en gris med totalt tio modifierade gener
som tagits fram av foretaget Revivicor.

5.4.1 Tre grisnjurar transplanterades till levande minniskor 2024

I mars 2024 blev en svart njursjuk man forst i varlden med att fa en njure fran en
gris transplanterad. Operationen utfordes pa Massachusetts General Hospital i
Boston, USA, samma sjukhus som ar 1954 utférde den allra forsta lyckade
transplantationen mellan méinniskor. Patienten aterhdmtade sig vél efter
operationen och dtervinde hem fran sjukhuset, men efter knappt tvd ménader
avled han. Enligt mannens ldkare avled patienten pa grund av ett daligt
allméntillstdnd och det fanns inga tecken pé att kroppen borjat stéta bort njuren,
vilket &r en stor farhaga vid alla former av transplantation. Donatorn av njuren
var en gris fran en avelslinje som tagits fram av foretaget eGenesis. Avelslinjen
har totalt 62 genetiska fordndringar som inducerats med CRISPR/Cas9 i syfte att
mottagarens immunforsvar ska acceptera det nya organet.

I april 2024 fick en svart multisjuk kvinna bade en njure och briss frdn en gris.
transplanterad. Brissen ar en kortel som “utbildar” immunforsvarets celler att
kénna igen den egna vdvnaden. [ det hdr sammanhanget var planen att den skulle
frimja immunférsvarets acceptans av njuren. Innan transplantationen led
patienten av bade hjirt- och njursvikt. Problemen med hjartat gjorde att hon inte
var aktuell for en traditionell njurtransplantation, och eftersom hon var beroende
av dialys for sina njurproblem kunde hon inte fi en hjartpump. Kort efter
transplantationen, som utfordes pd NYU Langone Health 1 USA fick patienten en
mekanisk hjartpump inopererad.
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Till en bdrjan forbéttrades patientens tillstind men pé grund av frekventa
blodtrycksfall och dalig genomstromning av blod skadades njuren och fick
opereras bort efter ungefir sex veckor. Patienten atergick da till dialys och avled
kort dérefter. Njuren och brissen kom frén den avelslinje med grisar som tagits
fram av foretaget Revivicor som dven anvéindes vid de tva allra forsta
xenotransplantationerna av hjarta.

I november 2024 blev en svart sjuk kvinna den tredje ménniskan att fa en njure
frdn en gris transplanterad. Aven denna operation utfordes vid NYU Langone
Health i USA och donatorn kom fran samma avelslinje av grisar som tagits fram
av Revivicor. Patienten var en kvinna som sjédlv donerat en njure 1999 men
drabbats av njursvikt bara négra ar senare pa grund av hogt blodtryck under en
graviditet. Sedan 2017 har hon varit i dialys och i vintan pd en ny njure, men
ingen match har hittills patraffats och patientens tillstand har forvérrats. Hon &r 1
skrivande stund (januari 2025) den enda person i vérlden som lever med ett
organ fran en gris.

Trots att de tva forsta patienterna som fétt en njure fran en gris har avlidit sa
utgdr transplantationerna milstolpar i medicinhistorien. De visar att ménniskor
kan leva med njurar fran genetiskt modifierade grisar. Eftersom patienterna var
svart sjuka innan operationerna ar det svart att helt utvdrdera potentialen med
xenotransplantation. I forskningsteamen bakom forsoken hoppas man framover
fa tillstdnd att utfora kontrollerade kliniska provningar med fler patienter, som
kan ha storre chans att dverleva och dra fordel av transplantationen. 7678

5.4.2 Lever fran gris for forsta gingen i ménniska

Att transplantera en lever fran gris och fa den att fungera i ménniska &r mer
komplicerat &n hjérta och njure eftersom levern utfor fler funktioner. Férutom att
filtrera blodet fran giftiga &mnen sé tillverkar levern manga viktiga biologiska
komponenter som till exempel hormoner, galla och blodplittar. Aven dessa
komponenter méste accepteras av mottagarens immunforsvar nir de utsondras.

I januari 2024 provade lakare pd Massachusetts General Hospital, 1 Boston USA
att koppla en lever fran en gris till en ménniska utan att transplantera. Organet
kom frén den avelslinje av grisar som tagits fram av foretaget eGenesis
(beskrivet i 5.3.1). Méanniskan som levern kopplades till var hjairndéd och
ddarmed avliden i laglig bemirkelse och experimentet var bestdmt att stoppas
efter tre dagar. Levern 1ag i en maskin utanfor kroppen kopplat till mdnniskans
blodomlopp och passerade genom levern. Forskarna kunde se hur levern
filtrerade blod utan att kroppens immunforsvar reagerade péa organet. Metoden
skulle kunna fungera som akut atgérd vid leversvikt i véntan pé transplantation.

I mars 2024 blev forskare vid Xijing Hospital of the Air Force Military Medical
University, Kina, forst i virlden med att transplantera en lever fran gris till en
méinniska. Ocksa i det hir forsoket var manniskan hjarndéd och experimentet
var pa forhand bestdmt att stoppas efter tio dagar. Forskarna sag inga tecken pa
bortstétning och kunde observera hur levern producerade galla. Grisarna som
anvindes i det kinesiska forsoket hade 6 genetiska fordndringar, tre gener hade
tagits bort, och tre forts in, i syfte att minska risken for bortstétning. 78
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6 Gendrivare

6.1 Gendrivare sprider anlag snabbt 1 en population

En gendrivare dr bade en naturlig process och en teknik. Naturliga gendrivare
kallas ibland sjdlviskt DNA eller sjdlviska gener som sprider sig snabbt och blir
vanliga i en population dven om de inte ger individen en fordel. Forskare har
latit sig inspireras och utvecklat syntetiska gendrivare for att snabbt driva upp
frekvensen av en dnskvird egenskap i en population. De anvdndningsomraden
som man ser fOr syntetiska gendrivare ar primért att minska populationer av
smittbdrande myggor, skadedjur inom jordbruket och vissa invasiva djur. Det
kan till exempel goras genom att sprida genvarianter som himmar
organismernas fortplantning. Annu har forsék med gendrivare bara gjorts i
kontrollerade laboratorier och inte i miljon.

6.1.1 CRISPR/Cas9 som gendrivare

Nir gensaxen CRISPR/Cas9 utvecklades tog forskningsomrédet om gendrivare
fart. CRISPR/Cas9 fungerar i det hdar sammanhanget som sjidlva gendrivaren och
kopplas till den genvariant som ska spridas. Som gendrivare kan CRISPR/Cas9
glra s att en genvariant som bara finns pa en av kromosomerna i ett
kromosompar hamnar pé badda kromosomerna. En heterozygot blir en
homozygot. Det betyder att alla avkommor kommer att drva just den
genvarianten och den blir d& vanlig i populationen pa bara nagra generationer.

For att kunna astadkomma detta modifieras en individ, till exempel en mygga,
genetiskt. Modifieringen bestér av de gener som kodar for CRISPR/Cas9 kopplat
till den genvariant forskaren vill sprida. Cellerna borjar tillverka en version av
CRISPR/Cas9 som dr designat for att klippa den region pa den icke-modifierade
kromosomen som motsvarar det stélle i genomet som CRISPR-generna
introducerats i den genetiskt modifierade kromosomen. Vid lagningen av DNA -
klippet anvinds sedan den modifierade kromosomen som mall. Det innebér att
bada kromosomerna nu har gendrivaren med den genvariant inkluderad som
man vill sprida och all avkomma far gendrivaren. I ndsta generation sker samma
sak (Bild 15).
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Genen sprids snabbti populationen

Bild 15. | en population dar en individ modifierats genetiskt med en gendrivare
kopplat till en genvariant (modifierad gen), sprider sig genvarianten mycket
snabbare i ndstkommande generationer an vad som forviantas med Mendelsk
nedarvning.

6.1.2 Potentiella anvindningsomriaden for gendrivare

Gendrivare fungerar bara pé organismer som forokar sig sexuellt och for att
spridningen i en population ska vara effektiv méste generationstiden vara kort.
Insekter som bananflugor och myggor har kort generationstid och ett dgg
utvecklas till en fullvuxen fluga eller mygga pa nagra fi veckor.

Forsta gdngen det visades att gendrivare fungerar i praktiken var nér forskare
under 2015 fick en genvariant att snabbt sprida sig i en population av
bananflugor i ett laboratorium. Det verktyg som anvéndes som gendrivare var
CRISPR/Cas9 och den genvariant som spreds resulterade i att alla flugor i
populationen fick gula 6gon. Samma ar visade forskare att tekniken dven
fungerar i tvd arter av malariamyggor. Med en gendrivare spreds i studierna
egenskapen sterilitet bland honor vilket ledde till att bada populationerna av
malariamyggor kollapsade. 8-

Forutom att kontrollera populationer av smittbdrande myggor har gendrivare
foreslagits kunna anvéndas for att kontrollera invasiva arter.
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En invasiv art 4r en frimmande art som introducerats till ett omrade utanfor sitt
ursprungliga utbredningsomrade och dar hotar den biologiska mangfalden eller
har andra negativa effekter pa socioekonomiska vérden eller médnniskors hélsa.
Globalt &r invasiva arter ett av de allvarligaste hoten mot biologisk méngfald.
Forskare arbetar till exempel med att utveckla en gendrivare for att minska
populationen av moss i Australien (se 6.4).

Ytterligare potentiella anvdndningsomraden finns inom jordbruket. Nagra av de
omraden som diskuteras ar att med gendrivare minska populationer av
véxtskadegorare. En egenskap som skulle kunna spridas &r att géra skadegoraren
kanslig mot ett visst imne som é&r ofarligt for andra arter. Nar man besprutar en
vaxtodling med d@mnet skulle skadegoraren do utan att paverkaandra organismer
och miljon. Man skulle ocksa kunna anvinda gendrivare for att gora
vaxtskadegorare eller ogris som blivit resistenta mot ett visst bekdmpningsmedel
kéansliga igen. Det har varit svart att utveckla gendrivare for vixter, men 2024
var aret som det lyckades (se 6.2).

I september 2024 var gendrivare for 82 arter under utveckling, varav gendrivare
i 18 arter provas i laboratoriemiljo. Vanligast forekommande &r gendrivare i
smittbdrande myggor och skadeinsekter. En majoritet utvecklas for att
kontrollera storleken pa populationer och endast ett fatal dr utvecklade for att
modifiera egenskaper i annat syfte. Target Malaria ir ett icke-vinstdrivande
forskningskonsortium vars mal &r att utveckla och dela med sig av tekniker for
att kontrollera malaria. Konsortiet har uttalat en forhoppning om att kunna préva
en gendrivare i malariamyggor i faltforsok inom fem ar.

6.1.3 Gendrivare —risker och reglering

Gendrivare skiljer sig frén andra genetiskt modifierade organismer i och med att
syftet &r att de ska sprida sig snabbt och i naturliga populationer, vilket &r nagon
man i vanliga fall vill undvika och kontrollera. Beddmning av den risk en
gendrivare kan utgora blir dirfor svarare.

Som teknik har gendrivare potential att bidra till att 16sa allvarliga
samhéllsproblem som att bekdmpa sjukdomar som malaria och denguefeber,
skydda ekosystem mot invasiva arter, och ta plats som alternativ till
bekdmpningsmedel inom vixtodling. Men tekniken &r relativt ny, kontroversiell
och omgérdas bade av tekniska osékerheter och etiska fragestillningar. Vad
hinder om gendrivaren kommer in i en annan population eller en nirbeslaktad
art som man inte vill sl& ut? Vad hinder med ett ekosystem nér en population av
en art minskar kraftigt — finns det da risk att den ersétts av en annan art som
vallar 4nnu fler problem?

Det pagér mycket forskning for att utveckla gendrivare som gar att kontrollera
och éterstilla, vars effekt avtar med tid eller bara fungerar i viss temperatur eller
tillsammans med vissa kemikalier. Ett exempel pa sadan forskning ar en studie
som publicerades under 2024 som beskriver en effektiv broms for en gendrivare
i malariamyggor (se 6.3).
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Anvindningen av gendrivare &r i nuldget i stort sett blockerad av den lagstifining
som reglerar genetiskt modifierade organismer. Aven om den lagstiftningen
varierar i olika lander sa stills ofta hoga krav pa riskbedémning som kan vara
svar att efterleva nér det géller gendrivare, till exempel kravet pa att minska
risken for spridning. For att fullt ut bedéma risk i samband med att en gendrivare
anvénds i en viss miljo méste alla potentiella oonskade hdndelser identifieras pa
systemniva. Det i sin tur stiller stora krav pa att man forstar den miljé som
gendrivaren ska anvindas i, till exempel betrdffande den komplicerade matrix av
biologiska interaktioner som pégér i ett ekosystem, och de fysiska egenskaperna
i miljon. Eftersom gendrivare aldrig studerats utanfor ett laboratorium blir
resonemanget dnnu teoretisk.

Nedan foljer nagra forskningsnyheter om gendrivare som publicerats under
2024.

6.2 Forsta gangen gendrivare fungerar i véaxter

Sedan 2015 har forskare féatt gendrivare att fungera i insekter och i mdss men
aldrig 1 véxter. Det beror pa att vixtceller har en reparationsmekanism som gor
att CRISPR/Cas9 hér fungerar simre som gendrivare. I tva studier som
publicerades parallellt i Nature Plants under 2024 visade forskare for forsta
gangen hur de lyckats ta sig forbi problemet och fatt en gendrivare att fungera i
modellvéxten backtrav (4drabidopsis thaliana).

Béda gruppema anvénde sig av en liknande princip, som pé engelska kallas ”cut
and rescue”. De modifierade védxten s att en kromosom fick gener som kodar
for komponenterna i gensaxen CRISPR/Cas9. Gensaxen far agera gendrivare
och &r designad att klippa itu en specifik gen som behovs for att vixtens
konsceller (pollen och frodmne) ska utvecklas. Till gendrivaren kopplade de
dven en modifierad back-up-version av den gen som klipptes itu. Det gor att
endast de konsceller vars enda kromosom har bade gendrivaren och den
modifierade back-up-versionen av genen overlever. Gendrivaren kommer di
nedérvas till nésta generation.

Ett potentiellt anvindningsomrade for gendrivaren i védxter vore en mer hallbar
bekédmpning av ett specifikt ogrds, menar forskarna. Om den egenskap som
sprids med gendrivaren vore 6kad kénslighet for ett bekdmpningsmedel, skulle
ogriiset gé att bekimpa med mindre méingd bekimpningsmedel. 34

6.3 En gendrivare med broms

I en studie som publicerades under 2024 beskriver en forskargrupp hur de
utvecklat en gendrivare med inbyggd broms. Gendrivaren ér utvecklad for
malariamyggor. Liknande fors6k har gjorts tidigare men det hér &r forsta gdngen
som det fungerar i en storre population i laboratoriemiljé. Innovationen ar viktig
ur ett sdkerhetsperspektiv. Det &r troligen avgorande att kontrollerande verktyg
likt detta fungerar for att fa tillstdnd att studera en gendrivare utanfor
laboratoriet.
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Gendrivaren ar utvecklad for en av de arter av myggor som sprider malaria,
Anopheles gambiae. Forskarna visade att gendrivaren fungerade for att driva
egenskapen hon-sterilitet och populationen kollapsade inom sju till elva
generationer. Som broms anvéndes ett anti-CRISPR (Acr) protein som finns
naturligt i virus (bakteriofager) som angriper bakterier. CRISPR har sitt ursprung
i bakterier och anti-CRISPR-proteinerna &r ett resultat av en evolutiondr
kapprustning mellan bakterier och de virus som infekterar dem. Ett anti-
CRISPR-protein binder till och blockerar sjdlva klipp-delen i CRISPR/Cas9.

I en population dér det fanns bade myggor med och utan gendrivare, och dér
gendrivaren spreds, introducerades en tredje typ av myggor som modifierats med
en gen for anti-CRISPR. Nar myggor med gendrivaren parade sig med myggor
som har anti-CRISPR stoppades gendrivaren, eftersom anti-CRISPR hdmmade
aktiviteten av CRISPR/Cas9. Forskarna kunde i ndgra experiment visa att
gendrivaren forsvann helt ur populationen efter bara nigra generationer. Det hér
skulle kunna vara ett sétt att kontrollera en gendrivare och hindra att den sprids
utanfor den population som den ér avsedd for. %

6.4 Gendrivare 1 kampen mot invasiva moss

Husmus (Mus musculus) &r en invasiv art i Australien dit den kom med sjofarare
i slutet av 1700-talet. Forutom att rdknas som skadedjur inom bland annat
jordbruket s& paverkar den manga arter negativt som inte dr anpassade till mdss.
Hittills har framfor allt gift anvénts i kampen mot mdssen, vilket dr dyrt och kan
skada dven andra arter. Forskare har déarfor intresserat sig for att utveckla
alternativa beké@mpningsmetoder, bland annat gendrivare.

I husmusens genom finns en naturlig gendrivare som kallas for t-haplotyp. Den
nedarvs till 95 procent av avkomman i stillet for de forvintade 50 procenten.
Forskama forstirkte det naturliga systemet genom att introducera CRISPR/Cas9
i t-haplotypen. CRISPR/Cas9 designades for att inducera mutationer i en gen
som behdvs for hon-fertilitet. Mutationerna i den genen gér avkomman steril.
Forskarna kunde visa att 95 procent av laboratorie-mossen drvde gendrivaren
som de kallade t-CRISPR. Datasimuleringar pekade pa att en population med
200 000 moss skulle kunna kollapsa inom 25 dr om 256 moss med t-CRISPR
slédpptes ut i den populationen. ¥

Samma forskargrupp som utvecklat t-CRISPR har ocksa utvecklat ett system for
Overvakning av framtida eventuella forsok av deras gendrivare utanfor en
laboratoriemiljo. Deras metod baseras pd eDNA (fran engelskans environmental
DNA) som provtas fran miljon dar mdss forvintas finnas. Proven som eDNA
extraheras ur kan vara till exempel vatten, jord eller komma frén olika ytor.
Maénga studier har visat att det &r mdjligt att identifiera vilka arter som finns i en
viss miljo via eDNA. Forskargruppen visade i en studie fran 2024 att de kunde
identifiera moss i en miljo med hjdlp av eDNA och de presenterade ett protokoll
de utvecklat for tekniken kvantitativ PCR. De skulle ocksé kunna identifiera om
mossen i miljon har gendrivaren i sitt genom eller inte. %
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7 Lagar och regler kring genteknik

7.1 Regler for hantering av genetiskt modifierade
organismer tas fram

Bestdmmelserna kring genetiskt modifierade organismer har sina rotter i det
sdkerhetstink kring anvdndningen av genteknik som utvecklades under mitten av
1970-talet samtidigt som forskningen om rekombinant-DNA tog fart. En oro for
att genetiskt modifierade virus och bakterier skulle kunna utsitta ménniskor for
hélsorisker fick forskarna sjilva att utlysa en paus i forskningen.

Vid den s kallade Asilomar-konferensen om rekombinant DNA-teknik som
holls 1975 diskuterades olika etik- och sékerhetsfragor. Det ledde till att
riktlinjer togs fram for hur man skulle hantera de potentiella men okénda
riskerna med den hér nya tekniken. Forskningen kunde sedan fortsétta under de
nya sékerhetsriktlinjerna. Konferensen, och den diskussion som fordes bade
inom forskarvirlden och publikt, kom att 6ka intresset for genetik fran
allménheten och paverkade diskussionerna kring medicinsk genteknik och
anvéndningen av genetiskt modifierade véxter inom jordbruket. Det ledde ocksé
till att det utvecklades nationella och internationella riktlinjer och s& sméningom
lagar for en siker anvindning av genteknik.

I Sverige bildades 1980 Delegationen for hybrid-DNA-forskning, vilken hade
till uppgift att Gverse en séker anvindning av genteknik. Omkring mitten av
1980-talet utvecklade olika linder inom den Europeiska Gemenskapen, EG,
lagstiftning for att reglera hanteringen av rekombinant DNA. Mot slutet av
1980-talet kom den lagstiftning pa plats som &r foregéngaren till dagens EU-
lagstiftning p& omradet. I Sverige ombildades 1994 Delegationen for hybrid-
DNA-forskning till Genteknikndmnden efter en utredning av
Genteknikberedningen (SOU 1992:82), se prop. 1993/94:198.
Genteknikndmnden skulle vara en oberoende myndighet med uppgift att bevaka
och agera radgivande i frigor om etik och sdkerhet, liksom i fragor kring
lagstiftning om genteknik.

Definierande i den lagstiftning som arbetades fram under 1980- och 1990-talet
var dels att forsiktighetsprincipen genomsyrade regleringen, dels att den hade
fokus pa tekniken som anvénts for att generera en genetiskt modifierad
organism. Lagstiftningen i Europa blev processorienterad snarare dn
produktorienterad till skillnad fran den lagstiftning som togs fram i USA och i
manga andra lander.

Under lagstiftningsprocessen i slutet av 1980-talet argumenterade till exempel
organisationen European Molecular Biology Organisation, EMBO, som samlar
tusentals forskare, tillsammans med sexton nobelpristagare i fysiologi eller
medicin att lagstiftningen borde fokusera pa den nya egenskapen och produkten
snarare dn processen med vilken produkten utvecklats. Man menade att risker
har att gora med produktens egenskaper, inte med tekniken i sig.
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De argumenten vann dock inte gehor och fokus bibehdlls pa tekniken och
processen nir Europaparlamentets och radets direktiv 2001/18/EG om avsiktlig
utséttning av genetiskt modifierade organismer i miljon antogs.

7.2 Dagens reglering av genetiskt modifierade organismer

I Sverige regleras anvindningen av genetiskt modifierade organismer for att
sdkerstilla att mdnniskors hélsa och miljon skyddas i 13 kap. miljobalken. Om
den genetiskt modifierade organismen ska hanteras i ett laboratorium, en
vaxtodlingsfacilitet eller i ett akvarium, och ddrmed kan avskiljas fran att
komma ut i miljon, kallas det i lagstiftningen for innesluten anvindning.
Faltforsok av en genetiskt modifierad groda eller en klinisk provning av en
genterapi bendmns avsiktlig utsdtining. Miljobalken reglerar sa vil innesluten
anvéndning, avsiktlig utsdttning av genetiskt modifierade organismer i miljon
som utsldppande pa marknaden. Tillsammans med annan lagstiftning pd omradet
stipuleras hir krav pa anmélan och/eller tillstdnd, den riskbedomning som ska
goras och de skyddsatgirder som ska vidtas. I Sverige delas ansvaret for tillstand
och tillsyn gillande genetiskt modifierade organismer mellan olika
expertmyndigheter (se faktaruta 1 pd sidan 66).

I miljobalken anges ocksa att sirskild etisk hinsyn ska tas nér en genetiskt
modifierad organism hanteras. Har framgér att Genteknikndmnden ska bevaka
de etiska fragorna och f6lja genteknikens utveckling, samt ge rdd om
anvindningen av genteknik.

7.2.1 Definitionen av en genetiskt modifierad organism

Direktiv 2001/18/EG (ibland kallat utséttningsdirektivet) reglerar hanteringen av
genetiskt modifierade organismer i miljon inom EU. Hér, och i miljobalken,
definieras en genetiskt modifierad organism som:

“en organism, med undantag for mdnniskor, i vilken det genetiska materialet
har dndrats pd ett sdadant sdtt som inte sker naturligt genom parning eller
naturlig rekombination.”

Definitionen omfattar fall dir en gen fran en organism flyttats in i en annan med
rekombinant DNA-teknik. Ocksé de fall dir en gen via genteknik flyttas mellan
individer av samma art, eller mellan korsningsbara arter, ticks in av
lagstiftningen, d&ven om den genen skulle ha kunnat foras over pa naturlig vag,
Definitionen av en genetiskt modifierad organism omfattar ocksa resultatet av
slumpméssig mutagenes som induceras av stralning eller mutagena kemikalier
med syftet att 6ka den genetiska variationen i véaxter. Ddremot omfattar
definitionen till exempel inte induktion av polyplodi, alltsa
kromosomfordubbling.

En organism definieras som varje biologisk enhet som kan foroka sig eller
Overfora genetiskt material. Det innebér en vidare definition &n vad som &r
vanligt inom vetenskapen. Aven genetiskt modifierade minniskoceller eller
virusvektorer som anvinds inom genterapi rdknas som organismer i
lagstiftningen.
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7.2.2 Slumpmassig men inte riktad mutagenes ir undantaget
reglering

Organismer modifierade med slumpméssig mutagenes undantas fran
regleringen. Tekniken har frekvent anvénts sedan 1930-talet inom
vaxtforddlingen och metoden anses dérfor ha en lang historia av siker
anvéndning. Det innebér bland annat att det inte finns krav pa riskbedomning for
grodor forddlade med mutagenesteknik. Ocksd metoden att sld samman (fusera)
viaxtceller, som genom traditionella foradlingsmetoder kan utbyta genetiskt
material, dr undantagen fran regleringen.

Idag har tekniker for genomredigering, till exempel gensaxen CRISPR/Cas9,
utvecklats. De teknikerna ger &ndringar pa specifika platser i genomet utan att
nytt DNA behover ha tillforts och kallas ibland riktad mutagenes.
Genomredigering hor till de tekniker som inom EU kallas nya genomiska
tekniker (NGT). Nya genomiska tekniker &r tekniker som uppkommit efter 2001,
da utséttningsdirektivet 2001/18/EG antogs. En organism som fatt riktade
mutationer med NGT omfattas av definitionen for en genetiskt modifierad
organism, pa samma grund som en organism som fétt genetiska dndringar med
slumpmissig mutagenes. Till skillnad fran slumpméssig mutagenes undantas
inte NGT-inducerade mutationer fran regleringen, trots att de bada teknikerna
skulle kunna ge upphov till identiska mutationer. Endast organismer som
modifierats med tekniker med lang historia av siker anvdndning undantas. Det
innefattar inte NGT vilket EU-domstolen slog fast i ett avgérande 2018 (mal C-
528/16).

7.2.3 Behov av uppdaterad lagstiftning

Att inte undanta ndgon typ av NGT leder till problem med att f6lja lagstiftningen
nér det kommer till tillstdnd for att slédppa ut en produkt pad marknaden. Det beror
pa det krav pa sparbarhet som lagen foreskriver. I ett prov taget av en organism
ar det ndmligen inte mdjligt att detektera om en mutation har uppstatt spontant,
som resultat av teknik som &r undantagen i lagstifiningen eller som resultat av
NGT. Det dr ocksd mycket svart att utveckla en robust metod som detekterar en
punktmutation i en organisms DNA, som kan anvéndas for att analysera ett prov
av till exempel en groda som tagits vid en stickprovskontroll.

Inom EU f6rhandlas nu ett forslag pa en ny forordning som lyfter ut véixter (men
inte djur eller mikroorganismer) forddlade med vissa NGT frdn nuvarande
reglering for genetiskt modifierade organismer om vixten har fatt genetiska
fordndringar som ocksé skulle kunna ha uppstétt vid konventionell foradling (se
7.3). Utanfor EU har redan nérmare 30 ldnder &ndrat sin lagstiftning for att ge
undantag for genomredigerade organismer som inte tillforts nytt DNA (se 7.4).

7.2.4 Innesluten anvindning av genetiskt modifierade organismer

Genetiskt modifierade organismer som inte ska sléppas ut i miljon utan endast
hanteras i laboratorier, odlingsrum eller akvarier regleras enligt den svenska
forordningen (2000:271), och Europaparlamentets och radets direktiv
2009/41/EG om innesluten anvindning av genetiskt modifierade
mikroorganismer (GMM). GMM ér Arbetsmiljoverkets ansvarsomréde.
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For att fa hantera GMM stills krav pa en anmélan, och beroende av organismens
riskprofil eventuellt ocksa tillstind. Jordbruksverket ansvarar for genetiskt
modifierade vaxter och landlevande djur, och Havs- och vattenmyndigheten
ansvarar for vattenlevande djur. For att fa odla GM-véxter eller hilla GM-djur
krivs godkénda anldggningar och tillstand. Utdver det krdvs anmélan for de
olika vixterna eller djuren till den ansvariga myndigheten.

Faktaruta 1. Svenska myndigheter som hanterar friagor om
genetiskt modifierade organismer.

Genteknikndmnden &r remissinstans med uppgift att bevaka etiska och
sikerhetsaspekter vid ansokningar om avsiktlig utsattning och utsléppande
pa marknaden av genetiskt modifierade organismer. Namnden har ocksa i
uppdrag att informera allmdnheten och regeringen om genteknik.

Naturvardsverket dr remissinstans vid ansokningar om avsiktlig
utsdttning av genetiskt modifierade organismer och nationell kontaktpunkt
for Cartagena-protokollet (se 7.2.13).

Arbetsmiljoverket ir ansvarig myndighet for innesluten anvandning av
genetiskt modifierade mikroorganismer.

Jordbruksverket dr ansvarig myndighet for innesluten anvéndning av
genetiskt modifierade nematoder, spindeldjur och insekter, for vaxter och
landlevande djur samt for avsiktlig utséttning och utslappande pa
marknaden av genetiskt modifierade vixter och djur.

Skogsstyrelsen ar ansvarig myndighet for avsiktlig utsattning och
utsldppande pd marknaden av genetiskt modifierade skogstrad for
virkesproduktion.

Kemikalieinspektionen ar ansvarig myndighet for avsiktlig utséttning och
utsldppande pd marknaden av genetiskt modifierade mikroorganismer,
nematoder, spindeldjur och insekter.

Havs- och vattenmyndigheten ir ansvarig myndighet for innesluten
anvéindning, avsiktlig utsdttning och utslippande pa marknaden av
genetiskt modifierade vattenlevande organismer.

Livsmedelsverket ir ansvarig myndighet for ansdkningar om utslappande
pa marknaden av genetiskt modifierade livsmedel, samt ansvarig for
provtagning for identifiering och kvantifiering av genetiskt modifierade
livsmedelsprodukter.

Likemedelsverket ar ansvarig myndighet for avsiktlig utsittning (kliniska
provningar) och utslippande pa marknaden av likemedel som innehaller
genetiskt modifierade organismer.
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Lékemedel som innehaller eller bestar av en genetiskt modifierad organism, till
exempel en genterapi som innehéller en virusvektor, studeras forst i ett
toxikologiskt program dir det testas p4 humana celler och i djurmodeller innan
det gér dver i klinisk provning och testas pa manniska. Det finns dven krav pé
sarskild mirkning och hantering av dessa likemedel for att undvika att de sprids.
Niér det kommer till genetiskt modifierade celler fran médnniskor, eller frén
véxter eller djur, hanteras de i lagstiftningen som GMM, och Arbetsmiljoverket
ar ansvarig myndighet.

7.2.5 Avsiktlig utsittning i miljon

Genetiskt modifierade organismer som hanteras utanfor en innesluten,
kontrollerad miljo, regleras av utséttningsdirektivet 2001/18/EG, som
implementerats i den svenska forordningen 2002:1086. Avsiktlig utséttning i
miljon handlar i Sverige i dag framfor allt om faltforsok med genetiskt
modifierade véxter, vilket Jordbruksverket ansvarar for, och likemedel som
innehéller eller bestar av genetiskt modifierade organismer, som
Lékemedelsverket ansvarar for.

Marknadsgodkédnnande pa EU-niva avser framfor allt import av genetiskt
modifierade vaxtmaterial for livsmedel eller foder samt likemedel som
innehaller genetiskt modifierade organismer. Nationellt dr det Jordbruksverket
och Livsmedelsverket som ér ansvariga myndigheter for viaxter och
Lakemedelsverket for lakemedel. P4 EU-niva 4r Europeiska myndigheten for
livsmedelssdkerhet (European Food Safety Authority, Efsa) utredande
myndighet for vixter som ska anvéndas som livsmedel och foder och Europeiska
lakemedelsmyndigheten (European Medicines Agency, EMA) utredande
myndighet for likemedel. Beslut fattas i EU-kommissionen genom ett
kommittéforfarande. Specifika EU-forordningar reglerar olika aspekter infor
marknadsgodkénnande, till exempel forordning 1829/2003 om genetiskt
modifierade livsmedel och foder och forordning 1830/2003 om spérbarhet och
mairkning. Méarkningslagstiftningen stiller krav pa mérkning av genetiskt
modifierade produkter, s konsumenten kan goéra medvetna val.

Inblandning av genetiskt modifierade organismer till mer dn 0,9 procent till
exempel genom pollen eller fréspridning vid odling eller inblandning p& grund
av otillracklig sarhallning leder till att hela produkten maste betraktas som
genetiskt modifierad. Det kan stilla till problem, till exempel for en ekologisk
odlare, dér genetiskt modifierade organismer inte &r tilldtna. I 32 kap.
miljobalken regleras fragor om skadestand, se ocksé betinkandet SOU 2007:273
om ansvarsfrigan vid odling av genmodifierade grodor. ¥

7.2.6 Riskbedomning

Innan tillstand kan ges for avsiktlig utséttning av en genetiskt modifierad
organism i miljon maste en riskbedémning goras, och den ansvariga
myndigheten skickar en sammanfattning av ansdkan till EU-kommissionen samt
ger allménheten och andra intresserade tid och mdjlighet att yttra sig.
Genteknikndmnden och oftast ocksa Naturvardsverket ska ges mojlighet att yttra

sig.
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Syftet med en riskbeddmning é&r att fran fall till fall identifiera och utvirdera de
potentiella negativa effekter som en avsiktlig utséttning eller ett utslappande pa
marknaden av genetiskt modifierade organismer kan fa for médnniskors hilsa
eller miljon. En genetiskt modifierad organism ska om mojligt bedomas i
jamforelse med den icke-modifierade motsvarigheten. Bade de avsedda
fordndringarna som den genetiskt modifierad organismen har och de eventuella
icke-avsedda ska bedomas, liksom bade omedelbara risker och sddana som kan
tdnkas intriffa efter lang tid eller som effekt av kumulativa exponeringar.
Samspelet med utséttningsmiljon ska ocksé analyseras.

Niér det handlar om véxter ska man till exempel gora en analys av om véxten kan
bli invasiv, om det finns risk for gendverforing mellan vixter, eller mellan
véxten och mikroorganismer, och om det kan finnas paverkan pa biogeokemiska
processer. Om vixten ska anviandas som livsmedel eller foder ska det
undersdkas om den kan ge effekter pA manniskors eller djurs hélsa, till exempel
orsaka allergier eller vara toxisk. Det undersdkts bland annat genom forsok pa
rattor. De flesta fragorna kan ocksa tillampas pa andra organismer &n vaxter.
Aven paverkan eller samverkan med olika djur eller andra organismer och deras
populationer kan behova analyseras.

Den miljériskbedomning som den ansvariga myndigheten gor fokuserar strikt pa
den genetiskt modifierade organismen, och konsekvenser av att sétta ut den i
miljon eller anvdnda den som livsmedel eller foder. Har finns inte mdjlighet att
viga risk mot nytta. For analyser av den typen av aspekter har
Gentekniknédmnden en viktig roll.

7.2.7 Kliniska provningar med GMO-lakemedel

Lakemedel kan besta av eller innehélla genetiskt modifierade organismer, sa
kallade GMO-ldkemedel. I lagstiftningen definieras bade enskilda celler och
virus som organismer, dven om de inte skulle gora det enligt vetenskapliga
definitioner. Ett GMO-ldkemedel kan innehélla eller bestd av genetiskt
modifierade bakterier, virusvektorer eller ménskliga celler som modifierats
genetiskt med hjélp av virusvektorer, eller celler som genomredigerats med
tekniker som CRISPR/Cas9. Ofta &r det genterapier dér virusvektorer anvands
for att transportera in en ny gen i patientens celler.

For att utfora en klinisk provning av ett GMO-likemedel kravs tillstdnd fran
Likemedelsverket. Ett tillstdind omfattar provningens medicinska godkénnande
och dess miljomassiga konsekvenser. En miljoriskbedomning (ERA) ska
medfdlja ansokan i enlighet med EU-direktiv 2001/18/EG, bilaga II och IIIA.

Olika EU-l4dnder anvander direktiven olika, vissa anvénder likt Sverige
2001/18/EG (utsattningsdirektivet) och andra 2009/41/EG (innesluten
anvandning av GMM). I Sverige dr Lakemedelsverket i regel ansvarig
myndighet, men om det inom ramen for provningen finns delar som kan
beddmas omfatta innesluten anvandning av GMM ansvarar i stillet
Arbetsmiljoverket.
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7.2.8 Kliniska provningar av GMO-liikemedel i Sverige 2024

Genteknikndmnden &r remissinstans for kliniska provningar av GMO-ldkemedel.
Samtliga Genteknikndmndens yttranden gar att ldsa i sin helhet pd ndmndens
webbsida. Under 2024 yttrade sig nimnden om tva ansdkningar. Bada géllde
genetiskt modifierade T-celler som anvénds vid cancerbehandling, sa kallade
CAR T-cell-terapier.

7.2.9 Faltforsok med genetiskt modifierade vixter

Huvuddelen av den grundforskning eller utveckling av nya grédor som omfattar
genetiskt modifierade viaxter dger rum i odlingsrum eller véxthus och omfattas
da av reglerna for innesluten anvandning. Det édr dock stor skillnad mellan den
kontrollerade miljon i ett odlingsrum eller vaxthus och den varierade miljé som
en vaxt moéter i den yttre miljon om den odlas i falt. I filt utsatts vaxten for
variationer i ljus och vattentillgang, exponeras for stress i form av till exempel
torka eller angrepp fran patogener och insekter. Jordens mineralsammanséttning,
struktur och innehéll av mikroorganismer paverkar ocksa véxten. Det dr mycket
mojligt att en vaxt som i vaxthus véxer betydligt battre och ger storre méngd
fron, och dédrmed véntas ge hdgre avkastning pé dkern inte gor det nér den
samtidigt méste svara pa olika miljosignaler och stress som den da utsétts for.

Flera sdsongers rigordsa studier pa olika odlingsplatser krdavs ocksa for att kunna
dra slutsatser om den genetiskt modifierade vaxten skiljer sig p& andra
avgorande sitt dn avsett fran en icke-modifierad. Att den inte gor det dr ett krav i
en riskbedomning infor ett godkdnnande att sldppa ut vixten pa marknaden.

7.2.10 Filtforsok godkinda i Sverige 2024

Under 2024 gav Jordbruksverket tillstdnd for tvé olika faltforsok med genetiskt
modifierade véxter i Sverige. Bdda forsoken handlade om genetiskt modifierade
trad, asp och hybridasp, som i det ena forsoket modifierats for kad tillvaxt,
forédndrad ligninhalt och 6kad torkresistens och i det andra forsoket for fordndrad
fotosyntes och metabolism. Genteknikndmnden var remissinstans under
riskbedomningen till bada. Yttranden, och eventuella reservationer, gar att lasa i
sin helhet pa Gentekniknimndens webbsida.

Godkédnnanden for faltforsok ér giltiga 1 fem &r och det betyder att det finns
godkdnnanden for ytterligare ett antal pagdende faltforsok i Sverige. De
inkluderar ytterligare tva forsok med trad (godkidnda 2020 och 2022), ett med
modellvéixten Arabidopsis (godkéint 2023), ett med vete (godkdnt 2019) och fem
olika faltforsok med potatis (godkdnda 2019, 2020, 2021, samt tva 2023). Se
Jordbruksverkets hemsida for mer information och EU:s register for avsiktlig

utsittning av genetiskt modifierade organismer i experimentella syften.

7.2.11 Godkinnande av GM-viixter for utsléippande p4 EU-
marknaden

Utslédppande av genetiskt modifierade véxter pd marknaden regleras antingen av
utsdttningsdirektivet (2001/18/EG) eller av EU:s forordning om genetiskt
modifierade livsmedel och foder (EG 1829/2003).


https://ec.europa.eu/food/food-feed-portal/screen/gmob/search
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Bestdmmelserna i utsittningsdirektivet tillimpas exempelvis vid import av
snittblommor, dvs. inte livsmedel. Férordningen tillimpas om viaxterna eller
vaxtprodukterna dr avsedda som livsmedel eller foder. D& giller ocksé
forordningen om spérbarhet och méarkning av genetiskt modifierade organismer
och sparbarhet av livsmedel och foderprodukter som ar framstéllda av genetiskt
modifierade organismer (EG 1830/2003). Efsa &r den myndighet som
handlagger och bedomer ansdkningar om utsldppande pa marknaden.

Efsa:s och den nationella myndighetens utredning baseras pa en ansékan som
innehéller en dossier med dokumentation for att mdjliggora den rigordsa
riskbedomning som krivs. Den genetiska modifieringen ska beskrivas i detalj.
Underlag ska finnas som kan pavisa att dndringen inte ger negativa
konsekvenser for ménniskors och djurs hélsa pé kort och lang sikt. Handlar det
om en groda som ska anvdndas som livsmedel krivs utfordringsforsok av ratta i
90 dagar. Det giller oavsett om ansdkan avser en ny genetisk fordndring (sa
kallat event), eller om den avser en véxt dar tidigare godkdnda events
kombineras genom att vixterna korsats. Underlag fran faltforsok ska ocksa
presenteras som utvisar att vixten, i jimforelse med en motsvarande icke-
modifierad véxt, inte ger negativa konsekvenser for miljon pa kort eller lang
sikt.

For livsmedel eller foder kravs metoder for att detektera, identifiera och
kvantifiera den genetiska édndringen. Metoderna ska kunna anvindas av
certifierade laboratorier for att till exempel analysera prover av livsmedel eller
av vaxtmaterial insamlade av tullen.

Enligt lagstiftningen ska Efsas handlédggning ta sex manader, men tar i realiteten
betydligt ldngre tid delvis pa grund av svarigheten att korrekt folja utstakad
metodik i den stora miangd guidedokument som den sdkande har att folja, vilket i
regel leder till flera krav pa kompletteringar. Att fa en groda provad och
godkind enligt géllande lagstiftning &r mycket kostsamt och tar lang tid. Endast
de stdrsta multinationella forddlingsforetagen finns bland de som ansdker om
godkidnnande av en genetiskt modifierad véxt for import till EU for att fa
anvianda den som livsmedel och foder. Ansdkan om tillstdnd for kommersiell
odling forekommer i princip inte inom EU.

Beslut om marknadsgodkinnande fattas i Standing Committee on Plants,
Animals, Food and Feed, Paff-kommittén, dir samtliga EU-medlemsstater ar
foretrddda. Efsa presenterar och diskuterar ansdkan och riskbedémningen med
medlemmarna i Paff-kommittén, och publicerar ocksa riskbedémningen i en
Oppen tidskrift, Efsa Journal. Om Efsa inte bedomer att grédan har storre
paverkan pa miljon eller ménniskors hilsa &n motsvarande icke-modifierad
skriver kommissionen ett forslag till beslut om godkédnnande. Dérefter sker
omrostning i Paff-kommittén. Kvalificerad majoritet krivs for ett godkédnnande.
Det betyder att 55 procent av medlemsstaterna maste séga ja, och de ska
representera 65 procent av EU:s befolkning. Om omrostningen inte resulterar i
ett nej, men en kvalificerad majoritet for ett ja inte kan uppnés vid
omrostningarna kan EU-kommissionen fora beslutet vidare till en
overklagandekommitté (appeal committée).
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Inom EU har medlemsstaterna olika syn pa genetiskt modifierade organismer,
dér vissa dr mer tillatande och andra mer kritiska. Vid kommittéomrostningar
mellan 2003 och 2014 rostade Finland, Ruménien, Nederldnderna,
Storbritannien, Tjeckien, Sverige och Spanien ja till mer dn 80 procent av
ansokningarna, medan Osterrike, Luxemburg, Ungern, Grekland, Cypern och
Litauen rostade nej till mer &n 80 procent. Italien, Frankrike, Bulgarien och
Irland lade ner sin rost vid minst 40 procent av omrostningarna.

Pa grund av att fragan ar kraftigt politiserad har en kvalificerad majoritet aldrig
ndtts i Paff-omrostningarna sedan 2001/18/EG-direktivet infordes. *°

7.2.12 Genetiskt modifierade vixter godkinda for importi EU 2024

Under 2024 rostade Paff-kommittén om godkénnande eller fornyat godkdnnande
av totalt nio olika genetiskt modifierade majs, och en genetiskt modifierad
bomull. Alla bedomdes av Efsa ha motsvarande risk som en icke-modifierade
vaxt for att ge en negativ paverkan pa hilsan eller pa miljén. Vid ingen av
omrdstningarna uppnaddes kvalificerad majoritet, utan samtliga resulterade i ”no
opinion”. Anledningar som anfordes for att rosta nej eller 1dgga ner sin rost var
att landet inte hade en nationell position i fragan, en negativ opinion,
forsiktighetsprincipen, politiska skil, vetenskapliga skl eller i ndgot fall att
vixten hade en gen for antibiotikaresistens. Aven om Sverige rostade enligt
forslaget till beslut, alltsa ja, pdpekade Sveriges representant i Paff-kommittén i
de fall det handlade om en groda som modifierats for att vara tolerant mot
herbiciden glufosinat-ammonium, som kan vara mutagen eller cancerogen, att
man forbehaller sig att inte rdsta pa samma sétt om det skulle handla om
godkidnnande av odling. Detta eftersom herbiciden inte 4r godkdnd inom EU och
fors till kategori 1B av kemikalier som kan vara cancerframkallande och
reproduktionsstorande.

Fyra av de genetiskt modifierade majsen och tvé olika raps (som rostats om
under 2023) godkindes under 2024 {6r import och som anvindning for
livsmedel och foder av 6verklagandekommittén.

Utover dessa fick ocksa tva olika genetiskt modifierade nejlikor fornyat
godkénnande for import som snittblomma av de nederlindska myndigheterna, da
inga medlemsstater hade framfort motiverade invéindningar mot ett
godkdnnande. Nér det handlar om import enligt utsdttningsdirektivet kan den
nationella myndigheten besluta direkt utan prévning av Efsa och efterféljande
omrdstning, om ingen medlemsstat framfor ndgon invéndning.

Idag odlas endast en genetiskt modifierad groda inom EU, en majs (MONS810).
Det ér en sa kallad Bt-majs, som bér en gen frn Bacillus thuringiensis, vilken
gor den motstandskraftig mot angrepp av majsmott. Majsen odlas endast i
Spanien och pé begransade arealer i Portugal. Daremot importeras en hel del
genetiskt modifierade vixter eller vixtmaterial till EU, inkluderande drygt 30
miljoner ton (2021) sojabdna, majs, raps och sockerbeta varav det mesta anvénds
som djurfoder.
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Faktaruta 2. Webbsidor med databaser som ger information om
genetiskt modifierade organismer, GMO, i EU och i évriga
virlden:

EU:s register 6ver GMO godkéinda som livsmedel och foder, GMO
godkénda under direktiv 2001/18/EC (till exempel GM-nejlikor), samt

godkénda faltforsok.

Biosafety Clearing-House samlar information om levande modifierade

organismer (LMO) och &r en plattform som Konventionen for biologisk
méngfalds star bakom.

EUginius, EUropean GMO [Nltiative for a Unified Database System ar en
databas 6ver GMO med fokus pa Europa. Har finns ocksa information om
GMO godkinda i 6vriga vérlden och méanga liankar till andra GMO-
relaterade webbsidor.

GM approval database listar GMO godkénda pé olika platser i varlden.
Bakom sidan star The International Service for the Acquisition of Agri-

biotech Applications (ISAAA).

7.2.13 Cartagenaprotokollet - en internationell reglering av levande
modifierade organismer

Inom ramen for FN:s konvention om biologisk mangfald finns
Cartagenaprotokollet om biosdkerhet. Protokollet trddde i1 kraft 2003 och har 173
parter, inklusive Sverige. Det hér protokollet bevakar sérskilt forflyttningar ver
nationsgrinser och potentiella risker for biodiversitet, ekosystem och
ursprungsbefolkningar. I Cartagenaprotokollet talar man om levande modifierad
organism (LMO) i stéllet for genetiskt modifierad organism. Definitionen av en
LMO ér “en levande organism som besitter en ny kombination av genetiskt
material framstdillt genom anvindning av modern bioteknik”. Med modern
bioteknik menar man in vitro-nukelinsyratekniker som rekombinant DNA-teknik
och direkt injektion av nukleinsyror (DNA eller RNA) i celler, samt fusion av
celler 6ver den taxonomiska nivén familj, som dverkommer naturliga
reproduktiva barridrer och som inte &r tekniker som anvénds inom traditionell
forddling och selektion.

Regelbundna méten hélls med parterna till protokollet och man tillser en siker
hantering, transport och anvindning av LMO. Man bistér ocksa till exempel med
utvecklingen av riskbedémningsprotokoll och liknande for lander som arbetar
med att implementera en reglering kring genetiskt modifierade organismer.


https://food.ec.europa.eu/plants/genetically-modified-organisms/gmo-register_en
https://bch.cbd.int/
http://www.euginius.eu/
http://www.isaaa.org/gmapprovaldatabase/
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7.3 Genteknikens reglering 1 fordndring

7.3.1 Forslag om ny lagstiftning for vixter foradlade med vissa NGT

Sommaren 2023 lade EU-kommissionen fram ett forslag pé en forordning som
lyfter ut vixter forddlade med vissa nya genomiska tekniker (NGT) fran
nuvarande lagstiftning for genetiskt modifierade organismer. NGT

omfattar genomredigering med tekniker som CRISPR/Cas9 och introduktion av
sekvenser som ocksé skulle kunnat foras dver via korsningsforadling.
Kommissionen bedomer att det dr angelédget att underlitta anvéindningen av
NGT i forddling av grodor for ett mer hallbart jordbruk. Teknikerna kan till
exempel snabba pé forddlingen av olika grodor som &r bittre anpassade till ett
forédndrat klimat eller har tolerans mot olika viaxtsjukdomar. Det skulle minska
behovet av att anvinda bekdmpningsmedel och 6ka livsmedelssékerheten inom
EU. !

I dagens lagstifining kring genetiskt modifierade organismer undantas vaxter
som forddlats med slumpméssig mutagenes, men inte de som forddlats med
riktad mutagens, vilket innebar att det finns krav pa riskbedémning for den ena
men inte den andra, trots att det skulle kunna handla om samma typ av genetiska
fordndring. Lagstiftningen &r ocksé illa anpassad till organismer som foréndrats
genetiskt med NGT, dir inget nytt DNA tillforts véxten, i och med att den ocksé
stéller krav pa metoder for detektion, som &r svéra eller omojliga att uppfylla.
Under rddande lagstifining kan NGT-forddlade grodor darfor inte godkénnas for
kommersiell odling eller for import inom EU. Ett par EU-finansierade
forskningsprojekt, kallade DARWIN och DETECTIVE ska utreda potentiella
strategier for sparning och detektion. °>%3

Samtidigt har manga ldnder utanfér EU léttat pa sina regelverk kring
genomredigerade vixter, till exempel Storbritannien, Kanada, USA, manga
lander i1 Latinamerika, Indien, Kina, Filippinerna, Japan och Australien (se 7.4).
Maénga olika genomredigerade grodor finns i forskningsfas eller har redan
undantagits reglering och dr pa vidg mot kommersiell odling och forséljning.

7.3.2 Vad innebér den foreslagna NGT-forordningen?

I NGT-forordningen foreslas vaxter fordadlade med NGT att delas in i tvé olika
kategorier, kategori | NGT (NGT1) och kategori 2 NGT (NGT2). NGT1-véxter
definieras av att de har forandringar som ocksé skulle ha kunnat uppstatt via
konventionell forddling. En sddan vaxt ska, i princip, behandlas som en
konventionellt forddlad véxt, och dirmed undantas fran krav pa riskbedomning
enligt nuvarande lagstiftning.

En vixt ska kunna verifieras som en NGT1-vixt om den uppfyller vissa kriterier
som specificeras i forslaget, till exempel att den inte har fler 4n 20 mutationer.

For att ge transparens och valfrihet for odlaren ska NGT1-véxter listas i ett dppet
register, och det ska framga i sortregister och pa fropésar att vaxten dr en NGT1-
vaxt. Daremot ska inte en produkt behova méarkas mot konsument om den
innehaller ingredienser fran en NGT1-vixt.
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I enlighet med 6nskemal fran ekologiska odlare som vill undvika genetiskt
modifierade vaxter innehéaller lagforslaget ett forbud mot anvandning av NGT1-
viixter inom ekologisk odling. (Aven om vixter som foriddlats med

slumpvis mutagenes per definition dr genetisk modifierade sa ar de inte &r
forbjudna i ekologisk odling.)

Om en vixt som forddlats med NGT har mer komplexa fordandringar, till
exempel ett stort antal mutationer, och ddrmed inte uppfyller kriterierna for
NGTT ska den i stillet klassas som NGT2. En NGT2-véxt ska behandlas som en
genetiskt modifierad véxt och riskbedomas enligt dagens lagstiftning, samt
mirkas mot konsument. Riskbedémningen ska dock kunna anpassas efter de
fordndringar som gjorts. Forordningen ger ocksd sma och medelstora foretag rétt
till en lagre kostnad och stod i ansdkningsprocessen. Det ska ocksa finnas
incitament for att underldtta for vixter som forddlats med olika
hallbarhetsaspekter som mal. Till exempel ska producenten kunna mérka
produkten med de héllbarhetsegenskaper som véxten forddlats for att fa.

7.3.3 NGT-lagforslaget har rostats igenom i Europaparlamentet

Forslaget om en NGT-forordning rostades i februari 2024 igenom i
Europaparlamentet, och parlamentet fastslog sedan detta i en andra omrdstning i
april 2024. Europaparlamentet rostade ocksa for ett antal &ndringar och tilligg
till kommissionens lagforslag. Man lade till exempel till text som starkare
betonar vikten av forsiktighetsprincipen. Andra tilldgg eller dndringar berdérde
kriterierna for definitionen av en NGT1-vixt, och man justerade till exempel for
att kunna beakta om véxten dr diploid eller polyploid nér man beréknar antal
fordndringar som kan godkénnas enligt NGT1-kriterierna.

Parlamentet rostade ocksa igenom att alla livsmedel och foder som producerats
av NGT-vaxtmaterial ska gé att spara via dokumentation och unik kod. Vidare
ska beslut kunna aterkallas om risk for hélsa eller miljo identifieras.

Det storsta tilldgget handlade dock om patent pd NGT-véxter. Patent berors inte
alls 1 kommissionens lagforslag, men Europaparlamentet gjorde tilligget att
NGT-vixter inte ska gé att patentera. IP-rittigheter ska i stéllet tillses via
vaxtforddlarrdtten. Parlamentet foreslog ocksé fordndringar i lagstiftningen kring
IP-skydd for bioteknologiska innovationer. **

7.3.4 Inget beslut i ministerradet 2024

Spanien, som var ordférande i ministerradet hosten 2023 var mycket drivande i
frigan om NGT-forordningen. Det pagick intensiva forhandlingar kring
lagforslaget. Till exempel diskuterades forbudet for NGT inom ekologisk odling,
liksom samexistens och sdrhéllning och kompromisser forhandlades fram.

En forsta presentation av medlemsstaternas stindpunkter 4gde rum i december
2023. Det var inte en formell omrostning, men det blev tydligt att lagforslaget
har ett starkt stod, sannolikt av fler &n 15 medlemsstater, ddribland av Sverige.
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I radet ska beslut fattas med kvalificerad majoritet. Det betyder att for att
forslaget ska ga igenom maste 55 procent av EU:s 27 medlemsstater rosta ja
(alltsa minst 15 stater), men de méaste ocksa representera minst 65 procent av
EU:s totala befolkning. Eftersom ett par befolkningsrika stater, som Polen och
Tyskland, antingen var negativa till lagforslaget, eller skulle lagga ner sin rost
vid en omrostning, blev det tydligt att kvalificerad majoritet &nnu inte var
uppnadd.

Liksom i Europaparlamentet diskuterades fragan om patenterbarhet av NGT-
véxter intensivt i radet. Den fragan verkade vara stdtestenen for flera stater,
inklusive Polen. Belgien fortsatte forhandlingarna under sitt ordférandeskap
varen 2024, med sérskilt fokus pa patentfragan. Ett forslag med forhandlade
kompromisser presenterades i februari 2024, men en kvalificerad majoritet
kunde inte nas.

Ungern som tog 6ver ordférandeskapet sommaren 2024 hor till de stater inom
EU som é&r mest negativa till genetiskt modifierade organismer. Ungern lyfte
flera fragor i ett sa kallat non-paper, for fortsatt diskussion, till exempel
riskbedomningar och mérkning av NGT1-véxter. En del av dessa hade tidigare
forhandlats och flera medlemsstater onskade att inte ater Gppna de
forhandlingarna. Under hosten 2024 holls fa moten dar lagforslaget var pa
agendan, och medlemsstaterna nddde inte en kompromiss som en kvalificerad
majoritet kan stilla sig bakom.

Forhandlingarna kring NGT-lagforslaget fortsitter under varen 2025 med Polen
som ordforandeland. Under tiden utreder kommissionen frdgan om patent och
NGT.

7.4 Reglering av genomredigerade organismer 1 virlden

Manga liander har nationella lagstiftningar som reglerar hanteringen av genetiskt
modifierade organismer i specifika biosdkerhetsprotokoll, &ven om man har
nagot olika definitioner pd vad som utgdr en genetiskt modifierad organism.
Samtliga lagstiftningar syftar till att skydda milj6 och hdlsa men kan se olika ut.
Regleringen kan vara antingen produktfokuserad eller processfokuserad. I en
produktfokuserad reglering utvérderas den potentiella risken med produkten.
Den hir végen foljer till exempel USA, Kanada, Argentina och Brasilien medan
en processorienterad reglering har fokus pé tekniken som anvénts for att
utveckla produkten. EU har en processorienterad reglering. Hur man reglerar
genomredigerade organismer skiljer sig ocksé &t mycket — frdn en léttare
reglering till att det i princip finns forbud.

I ndrmare trettio l&nder har man reviderat lagstifiningen kring genetiskt
modifierade organismer och léttat regleringen for genomredigerade organismer.
Landernas lagstiftning kring genomredigerade organismer dr dock inte
harmoniserad. Det kan innebéra hinder for innovation och foretagande, vilket ar
tydligt i och med att mycket fa produkter kommit ut pa marknaden, trots mycket
forskning och utveckling. %6105
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7.4.1 Exempel pi liinder och regioner med léittad reglering av
genomredigerade organismer

I manga lénder, till exempel i Syd- och Latinamerika och i Japan, har man infort
system med mojlighet for forskare och foretag att ansdka om att undanta
organismer som modifierats med genomredigeringstekniker frén reglering som
genetiskt modifierad, om den uppfyller vissa kriterier. Ett viktigt kriterium ar att
inget nytt DNA introducerats, alternativt att organismen inte fatt nigon ny
kombination av genetiskt material — det senare foljer definitionen for en LMO
inom Cartagenaprotokollet. Fordndringen ses da som jamforbar med de
fordndringar som skulle kunna uppkomma spontant eller genom konventionell
forddling. Undantag ges ofta fran fall till fall och i en del linder kan ett sadant
undantag ges redan tidigt i forsknings- och utvecklingsprocessen. Det innebér att
ett sddant utfirdande inte behdver betyda att produkten &r ndra att komma ut pa
marknaden, eller att den ndgonsin kommer att gora det.

I Japan maste genomredigerade organismer registreras men sa lange inget
frimmande DNA har introducerats krdver man inte sdkerhets- och
miljobeddmningar. Genomredigerade grodor beddms fran fall till fall, och en
notifiering ska goras som ger information om den teknik som anvénts och vilka
gener som redigerats. 2021 marknadsgodkidnde Japan som forsta land i virlden
en CRISPR-modifierad tomat och tvd modifierade fiskarter som livsmedel.

I USA regleras inte genomredigerade organismer som genetiskt modifierade om
de inte innehaller ndgot frimmande DNA. De kan undantas om det kan visas att
det inte foreligger nagon risk som dr annorlunda &n for en traditionellt forddlad
groda. Detta behandlas i upp till tre olika instanser: US Department of
Agriculture’s Animal and Plant Health Inspection Service (USDA-APHIS),
Food and Drug Administration (FDA), Environmental Protection Agency
(EPA). USDA-APHIS fokuserar pa att skydda jordbruket fran sjukdomar,
skadeinsekter, ogrés eller invasiva organismer. Det finns mojlighet att ansoka
om “icke-reglerad status” for en genetiskt modifierad groda om den som ansoker
kan ge underlag som visar att den inte medfor ndgon risk for jordbruket. FDA
overvakar livsmedelssédkerhet och EPA reglerar pesticider, inklusive
insektsresistenta grodor, som till exempel Bt-majs.

Kanadas biosdkerhetslagstiftning har fokus pa om produkten har nagra nya
egenskaper eller inte, oberoende av hur den tagits fram — genom traditionella
metoder eller gentekniska. Genomredigeringstekniker kan ge bade egenskaper
som dr kénda sedan innan och nya egenskaper, och behandlas ddrmed olika i
olika fall. Enbart de som bedéms ha en ny egenskap ska genomga en
riskbedomning. Man har inte krav pd mérkning eller sparning for genetiskt
modifierade grodor eller varor, men utséddessektorn har etablerat en databas for
att det ska vara tydligt for lantbrukare inom konventionell och ekologisk odling
hur sorten forddlats.

Forra aret, 2023, antog Storbritannien en ny lag kallad Genetic Technology
(Precision Breeding) Act. Precisionsforddlade organismer édr den term som
britterna anvinder om nya genomiska tekniker om genomredigering har anvénts.



77

Man arbetar for att ytterligare lagstiftning ska komma pa plats for att lagen ska
kunna implementeras, och initialt precisionsforddlade véxter, men i senare skede
ocksé djur ska kunna undantas frén regleringar kring genetiskt modifierade
organismer, dir Storbritannien foljer EU:s lagstiftning. Precision Breeding Act
géller endast i England i dagsléget.

Australien och Nya Zeeland har en gemensam myndighet for
livsmedelssékerhet, som beslutar om godkdnnande och mérkning av genetiskt
modifierade organismer. Instéllningen skiljer sig dock at mellan de tva ldnderna,
dér Australien reglerar genomredigerade organismer utan nytt DNA som
konventionella, men dvriga som genetiskt modifierade organismer. Under éret
har ocksa det mer skeptiska Nya Zealand borjat se ver sina lagar med samma
syfte.

Kinas regering har investerat mycket i forskningsprojekt riktade mot jordbruket,
och kinesiska forskare publicerar flest forskningsartiklar i varlden om grodor
forddlade med CRISPR/Cas. Trots det har Kina har en relativt forsiktig
regulatorisk ansats, med riskbeddmning av genomredigerade organismer och
man haller pa att vidareutveckla sin reglering for dessa. Det ar uppenbart att man
ser en stor potential i genomredigering som forddlingsverktyg.

I Indien undantas genomredigerade vixter fran biosékerhetslagstiftningen om
man kan visa att inget frimmande DNA 4r nidrvarande, vilket krévs for att
medge undantag. Bangladesh har f6ljt Indien och antagit en liknande reglering i
ar. Filippinerna undantar genomredigerade vixter som inte har nagon ny
kombination av genetiskt material som erhéllits med hjilp av bioteknik fran
GMO-lagstiftningen. Thailand antog 2024 en reglering som likstéller
genomredigerade organismer med konventionellt forddlade, om de inte har fatt
nidgot DNA som inte skulle kunna forts 6ver med korsning.

Ryssland, som historiskt varit timligen skeptiskt till genetiskt modifierade
organismer, verkar anta en mer tilldtande attityd till genomredigerade vaxter
men landet har inte en reglering pa plats for detta.

Under senare ar har ett antal afrikanska lander utarbetat lagstifiningar kring
genetiskt modifierade organismer, och flera ldnder odlar genetiskt modifierade
grodor. I flera afrikanska ldnder har man ocksa stérkt sin bioteknikforskning.
Eftersom manga afrikanska ldnder 4r i processen att ta fram lagstiftning kring
genetiskt modifierade organismer har fa dnnu ett regelverk for genomredigerade
organismer. Manga afrikanska ldnder sdder om Sahara paverkas mycket av hur
diskussionen gar inom EU. Nigeria specificerar dock att genomredigerade
produkter som inte innehéller en ny kombination av genetiskt material ska
regleras som icke-GMO. Kenya har tagit fram riktlinjer for genomredigerade
organismer. Fokus dr pa en tidig konsultation for att fran fall till fall avgoéra niva
pa riskbeddmning eller om de kan undantas frén regleringen.

Pa webbsidan Global Gene Editing Regulation Tracker and Index finns
information om hur genomredigerade organismer regleras i olika delar av
vérlden.



https://crispr-gene-editing-regs-tracker.geneticliteracyproject.org/
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7.4.2 Harmonisering av reglering skulle underliitta
kommersialisering

Sammanfattningsvis dr det alltsd méanga lédnder, och eventuellt snart ocksa EU,
som justerar sin lagstiftning kring genetiskt modifierade organismer for att
anpassa den till genomredigerade organismer. Terminologin for detta skiljer sig
at — det kan kallas nya genomiska tekniker (NGT), nya forddlingstekniker (new
breeding techniques, NBT) eller precisionsforddling. Dessutom skiljer sig ocksa
bade grunder for undantag och vad som krivs for de organismer som fér
undantag fran reglering. Hur undantagna organismer registreras och gors
offentliga, om det finns incitament for méarkning till konsument eller inte skiljer
sig ocksa at, liksom fragan om hur patent och licens kring den hér typen verktyg
och organismer regleras.

Forskare och foradlingsorganisationer patalar vikten av en global harmonisering
av lagstiftningen pa de hér omradena, eftersom det annars blir svart for foretag
att investera och kommersialisera produkterna. OECD (The Organisation for
Economic Co-operation and Development) arbetar for en harmonisering. '°¢'%7
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8 Miljobalkens paverkan pa forskning och
utveckling

Miljobalken reglerar hur genetiskt modifierade organismer far hanteras, bade nir
det kommer till innesluten anvandning och vid utséttning i miljon, och bade for
forskningsédndamal och for kommersiell tillimpning. Som beskrivits ovan i
avsnitt 7.2 reglar ocksd EU-forordningar liksom andra svenska bestimmelser
hanteringen av genetiskt modifierade organismer.

8.1 Dags for en Oversyn av regleringen av innesluten
anvindning av genetiskt modifierade véxter och djur

Genteknikndmnden har under det gadngna aret (2024) vént sig till handlaggare
vid de myndigheter som har ansvar for olika aspekter av tillstdnd och tillsyn for
verksamheter som anvinder genteknik med fragan om hur de ser att
miljobalkens bestimmelser paverkar forskning och utveckling. Nedan aterges
svar fran Jordbruksverket och Havs- och vattenmyndigheten.

Jordbruksverket ansvarar for innesluten anviandning av véxter, storsvampar och
landlevande djur. Det pipekas att anvdindningen av genetiskt modifierade djur
och vixter inom forskning &r mycket varierad och det dr langt ifran all forskning
som utgdr nagon fara for manniskors hélsa eller miljon. P4 samma sétt kan dven
risken med vissa sorters verksamhet, som exempelvis lagring av skordat
véixtmaterial fran faltfors6k med genetiskt modifierade vixter, vara obefintlig.

Enligt miljobalken maste dock alla som hanterar genetiskt fordndrade djur och
vaxter inom ramen for innesluten anvindning vidta inneslutningsétgiarder som
astadkommer en hog grad av sékerhet for allménheten och miljon (se 13 kap. 5 §
miljobalken (1998:808)) dven om verksamhetsutdvaren bedomer att
verksamheten inte utgdr nagon risk for manniskors hélsa och miljon.

Vidare papekar myndighetens handlaggare att forordningen (2000:271) om
innesluten anvindning av GMO har olika reglering 1 vissa avseenden gillande
genetiskt modifierade mikroorganismer jaimfort med 6vriga GMO. For
verksamhet med véxter och djur krdvs det alltid bade tillstdnd for brukande av
anldggning och anmélan om verksamhet. For viss verksamhet med genetiskt
modifierade mikroorganismer kan det vara tillrickligt med enbart en anmélan.
Det finns ocksa undantag fran tillstandsplikt for vissa genetiskt modifierade
mikroorganismer som utgoér en forsumbar, 1&g eller ingen risk. D4 kan det ricka
med att anvindningen anméls utan att tillstdnd kravs. Ett motsvarande undantag
finns inte for 6vriga genetiskt modifierade organismer.

Dessa olikheter i lagstifiningen kan leda till svarigheter i tillimpning av
bestammelserna och olikheter 1 konkurrensforhéllanden som inte dr motiverade
utifrdn risken som den genetiskt modifierade organismen utgdr for ménniskors
hilsa och miljon.
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EU-direktivet om innesluten anvidndning, som implementerades i forordning
2000:271, omfattade bara genetiskt modifierade mikroorganismer samt vixt- och
djurceller. Nédr Sverige gick med i EU och skulle genomf6ra direktivet i svensk
ritt valde man att inkludera alla organismer, ocksa djur och véxter. Det finns
séledes utrymme for Sverige att justera i bestimmelserna. Det har nu gétt 30 ar
sedan reglerna antogs. Jordbruksverket menar att det &r oklart om regelverket
forsvarar eller stoder forskning och utveckling pa omradet. Det behdvs en
generell Gversyn av lagstiftningen for att uppdatera den utifran de eventuella
framsteg och lardomar som framkommit inom forskningen genom aren.

Det ar mdjligt att en ny reglering om nya genomiska tekniker (NGT) avseende
vaxter kommer att antas inom EU. Vixter med sadana genetiska fordndringar
som likavél hade kunnat uppsté naturligt eller vid konventionell véxtforadling
ska i enlighet med EU-forslaget kunna slédppas ut i miljon eller pd marknaden i
en betydligt enklare process. Det finns skil att anta att en motsvarande reglering
kommer framéver dven for djur. Det bor leda till mojlighet for fler aktorer att
jobba med modifiering av djurs och véxters genom. Men innan en véxt har
verifierats som en s kallad kategori 1 NGT-véxt é&r den en GMO och omfattas
av lagstiftningen om innesluten anvéndning. En 6versyn av regleringen av vixter
och djur dr rimlig for att tillse att lagstiftningen inte hindra utvecklingen av
anviandandet av dessa nya tekniker.

Havs- och vattenmyndigheten (HaV) ansvarar for vattenlevande genetiskt
modifierade organismer. De enda av HaV utfirdade tillstdnden for fisk avser
innesluten anvindning och brukande av anldggning for zebrafisk som anvénds
inom forskning. Det finns dock inte nagra hinder for ansdkningar avseende

andra arter och en motsvarande anmélan och ansdkan skulle behandlas pa
samma sétt som tidigare ansokningar behandlats, forutsatt att det ror
landbaserade odlingssystem. Det finns idag inte ndgot marknadsgodkannande for
genetiskt modifierad fisk som livsmedel. HaV bedomer att det inte gors forsok
pa detta med anledning av att det ar for osdkert och ekonomiskt riskabelt.

8.2 Lagstiftning kring utséttning har stor paverkan pa
vaxtforskning och forddling

EU har en av virldens stringaste lagstiftningar nir det kommer till reglering av
utséttning av genetiskt modifierade vixter. Det har lett till att det idag finns
ytterst lite kommersiell odling av genetiskt modifierade grodor inom EU.
Endast en insektsresistent majs odlas i Spanien och pé smaé arealer i Portugal.
Den godkiandes 1998, alltsa redan fore utsdttningsdirektivet trddde i kraft, och
har sedan dess fatt fornyat godkdnnande. Senaste nya godkénnandet for
kommersiell odling var 2010, for en potatis med dndrad stirkelse-
sammanséttning, men det godkdnnandet drogs tillbaka pa grund av ett
procedurfel i godkdnnandeprocessen ar 2013.
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Aven processen for att f3 tillstind for import av genetiskt modifierade vixter for
anvandning som livsmedel, foder eller som snittblomma ar lang, omstiandlig och
ddrmed ocksd mycket kostsam. Det stinger de facto ut smé och medelstora fro-
och forddlingsforetag fran EU:s marknad. For vixter forddlade med NGT
tillkommer ocksa krav pa sparbarhet som dr svara eller rent av omgjliga att
mdota, vilket gér dagens lagstiftning déligt anpassad till den typen av
foradlingsteknik. 2

Vidare dr dven mojligheten att bedriva faltforsok med genetiskt modifierade
véxter begrdnsad i manga EU-lédnder. Féltforsok dr mycket viktiga inom
vaxtforskning och forddling for att ta reda pa om egenskaper som observeras
under laborativa och kontrollerade forhallanden ocksé kan ses under de
komplexa forhéllanden som miljon i falt ger. Sverige utmaérker sig som ett av fa
EU-lander dar faltforsok faktiskt far tillstand och genomfors. Men det sker
mycket f4 faltférsok i Sverige och inom &vriga EU, och pa mycket smi arealer. I
EU:s register anges att 72 forsok godkénts i Sverige under nuvarande
lagstiftning, alltsa sedan 2001. I hela EU anges att 679 faltforsok godkénts.
Halften av dessa (340) har godkénts i Spanien. I ar (2024) har ett forsok forts in i
registret fran Sverige, ett frin Danmark, tre fran Belgien och tva fran Italien. De
flesta av dessa handlar om vixter som modifierats med NGT. '%

Aven om fa filtforsok bedrivs inom EU pagér mycket viixtforskning i Sverige
och dven i manga andra EU-ldnder, varav en stor del innefattar anvindning av
genetiskt modifierade véxter. Fjorton universitetsinstitutioner runt om i Sverige
hade en anldggning med tillstdnd fran Jordbruksverket for innesluten anviandning
av genetiskt modifierade véxter ar 2020. Den typen av forskning bedrivs alltsa
vid de flesta av Sveriges laroséten.

Forskningen pé genomredigerade grodor med NGT-tekniker som CRISPR/Cas9,
domineras dock av Kina. Av de 963 vetenskapliga artiklar om grodor
modifierade med genomredigering som samlats i EU-SAGE-databasen
(www.eu-sage.eu/genome-search) vid arsskiftet 2024/2025 stod Kina for 557
(57 procent), USA 183 (19 procent) och EU:s medlemsstater stod for 144
artiklar (15 procent).

Sex artiklar i databasen hade svenska forfattare, varav fem studier var av potatis.
Forskningen som omfattar genomredigering pa potatis har lett till utvecklingen
av foretaget SolEdits. Inom ramen for foretagets verksamhet utvecklar forskare
knutna till Sveriges Lantbruksuniversitet metodik for genomredigering i potatis,
och utfor ocksa redigeringar i samarbeten med andra forskargrupper eller pa
uppdrag av forskare och foretag. I dagslidget att det dock 1 princip omojligt att fa
ut resultaten fran forskningen i form av produkter pd EU-marknaden pa grund av
att lagstiftningen inte &r anpassad till NGT-forddlade grodor. I stillet kan potatis
som NGT-forddlats i Sverige tas vidare till marknader utanfér EU. En potatis
som utvecklades i samarbete mellan argentinska och svenska forskare, som fatt
en mutation i en gen som gor att den inte blir brun vid skada. Den fick under
2023 gront ljus att undantas reglering enligt den argentinska lagstiftningen for
genetiskt modifierade organismer.


http://www.eu-sage.eu/genome-search
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Osikerheten kring lagstiftningen for NGT-forddlade véxter verkar ocksa paverka
EU-finansieringen av véxtforskning som syftar mot foradling av grodor, enligt
en rapport fran Plants for the Future, European Technology Platform, Plant
ETP. En analys av EU-finansiering for véxtforskning och foradling visar en
sjunkande trend i projekt som anvdnder NGT &ver de senaste tre ramverken for
forskningsfinansiering, FP7, Horisont 2020 (FP8) och nu halvvigs in i Horisont
Europa (FP9). I FP7-finansierade foradlingsrelaterade projekt angav 24 procent
anvandning av NGT och transgentekniker, i Horisont 2020 var den siffran uppe
pa 37 procent, medan den i det nuvarande programmet for Horisont Europa &r
tillbaka pa 24 procent som anvander NGT och i princip inga som anvéander
transgenteknik. Utdver osdkerheten kring om lagforslaget for NGT-forddlade
véxter ska gé igenom, paverkar ocksa specifika krav som stélls i utlysningarna
pa att resulterande grodor ska kunna anvéndas inom bade konventionell och
ekologisk odling. I och med att genetiskt modifierade grodor inte &r tilldtna inom
ekologisk odling, och NGT-grodor réknas dit, ldgger sddana krav en restriktion
mot att anvinda NGT i forskningen som finansieras. '%°

Aven om mycket avancerad viixtforskning pagér i Sverige och dvriga EU ger
den strikta regleringen inom EU alltsa en negativ paverkan pa forskningen. Det
paverkar mdjligheten till forskningsfinansiering for projekt dér genteknik
anvinds. An storre dr paverkan pa mojligheten att ta produkter vidare till EU:s
marknad, vilket verkar negativt pa viljan hos sma och medelstora foretag inom
forddlingsbranschen att anvinda NGT i forddlingsarbetet.

8.3 Behovs miljoriskbedomning infor kliniska provningar
av genterapier med etablerade virusvektorer?

For att utfora en klinisk provning av lidkemedel som innehaller eller bestar av
genetiskt modifierade organismer, krivs, utdver en godkind etikprovning,
tillstand fran Lakemedelsverket. Det tillstdndet omfattar prévningens medicinska
godkénnande samt miljoméssiga konsekvenser. En miljoriskbedomning ska
darfor medfolja ansdkan i enlighet med EU-direktiv 2001/18/EG, bilaga II och
IA.

I manga genterapier anvinds vil beprovade virusvektorer som metod for att
transportera in nytt genetiskt material i cellen. Exempel pa saddana ar adeno-
associerade virus (AAV) som ér den vanligaste virusvektorn och som anvands i
sex av de genterapier som godkénts inom EU. AAV har modifierats genetisk for
att inte kunna replikera (kopieras) och kan ddrmed inte spridas. De dr ocksa ofta
sjalvinaktiverande. Det dr dirmed en forsumbar risk att ett sddant virus ska
kunna sprida sig och ge miljopaverkan.

Nar virusvektorn fort in nytt genetiskt material i patientens celler blir &ven
cellerna genetiskt modifierade. Mianskliga celler kan endast 6verleva in vivo
(inuti kroppen) eller under de noggrant kontrollerade forhallanden betrédffande
ndringstillgdng, temperatur och koldioxidhalt som kan upprétthéllas i ett
laboratorium. Det finns ddrmed ingen risk for spridning eller miljopaverkan fran
dessa.
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I samtliga ansdkningar om klinisk provning som Genteknikndmnden tagit del av
genom Likemedelsverket under 2024 rorde det sig om beprovade virusvektorer
och ménskliga somatiska celler som modifierats genetiskt. Nimnden framforde i
sina yttranden att risken for att virusvektorerna eller de genetisk modifierade
cellerna skulle spridas och ge en negativ paverkan pa miljon, ménniskor och
djur, dr forsumbar eller att ingen risk foreligger. Det krav som stills pa en
miljoriskbeddmning i enlighet med EU-direktiv 2001/18/EG i samband med
ansOkan om klinisk provning med vil beprévade metoder och virusvektorer, kan
dérfor, 1 den hér typen av standardfall, anses utgéra en onddig barridr och
fordrdja processen for likemedelsutveckling.

Det faktum att olika EU-ldnder anvénder olika direktiv vid tillstind om kliniska
provningar skapar problem for ldkemedelsutvecklare. Vissa ldnder anvéander likt
Sverige 2001/18/EG (utsattningsdirektivet) och andra 2009/41/EG (innesluten
anviandning). Det komplicerar framfor allt initieringen av multicenterstudier dér
ett lakemedel provas parallellt pé flera sjukhus i olika ldnder. For genterapier ér
det ett vanligt forfarande eftersom de oftast dr utvecklade for behandling av
séllsynta sjukdomar dér det finns f& patienter i varje land. I forslaget till ny EU-
lakemedelslagstiftning som lades fram under 2023 foreslés att alla ldnder ska
tillampa utsattningsdirektivet, vilket skulle underldtta multicenterstudier om
forslaget gar igenom.

Vidare foreslas i forslaget till ny EU-likemedelslagstifining en forenklad
ansOkningsprocess for att kliniskt préva och marknadsgodkénna ladkemedel som
innehaller genetiskt modifierade organismer, och att akuta och exceptionella
omstindigheter kan utgdra grund for undantag fran kravet pa
miljoriskbedomning for dessa likemedel, till exempel en genterapi. Detta bor
leda till att GMO-ldkemedel snabbare ska kunna tillgdngliggoras genom ett
tillfalligt godkdnnande.
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9 Gentekniknamndens synpunkter

9.1 Genteknikndmnden forordar reglering proportionerlig
mot potentiell risk

Genteknikndmnden ska frimja en etiskt forsvarbar och séker anvéndning av
gentekniken sd méanniskors och djurs hélsa skyddas. Det dr da centralt med en
lagstiftning som leder till ett arbetssétt som adekvat identifierar risker for miljon
och hélsorisker for manniskor och djur, och tar hdnsyn till potentiella etiska
fragor. Det &r ocksé centralt att regleringen ar proportionerlig mot den risk som
kan foreligga, for att inte medféra onddiga hinder for forskning, utveckling och
for att ge mdjligheter for smé och medelstora foretag att anvinda genteknik for
att bidra till livsmedelsforsorjning, medicinska innovationer, samhéllsbyggande
och omstéllning.

Genetiskt modifierade grodor har odlats kommersiellt i snart trettio ar pa stora
arealer i vérlden. Slutsatsen frén de senaste decenniernas forskning och
erfarenheter av odling av genetiskt modifierade grodor och annan anvéndning av
genteknik, &r att tekniken 1 sig och det faktum att véxterna &r genetiskt
modifierade inte medfor risker for hédlsa och milj6 som &r storre dn den som
icke-modifierade vixten medfor. Det dr inte tekniken i sig som kan medfora en
risk, utan den egenskap en véxt har, oavsett hur den har fatt egenskapen.

Genteknikndmnden har darfor under flera ar forordat att en reglering av
genteknikens anvindning bor ha fokus pé produktens egenskaper snarare &n pa
tekniken i sig, till skillnad fran det fokus dagens lagstiftning har. En sddan
fokusdndring skulle medfora en 6kad framtidssékring av lagstiftningen och
tillata teknikutveckling samtidigt som risker for hélsa och miljé6 minimeras. EU-
kommissionens lagforslag om vixter forddlade med NGT ér ett steg 1 den
riktningen.

9.2 Ndmnden vilkomnar forslaget om ny NGT-forordning

EU-kommissionens lagforslag att undanta vissa vixter forddlade med NGT fran
den nuvarande strama regleringen av genetiskt modifierade organismer ppnar
for att dessa tekniker kan anvindas for att foréddla grodor och andra vixter for ett
mer héallbart jordbruk och skogsbruk.

Genteknikndmnden vilkomnar EU-kommissionens lagforslag att lyfta ut vaxter
som forddlats med vissa NGT fran lagstiftningen om genetiskt modifierade
organismer och behandla dem under en egen specialforordning. Med en
forenklad godkdnnandeprocess av véixter modifierade med NGT far svensk
véxtforskning och forddling ett viktigt incitament till fortsatt utveckling vilket
medfor bade nya forskningsinsikter och innovationer, som kan ge 6kad
hallbarhet inom jordbruket och andra niringar. Ndmndens yttrande i fragan fran
hosten 2023 gar att ldsa i sin helhet p4 nimndens webbsida.
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EU:s strama reglering kring genetiskt modifierade organismer reflekterar en
forsiktig och ofta negativ hallning. Flera undersékningar av allmidnhetens
instidllning till genomredigerade grodor, diribland Gentekniknimndens
undersokning fran 2021, indikerar dock en mer tilldtande och positiv attityd
gentemot genomredigerade grodor jAimfort med transgena grodor. En positiv
instéllning hos allménheten &r grundldggande for att forskare och foretag ska
vilja anvinda tekniken, givet att en NGT-férordning kommer pé plats inom EU,
men ocksé for att en bibehallen tillit mellan allmdnhet och myndigheter inom
EU. Under 2025 kommer Efsa att presentera en analys av genomredigerade djur
for livsmedelsproduktion, infor en potentiell l4ttad reglering &ven inom det
omradet. Aven hér dr det visentligt att kiinna till instéllningen hos allménheten
infor mojliga kommande diskussioner och forhandlingar.

Under hosten 2024 genomforde Genteknikndmnden tillsammans med
opinionsinstitutet Novus en undersdkning av svenskars attityder till
genomredigerade grodor och genomredigerade lantbruksdjur och fiskar.
Rapporten kommer att publiceras under varen 2025 (ISBN. 978-91-527-9267-4).

9.3 Ndmnden stodjer en forenklad process for GMO-
lakemedelsansdkan

Genteknikndmnden stddjer de forslag till forenklad ansdkningsprocess for att
kliniskt prova och marknadsgodkénna likemedel som innehéller eller bestar av
genetiskt modifierade organismer i enlighet med forslaget till en ny EU-
lagstiftning (det s kallade ldkemedelspaketet). Namnden anser ocksé att akuta
och exceptionella omstidndigheter kan utgdra grund for undantag frén kravet pa
miljoriskbedomning for att ett Idkemedel som innehaller eller bestar av genetiskt
modifierade organismer, till exempel en genterapi, snabbare ska kunna
tillgéngliggoras genom ett tillfalligt godkdnnande. Ndmndens yttrande angéende
GMO-ldakemedel i forslaget till ny EU-lagstiftning fran hosten 2023 gér att 1dsa i
sin helhet pd ndmndens webbsida.

9.4 Genteknikndmnden vérnar 6ppen tillging till digital
sekvensinformation

Konventionen for biologisk mangfald, CBD, beslutade vid COP161 Cali i
Colombia, hosten 2024, om att infora en nyttodelningsmekanism for digital
sekvensinformation (DSI), vilket dr en term som omfattar den DNA -
sekvensinformation som idag dr deponerad i oppet tillgdngliga databaser.
Beslutet innebér att foretag som anvander den hér typen av information kan
deponera medel till en ny fond, den sé kallade Cali-fonden. Fonden ska stodja
arbetet med att bibehalla och aterstilla biodiversitet, och sarskilt stodja
ursprungsbefolkningar och lokala samhéllen.

Genteknikndmnden anser att det 4r mycket viktigt att vérna den Sppna tillgdngen
for forskare och foretag till databaser med DSI, och att det fortsatt finns
incitament att deponera data i dessa 6ppna databaser.
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10 Ordlista

Ord

Allel

Antigen

Antikropp

Arke

Autoimmun
sjukdom

Baspar

Basredigering

Forklaring

Genvariant. Olika varianter av en gen kan resultera i
olika egenskaper, till exempel olika 6gonféarg. En allel
arvs fran respektive fordlder. Nya alleler uppkommer
nér mutationer uppstar i genen.

Ett 4mne som startar ett immunsvar.

Proteiner som &r en del av immunsvaret och bildas av
B-celler. Antikroppar upptécker och kan “flagga” for
antigen som kommer fran till exempel virus. Det leder
till att andra immunceller aktiveras.

En av de tre stora doménerna av levande organismer.
Tillsammans med bakterierna utgor arkeér de
prokaryota organismerna, vilka, till skillnad fran
eukaryoterna, saknar cellkdrna. Arkéer trivs ofta i
extrema miljoer, som i heta kéllor.

Uppkommer till foljd av att immunsystemet misstar
den egna vdvnaden for fraimmande.

DNA-spiralen dr en dubbelstrangad molekyl som
binds samman via kvdvebaser. Kvévebasen adenin
(A) binder till kvivebasen tymin (T) och bildar
basparet A-T. Kvédvebasen guanin (G) binder till
kvévebasen cytosin (C) och bildar basparet G-C.

En genomredigeringsteknik som anvénds for att andra
enstaka baser i genomet, utan att DNA-stréngarna
klipps upp. Tekniken utnyttjar CRISPR/Cas9 forméaga
att finna specifika regioner i DNA-sekvensen, men
har ett Cas9-enzym dar funktionen att klippa upp
DNA inaktiverats. I stillet for Cas9 med sig andra
enzym-doméner som har formégan att kemiskt
modifiera specifika baser i DNA.
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Ord

Bt-groda

CAR-T-cellterapi

Cas

Cell

Cisgen organism

CRISPR/Cas9

Forklaring

En groda som modifierats genetiskt med en gen fran
bakterien Bacillus thuringiensis. Genen uttrycker ett
protein i vixten som orsakar héal pa tarmen hos
specifika insekter, vanligen fjérilslarver, som éter av
véaxten, och insekten dor. Grodan far ddrmed
motstandskraft mot vissa arter av skadegérande
insekter.

En typ av genterapi dir T-celler (en sorts
immunceller) modifieras genetiskt sa att de uttrycker
en ny receptor i membranet. Receptorn kallas chimér
antigenreceptor (CAR) och gor att T-cellerna blir
bittre pé att uppticka och doda cancerceller.

En forkortning av engelskans CRISPR associated
protein. En grupp endonukleas-enzymer som kan
klyva DNA.

Kroppens ”byggsten”, den funktionella och
strukturella enheten i alla levande organismer. Blir
fler genom delning. En cell upprétthaller en egen
dmnesomsittning och de flesta celler i en manniska
(utom réda blodkroppar och blodplittar) har en
uppsittning av individens genom.

En genetiskt modifierad organism dér det DNA
organismen tillforts kommer fran samma eller en
korsningsbar art.

En teknik for genomredigering som anvéands for att
inducera mutationer riktade till en specifik plats i
genomet (t.ex. en gen). Bestar av ett komplex med
endonukleaset Cas9 som klipper av den dubbla DNA -
straingen och ett guide-RNA som innehéaller
information om var klippet ska utforas. I klippet
uppstar en mutation nér cellens reparationssystem
lagar skadan. CRISPR star for Clustered Regularly
Interspaced Short Palindromic Repeats och forlagan
till tekniken finns som ett forsvarssystem mot virus
hos bakterier och arkeér.
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Ord

DNA

EMA

Efsa

Endonukleas

Enzym

Eukaryot

EU-direktiv

EU-foérordning

EU-kommissionen

Forklaring

Forkortning av deoxiribonukleinsyra (eng.
deoxyribonucleic acid). Den molekyl som utgor den
genetiska informationen i alla levande organismer.
Bestar av en sekvens av enheter som kallas
nukleotider.

European Medicines Agency, EU:s
lakemedelsmyndighet.

Den europeiska myndigheten for livsmedelssédkerhet.
Eng. European Food Safety Authority.

En typ av enzym t.ex. Cas9, som kan klippa upp
DNA-stringarna.

Protein som katalyserar kemiska reaktioner.

Organism som har celler med en membranomsluten
cellkérna. En av de tre stora doménerna av
organismer dit vaxter, djur och svampar hor. Till
skillnad fran prokaryoter (bakterier och arkéer) har
eukaryoter d4ven komplexa strukturer i cellerna som
kallas organeller.

En réttsakt som sétter upp mal som medlemsstaterna
ska uppnd, men de fér sjdlva bestimma hur det ska ga
till.

Bindande rittsakt som ska tillimpas i sin helhet.
Galler direkt och lika i alla medlemsstater.

Foreslar och genomfor EU:s lagstiftning och politik.
Kommissionens ordférande fordelar ansvarsomradena
bland de 27 kommissionérerna (en fran varje
medlemsstat). Arbetet i kommissionen skots av
personalen vid generaldirektoraten som ansvarar for
ett visst politikomrade. Fragor som ror GM-véxter
ligger under generaldirektoratet for hilsa och
livsmedel, forkortat Sante.
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Ord

FDA

Faltforsok

Gen

Genetiskt
modifierad
organism (GMO)

Genetik

Genetisk variation

Genom

Genomredigering

Forklaring

USA:s livsmedels- och likemedelsmyndighet United
States Food and Drug Administration.

Forsoksodling med syfte att analysera paverkan av
olika forhallanden i den yttre miljon pa aspekter av
vaxtens tillvaxt och utveckling, samt vixtens
paverkan pé miljon.

En DNA-sekvens som innehdller information som
avldses till ett mRNA (transkription) som fors ut ur
cellkérnan och vidare till ribosomerna dir
informationen anvénds for att tillverka ett protein
(translation). Finns dven icke-proteinkodande gener,
som till exempel ger upphov till mikroRNA.

I miljobalken och EU:s lagstifining definieras en
genetiskt modifierad organism som “en organism i
vilken det genetiska materialet har &ndrats pa ett
sédant sétt som inte sker naturligt genom parning eller
naturlig rekombination”. Ofta menas dock en
organism i vilken nytt DNA introducerats i genomet
med hjilp av rekombinant DNA-teknik.

Arftlighetslira.

Ett métt pa hur genetiskt olika individer &r inom en art
eller inom en population. I en population med stor
genetisk variation forekommer ménga olika alleler.

Den totala mdngden DNA i en cell. Kallas dven
arvsmassa.

En genteknik som mojliggor riktade mutationer i
genomet. De tekniker som anvinds kallas populért for
gensaxar och inkluderar till exempel CRISPR/Cas9.
Kallas ibland dven genredigering eller geneditering.
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Ord

Gensax

Genterapi

Genuttryck

Guide-RNA

Hemoglobin

Herbicid

Heterozygot

Homozygot

Immunceller

Immunterapi

Forklaring

Tekniker som kan anvéandas for att introducera riktade
mutationer i arvsmassan till exempel CRISPR/Cas9
och TALEN.

En behandlingsform dér patientens genetiska
information forédndras. Ofta ror det sig om att en ny
gen fOrs in i vissa av patientens celler i syfte att den
ska kompensera for motsvarande muterad och
sjukdomsalstrande gen.

Nér en gen avléses (transkriberas) och dess
information Oversitts till ett mRNA sdger man att en
gen r aktiv och uttrycks. Endast vissa gener uttrycks
vid en given tidpunkt i en specifik cell.

I sammanhanget CRISPR/Cas9, en RNA-molekyl dér
20 nukleotider dr komplementdra och binder till ett
specifikt stélle i genomet. Kan designas for att visa
var 1 sekvensen Cas9-enzymet ska klippa. Cas9 bildar
ett komplex med guide-RNA.

Ett protein i roda blodceller som bland annat skdter
syrgastransporten.

Vixtskyddsmedel mot ogrés.

Tva olika varianter (alleler) av en gen, till skillnad
fran en homozygot som é&r tvé identiska alleler av en
gen.

Tva lika varianter (alleler) av en gen, till skillnad fran
en heterozygot som &r tva olika alleler av en gen.

Vita blodkroppar. Celler med funktioner i
immunsvaret.

Behandling dér strategin dr att forma patientens eget
immunsystem att mer effektivt bekdmpa cancer.




91

Ord

Insekticid

Invasiv art

In vitro

In vivo

Klinisk provning

Kodon

Kromosomer

Kvalificerad
majoritet

Kvéavebaser

Forklaring

Medel for att bekdmpa insektsangrepp.

En art vars introduktion eller spridning har
konstaterats hota eller negativt inverka pa den
biologiska mangfalden och relaterade
ekosystemtjinster.

Den latinska termen for i glaset”. Nar celler,
vavnader, eller hela véxter odlas i en petriskal,
provror eller liknade kallas det in vitro-odling.

Betyder i livet” och syftar pa biologiska processer
eller experiment som sker inuti en organism.

En undersokning pa ménniskor av ett likemedels
sikerhet och behandlingseffekt.

Triplett av nukleotider som dversitts med en
aminosyra under proteintillverkningen. Det finns dven
stoppkodon som avslutar proteintillverkningen.

DNA:t i en cell &r sammanpackat runt histoner, 1
strukturer som kallas kromosomer. Antalet
kromosomer varierar mellan olika vaxt- och djurarter,
ménniskan har 23 par kromosomer, alltsé 46 stycken.

Vissa beslut inom EU kraver en kvalificerad majoritet
for att rostas igenom. For att na det krévs att 55
procent av medlemsstaterna rostar for ett visst forslag
och att dessa stater foretrdder minst 65 procent av
EU:s sammanlagda befolkning.

En del av nukleotiderna som bygger upp DNA. De
bildar baspar som héller ihop dubbelspiralen som
DNA utgors av. Kvivebasen adenin (A) binder till
kvéavebasen tymin (T) och bildar basparet A-T.
Kvavebasen guanin (G) binder till kvdvebasen cytosin
(C) och de bildar basparet G-C.
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Ord

Lipid nanopartikel

Mikroorganism

Mutagenes

Mutationer

Nya genomiska
tekniker (NGT)

Nukleinsyra

Nukleotider

Forklaring

En partikel (fettbubbla) vars storlek i diameter ar i
storleksordningen nanometer (en miljarddels meter).
Den ér tillridckligt liten for att ta sig in i celler och kan
darfor nyttjas som transportdr av till exempel
lakemedel.

Organismer som é&r osynliga for blotta 6gat till
exempel bakterier, arkeér, encelliga djur som amobor
och ciliater och encelliga alger.

Induktion av genetiska fordndringar, mutationer, i
genomet. Kan utforas med stralning eller
mutationsframkallande &mnen vilket ger ménga
mutationer pa slumpmaéssiga stillen i genomet. Riktad
mutagenes utfors t.ex. med CRISPR/Cas9 och ger
mutationer pé specifika stillen i genomet.

Forandringar i DNA-sekvensen. Kan uppsta spontant
som ett kopieringsfel vid celldelningen eller induceras
av omgivande faktorer som till exempel strdlning.
Fors vidare till kommande generationer om de uppstar
i konsceller, och utgdér dirmed grunden till genetisk
variation. Kan vara gynnsamma, skadliga eller
neutrala.

Ett uttryck som myntats inom EU for att beskriva
tekniker som kan fordndra det genetiska materialet
hos en organism och som tagits fram eller utvecklats
efter 2001 da direktiv 2001/18/EG om avsiktlig
utsittning av genetiskt modifierade organismer i
miljon antogs.

Kedjor av sammanlénkade nukleotider till exempel
DNA och RNA.

Byggstenarna i nukleinsyrorna DNA och RNA.
Bestar av en kvivebas, en sockermolekyl och en eller
flera fosfatgrupper. Kvévebaserna i DNA é&r adenin
(A), tymin (T), guanin (G) och cytosin (C). RNA har
tymin i stéllet for uracil U. Sockret i DNA é&r
deoxyribos och i RNA ribos.
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Ord

Oligonukleotid

Organism

Patogen

Polyploid

Population

Prokaryot

Proteinkodande gen

Receptor

Rekombinant
DNA -teknik

Riktade mutationer

Forklaring

En kort DNA- eller RNA- sekvens. Syntetiska
oligonukleotider anvénds ofta inom genteknik for att
binda till komplementira sekvenser.

En levande varelse med egen d&mnesomséttning, till
exempel en vixt, ett djur eller en bakterie.

Sjukdomsframkallande organism t.ex. en bakterie.

En organism dér genomet har duplicerats, en eller
flera ganger. En sddan organism har multipla
uppséttningar av varje kromosom, till skillnad fran en
diploid organism som har en kopia fran vardera
fordldern. Potatis har t.ex. fyra uppsittningar av varje
kromosom, vete har sex och jordgubbe atta.

En grupp individer av samma art som finns inom ett
visst omréde vid samma tidpunkt.

Taxonomisk grupp av encelliga organismer vars cell
saknar cellkdrna, till skillnad fran eukaryoterna.
Bakterier och arkéer ar de tva grupperna prokaryoter.

Gener som beskriver hur aminosyror ska
sammankopplas for att ett visst protein ska
konstrueras.

Ett mottagarprotein pa utsidan av, eller inuti, celler
som tar emot och vidarebefordrar signaler.

Teknik for att kombinera tva olika DNA-sekvenser.

Genetiska fordndringar som induceras pa en specifik
plats i en organisms genom med tekniker for
genomredigering, t.ex. CRISPR/Cas9.
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Ord

RNA

Sekvensbestdmning
(sekvensering)

Stamceller

Sort

TALEN

T-celler

Terapeutisk gen

Transgen organism

Forklaring

Forkortning av ribonukleinsyra (eng. ribonucleic
acid). Den molekyl som bl.a. levererar informationen
som finns 1 DNA till proteintillverkningen, dé kallas
den messenger RNA (mRNA). Det finns andra RNA

som har andra funktioner t.ex. mikro-RNA.

Vid sekvensbestdmning tar man reda pa vilka
nukleotider som finns i en DNA- eller RNA-molekyl,
eller ett helt genom, och i vilken ordning de sitter. Det
gar ocksa att sekvensbestimma ett protein och ta reda
pa vilka aminosyror som finns i proteinet.

Ospecificerade celler som ger upphov till kroppens
alla specialiserade celler.

Plantor som &r genetiskt identiska eller ndstan
identiska och tydligt avviker fran andra. Efter
forokning behaller en sort sina sérskiljande
egenskaper. Till exempel &r King Edward en
potatissort och Bintje en annan. Regleras i
Utséddesforordningen 2000:1330. Ansvarig myndighet
for godkédnnande och registrering av en sort ar
Jordbruksverket.

Forkortning av Transcription activator-like effector
nuclease. Ar ett enzym som fungerar som anvands for
genomredigering.

En typ av vita blodkroppar (immunceller) som ingar i
immunsvaret.

En funktionell gen som anvénds vid genterapi for att
ersétta en muterad gen som orsakar sjukdom.

En genetiskt modifierad organism dar det DNA som
introducerats i organismen modifierats med kommer
frdn en annan, icke korsningsbar, art.
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Ord

Transposon

Virusvektor

Vixtforadling

Vixtskyddsmedel

Xenotransplantation

Forklaring

Mobilt genetiskt element i genomet. Utgdr ofta en
stor andel av genomet hos eukaryoter, och bildar
langa sekvenser av repetitivt DNA.

Ett genetiskt modifierat virus som fungerar som
transportorer av DNA vid t.ex. genterapi in i celler.
Har modifierats genetiskt si att de inte kan foroka sig.
Kallas dven virala vektorer.

Forandring av véxter for att utveckla en ny sort med
for ménniskan gynnsamma egenskaper, for
anvéndning inom jordbruk, tradgard eller skogsbruk.
Motsvarar avel pa djur.

Medel som anvinds for att skydda grédor frén
patogener, skadegdrande insekter eller for att
bekdmpa ogris. Herbicider, insekticider och
fungicider dr vixtskyddsmedel.

Transplantation ver artgranser.
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