
Красный костный мозг

Тромбоциты

Эритроциты

Спинной мозг

Трахея

Ухо

Головной мозг

Глаз

Тимус

Мышцы

Skysona KebilidiLenmeldy

CAR-Tретровирусный
вектор

AAV-вектор

герпесвирусный
вектор

лентивирусный
вектор

Т-клеточная
терапия

человек / год — столько новых пациентов 
с этой болезнью появляется ежегодно

CRISPR/Cas

Дефицит ароматической 
L-декарбоксилазы аминокислот

+1000     /год

ADA-дефицитный тяжелый
комбинир. иммунодефицит

+600     /год

Метахроматическая
лейкодистрофия

+3300     /год

Luxturna

Strimvelis

Дистрофия сетчатки
+440     /год

Церебральная
адренолейкодистрофия

+2200     /год

Рекуррентный респираторный
папилломатоз
+1320     /год

Papzimeos

Waskyra

Lyfgenia

Casgevy

Zolgensma
Itvisma

Серповидноклеточная анемия
и бета-талассемия

+515 000 + 60 000 = 575 000     /год
Roctavian

Hemgenixбета-талассемия
+515 000     /год

Zynteglo

Otarmeni

Врожденная глухота
+8800     /год

Синовиальная саркома

Tecelra

Кожа

Буллезный эпидермолиз
+2600     /год

Vyjuvek

Миодистрофия Дюшенна
+13 400     /год

Elevidis

Рак мочевого пузыря

Adstiladrin

Диффузная 
В-крупноклеточная лимфома

Breyanzi

Меланома

Imlygic

 В-клеточная лимфома

Yescarta

Множественная миеломаCarvykti,
Abecma

Острый лимфобластный
лейкоз

Kymriah, 
Tecartus, 
Aucatzyl

Синдром Вискотта—Олдрича
+340     /год

Серповидноклеточная анемия
+515 000     /год

Спинальная мышечная атрофия
+13 200      /год

Гемофилия B
+4400     /год

Гемофилия А
+13 600     /год


