


Wat gaan we vandaag doen?

1. Wat is Kidnie?
• Fondsenwerving
• Het Kidnie Consortium
• Het Droomfonds project

2. Uitdagingen in 
gentherapieontwikkeling

3. Hoe gaan we dit voor elkaar 
krijgen?

Wat wilt U weten?
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1. Wat is Kidnie? 
 Kindie Consortium

Infrastructuur



 



 



 



Massa 
is 
Kassa

Externe projecten die 

aansluiten bij Kidnie

Kidnie geïnitieerde 

projecten
 

Kidnie 

financiering
• Kidnieprojecten

• Infrastructuur

€ 300.000 per jaar Subsidie



3. Droomfonds project
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1. Wat is Kidnie? 
 Droomfonds project



 

Gendefect Cystinose

CTNS

Cystinosine

Cystine 

stapeling



 

Uitdagingen in gentherapieontwikkeling

Hoe komen we op de juiste plek?

• In de juiste dosering?

• Met voldoende effect

• Met blijvend effect

• Zonder onbedoelde bijeffecten
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Hoe komen we op de juiste plek?

• In de juiste dosering?

• Met voldoende effect

• Met blijvend effect

• Zonder onbedoelde bijeffecten

Hoe repareren we het gen?



2.   Uitdagingen in gentherapieontwikkeling

Locaal Systemisch



Uitdaging Cystinose

1. Komt in het hele lichaam voor

2. Nierprobleem in moeilijk bereikbare 

Proximale Tubulus

3. Hoge mate van celdeling

4. Nierschade treedt al op zeer jonge leeftijd 

op → heel jong behandelen





Waarom dan toch cystinose?

1. Novartis therapie nog niet bewezen in 

bescherming nier

2. Prof. dr. Elena Levtchenko

3. Veel modelsystemen om te testen

4. Als het lukt in de proximale tubuli een gen te 

repareren kunnen we ook Lowe, Dent  en 

Cystinurie behandelen



Info Michiel toevoegen
3. Hoe gaan we dit    

    voor elkaar krijgen?







Droomfondsproject Social enterprise
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