Celle- og genterapeutiske teknologier

Hvad er AAV, CAR-T og CRISPR?

Hos Novaris vi taget lzegevidenskaben op til revision
for at udvikle gennembrud og opfylde hidtil udaekkede
behov hos patienter med alvorlige sygdomme,
herunder genetiske lidelser og visse livstruede
kraeftformer. Disse bestraebelser udfores i
samarbejde med videnskabsfolk, laeger, universiteter,
industrielle samarbejdspartnere og patienter.

12017 opnaede Novartis godkendelse af den forste CAR-T-celleterapi, der pa én
gang er en celleterapi og en genterapi. Pa nuvaerende tidspunkt er der tre
centrale fokusomrader for forskning i og udvikling af potentielt transformative
celle- og genterapier hos Novartis: AAV-basered terapier, CAR-T-celleterapier og
CRISPR-baserede teknologier.

AAV-baseret'’ CRISPR-baseret?

AAV (adeno-knyttede CRISPR (clustered regularly
virus)-baserede behandlinger har interspaced short palindromic
potentiale til at indfere nye eller repeats)-baserede terapier danner
velfungerende kopier af et % dobbeltstrengede klipi DNA, og
manglende eller defekt gen til 3 fungerer dermed somen
menneskeceller. Eftersom AAV molekylesaks, der kan benyttes til at
ikke synes at vaere relateret til indsaette, slette eller udskifte

nogen bestemt sygdom, specifikke dele af en persons
betragtes det som en sikker og eksisterende DNA. Novartis

attraktiv vektor til i forhold til at gennemgerer tidlig forskning i brugen
levere gener. Novartis forsker i af CRISPR-baserede terapier i
brugen af AAV-baserede terapier shitfladen mellem haematologi og

i snitfladerne mellem neurologi og oftalmologi for potentielt at behandle
oftalmologi ved at fare ny gener sygdomme ved at rette genfejl.

indien patients celler.
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CAR-T?

Individualiseret CAR-T-celleterapi
(CAR = chimeric antigen receptor)
udnytter en patients eget
immunsystem til at bekeempe
bestemte kreeftformer. En patients
T-celler udtages og omprogram-
meres uden for kroppen til at
genkende og bekaempe kraeftceller
ogandre celler ved at udtrykke et
bestemt antigen. CAR-T-celleterapi-

er er for neerveerende godkendt af

flere landes laegemiddelstyrelser til &
behandling af bestemte former for \
fremskredne B-celle-leukaemier.
Novartis har en solid forskning og
udvikling inden for CAR-T. Vi saetter
fokus pa at styrke celleterapiens
positioninden for kreeftforskningen
ved forskningsmeessigt at traenge
dybere ned i B-celle-misdannelser,
for potentielt at kunne styrke
anvendelsen til patienter med
haematologiske kreeftformer og
solide tumorer og dermed udvikle
potentialetinden for neeste
generations CAR-T-behandling, som
har fokus pa nye behandlingsmal
samt udnyttelse af nye teknologier /
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