Cell- och genterapitekniker

Vadir AAV, CAR-T och CRISPR?

Novartis ambition ar att tidnka nytt for att gora
medicinska genombrott och hitta nya lésningar for
patienter med svara sjukdomar, inklusive genetiska
defekter och vissa dédliga cancersjukdomar. Detta
arbete sker i samarbete med forskare, lakare,
akademiker, foretagspartners och patienter.

Ar 2017 godkindes Novartis férsta CAR-T-cellterapi, som iir bade en cell- och en genterapi.
| dagslédget har Novartis fokus pa tre huvudomraden vad géller forskning och utveckling av
potentiellt transformativ cell- och genterapi: AAV-baserade terapier, CAR-T-cellterapier
och CRISPR-baserade tekniker.

AAV-baserade' CRISPR-baserade ®

Med hjalp av AAV-baserade Med hjalp av CRISPR-baserade
terapier (adeno-associated tekniker (clustered regularly

virus) gér det att géra interspaced short palindromic
fungerande kopior av saknade repeats) gar det att klippa av

eller icke fungerande gener i 3 DNA-strangar. Tekniken kan
manskliga celler. Eftersom beskrivas som en gensax som kan
adenovirusinte tycks vara anvandas for att laggatill, ta bort eller
kopplade till nagon sjukdom byta ut specifika delar av en persons

anses de vara sakraatt DNA. Novartis har inlett studier av
anvanda for genterapier. CRISPR-baserade tekniker for
Novartis studerar hur anvandning inom hematologi och

AVV-baserade terapier kan
anvandas inom neurologi och
oftalmologi for att lagga till nya
gener i patienters celler.

-

oftalmologi. Dessa kan potentiellt
behandla sjukdomar genom
korrigering av genetiska defekter.
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CAR-T?

Individualiserad cellterapi baserad pa
CAR-T (chimeric antigen receptor
T-cell) innebér att patientens eget
immunsystem anvands for att
bekémpa vissa cancerformer.
Patientens T-celler extraheras och
omprogrammeras utanfér kroppen sa
att delar sig att bekampa cancerceller
ochandraceller somutséndraren
specifik antigen. CAR-T-cellterapier for

behandling av vissa former av

avancerad B-cellsleukemi har fatt “
myndighetsgodkannande. Novartis

har flera pagaende CAR-T-projekt. Vi

stravar efter att 6ka cellterapins

effektivitetinom onkologin sa att

malignitet i B-celler kan atgardas hos

patienter med hematologisk cancer

och solidatumérer samt utforska

potentiellanya CAR-T-terapier med

fokus pa nya anvandningsomraden

och tekniker.
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