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Terapias Celulares e Genéticas

Representam o grande salto na medicina personalizada, criando um ponto de viragem na nossa capacidade
de tratar, e potencialmente curar, muitas doencas atualmente sem resposta.

O termo “medicina personalizada” cativa a nossa imaginagdo. Sabendo que cada individuo € Unico, ha muito
que sonhamos com a existéncia de um tratamento a medida de cada doente. As terapias celulares e
genéticas representam o grande salto na medicina personalizada, criando um ponto de viragem na nossa
capacidade de tratar, e potencialmente curar, muitas doencgas atualmente sem resposta.

Cada terapia celular e genética é desenhada com base em informagao detalhada sobre a origem de uma
determinada doenca. Atuam sobre a fonte do problema, reparando ou ajustando as células ao nivel genético.
Na Novartis, estamos empenhados em chegar mais longe na investigagdo em torno das terapias celulares e
genéticas, com o objetivo de desenvolver uma resposta transformadora para varias patologias, como doencas
genéticas ou determinados tipos de cancro.

O que sao terapias celulares e genéticas?

As terapias celulares e genéticas sdo pensadas para parar o avan¢o de uma doenga ou mesmo reverter o
seu progresso, em vez de apenas controlar os seus sintomas. Estes tratamentos sdo, na maioria dos casos,
de Administragdo Unica, em contraste com a maioria das terapéuticas convencionais de toma continua
durante um longo periodo de tempo, ou durante toda a vida.

Com a terapia celular, as células sao cultivadas ou modificadas fora do corpo antes de serem injetadas ou
1/4



infundidas no doente, onde se tornam um "medicamento vivo". Com a terapia genética, os genes sao
substituidos, inativados ou introduzidos nas células - fora ou dentro do corpo - para tratar uma doenga.
Ambas as abordagens tém o potencial de aliviar a causa subjacente de doengas genéticas e doengas
adquiridas. Isto pode ocorrer substituindo a(s) proteina(s) ou células ausentes, que causam os sintomas da
doenga, suprimindo a expressao de proteinas téxicas para as células ou eliminando as células cancerigenas.

As primeiras terapias genéticas foram aprovadas pelas autoridades de saude nos ultimos anos. Para que a
terapia genética funcionasse, os investigadores precisavam de desenvolver sistemas de entrega fidveis para
transportar o gene correto para as células corretas, dentro ou fora do corpo. Algo que ja foi alcancado, com
virus projetados para transportar e entregar em seguranga genes especificos, com o potencial de restaurar ou
aumentar a funcao de certas células.

Conheca as trés areas de foco da nossa investigacao em terapias celulares e genéticas.

Ver pdf (PDF 0.6 MB).
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em colaboracao com cientistas, médicos, academia,
unidades de producao e doentes.

Em 2017, a Novartis recebeu aprovacao para a primeira terapia com células T,
a qual é simultaneamente uma terapia celular e genética. Atualmente, existem
trés grandes areas de foco de investigacao e desenvolvimento de terapias
potencialmente transformadoras na Novartis: as terapias com base nos AAV,
terapias com células T e tecnologias com base nos CRISPR.
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Colaborar numa nova fronteira

Enquanto procuramos reinventar a medicina, os atuais sistemas de saude estao construidos para a gestao de
condig¢des crénicas, que necessitam de tratamentos numa base regular, frequentemente durante muitos anos
ou décadas. Nao estao ainda adaptados para terapéuticas desenvolvidas para fornecer beneficios durante
toda a vida, ap6s uma infusdo Unica. As terapias celulares e genéticas Unicas introduzem uma série de
complexidades, sem precedentes, no diagndstico, tratamento, prestacao de cuidados e, ao mesmo tempo,
tém o potencial para contribuir para que o sistema consiga economizar como um todo. A Novartis esta a
colaborar com governos, hospitais € médicos para encontrar solug¢des, inclusive explorando novos modelos
de pagamento. As terapias celulares e genéticas oferecem uma oportunidade para toda a industria revisitar a
maneira como 0 medicamento chega aos doentes.

A Novartis esta comprometida em continuar este esforgo de investigacdo em terapias celulares e genéticas,
acreditando que é nesta area que conseguiremos desenvolver importantes avangos para o tratamento de
doencas hoje ainda sem resposta. Acreditamos na promessa destes novos e emocionantes tratamentos e
continuaremos a trabalhar para os fazer chegar aos doentes.
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