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Novartis e Fundacao Bill & Melinda Gates
colaboram para descobrir e desenvolver uma
terapia genética in vivo acessivel para a doenca
falciforme

Fev 25, 2021

e O projeto alia a experiéncia da Novartis no desenvolvimento de medicamentos e terapia genética ao
financiamento da Fundagao

e Este acordo tem por objetivo reduzir a disparidade no acesso a tratamentos e dar prioridade as
populacées e regibes onde a doenga falciforme tem maior impacto

e [Este envolvimento reforca o compromisso da Novartis com a doenca falciforme, que inclui um pipeline
terapéutico e uma abordagem holistica do diagndstico, tratamento e gestdo da doenca na Africa
Subsaariana

Porto Salvo, 25 de fevereiro, 2021 — A Novartis anunciou a formalizagédo de um acordo com a Fundacao Bill
& Melinda Gates. No ambito deste acordo, a Fundagéo disponibilizara um apoio financeiro para a descoberta
e desenvolvimento de uma terapia genética in vivo de toma Unica para o tratamento da doenca falciforme. O
projeto junta a experiéncia da Novartis no desenvolvimento de medicamentos e terapia genética com os
objetivos de caracter social da Fundacao Gates de aumentar o acesso aos cuidados de saude em contextos
com poucos recursos, num esforgo para lidar com esta doenga genética potencialmente fatal.

“As abordagens de terapia genética disponiveis para a doencga falciforme séo dificeis de aplicar em grande
escala e ha muitos entraves para chegar a grande maioria das pessoas afetadas por esta doenga
incapacitante”, declarou Jay Bradner, hematologista e Presidente do Novartis Institute for BioMedical
Research (NIBR). “Este é um desafio que exige uma ag¢ao coletiva, e estamos entusiasmados em poder
contar com o apoio da Fundacéo Bill & Melinda Gates para dar resposta a esta necessidade médica global
néo atendida.”

A doenca falciforme é uma doenca hereditaria do sangue - uma das doencgas genéticas identificadas ha mais
tempo e das mais comuns. A doenga afeta milhées em todo 0 mundo, sendo que todos 0s anos nascem mais

de 300.000 criangas com esta doenc;a1 2 Afeta desproporcionalmente os afrodescendentes, a Africa

Subsaariana representa cerca de 80% da incidéncia desta doeng:as. Também é comum entre 0s ascendentes
da América do Sul, América Central e india, bem como de varios paises mediterraneos, como a ltalia e a
Turquia.

A doenca falciforme é uma doenca genética complexa que afeta a estrutura e a fungao da hemoglobina,
reduz a capacidade dos glébulos vermelhos de transportar oxigénio de forma eficiente e, precocemente,
evolui para uma doenca venosa cronica’ 498, A doenca pode levar a episédios agudos de dor identificados
como crises de dor falciforme ou crises vaso-oclusivas, bem como a complicagdes potencialmente fatais’-8-°.
As hospitalizag6es frequentes associadas a doenga falciforme, combinadas com a falta de atendimento
especializado, representam um peso significativo para os doentes e as suas familias, os sistemas de salde e

a economia geral. Mesmo com os melhores cuidados.p/igpom’veis atualmente, a doenca falciforme continua a



causar mortes prematuras e incapacidade.

Embora a causa genética da doencga seja conhecida ha décadas, s6 recentemente a comunidade cientifica
desenvolveu as ferramentas para corrigir 0 gene que esta na sua origem. As atuais terapias genéticas em
desenvolvimento clinico exigem a extracao de células de um doente, a sua modificacdo em laborat6rio, para
em seguida reintroduzi-las no doente através de um procedimento complexo semelhante a um transplante de
medula éssea. Os laboratérios, as unidades de producao e as infraestruturas hospitalares necessarias para
tais procedimentos normalmente ndo existem em zonas onde a doenca falciforme é mais prevalente,
afastando a grande maioria dos doentes das terapias genéticas que podem mudar a sua vida.

“As terapias genéticas podem ajudar a acabar com a ameaga de doengas como a doenga falciforme, mas s6
se conseguirmos torna-las muito mais acessiveis e praticas em locais com poucos recursos”, salienta Trevor
Mundel, presidente de Saude Global na Fundagao Gates. “O que é empolgante neste projeto é o facto de
trazer a ambicao cientifica para lidar com o desafio. Trata-se de satisfazer necessidades das pessoas em
paises de baixo rendimento como um impulsionador do progresso cientifico e médico, ndo como uma
consequéncia. Significa também a possibilidade de aplicar as aprendizagens para ajudar a desenvolver
op¢bes potencialmente curativas para outras doencgas debilitantes que afetam as populacées de paises com
baixo rendimento, como é o caso do VIH'.

A Novartis ambiciona o desenvolvimento de uma terapia genética acessivel in vivo para a doenca falciforme
que pode ser administrada uma vez, diretamente no doente, sem a necessidade de modificar as células em
laboratério. Este processo traz a vantagem de diminuir a necessidade de internamentos hospitalares longos
ou repetidos ou de infraestruturas de laboratérios especializados. Para facilitar a investigagéo, a Fundagao
Gates concordou em disponibilizar apoio financeiro para uma equipa de investigadores do NIBR totalmente
dedicada ao desenvolvimento de uma abordagem para disponibilizar este tratamento. A Novartis vai
disponibilizar tecnologias e recursos.

Além do financiamento para a investigagao, a Fundagao Gates disponibiliza a sua longa histéria e experiéncia
em saulde global para esta colaboracdo. Como parte da estratégia inicial de desenvolvimento de
medicamentos, a Novartis priorizara resolver os problemas de acesso e distribuigdo impostos pela
infraestrutura de saude limitada em paises de baixo e médio rendimento e o acordo de financiamento inclui
disposicdes especificas para apoiar 0 acesso global a quaisquer inovagoes.

“A Novartis tem orgulho em liderar este esforco para encontrar uma terapia genética acessivel para a anemia
falciforme, com o apoio da Fundagao Bill & Melinda Gates”, disse Lutz Hegemann, responsavel no Grupo
Novartis pela area Corporate Affairs & Global Health. “Para manter o nosso compromisso, acreditamos
verdadeiramente que podemos usar a ciéncia e a inovagao para reimaginar a forma como a doenga falciforme
é tratada em todo o mundo.”

O acordo enquadra-se no compromisso da Novartis em contribuir para melhorar a vida dos doentes com
doenga falciforme através do desenvolvimento de novos tratamentos, incluindo o crizanlizumabe, da criagao
de parcerias estratégicas com organizagcdes governamentais e ndo governamentais e do apoio interventivo
em rastreios neonatais e distribuicdo de medicamentos.

Sobre a Novartis

A Novartis esta a reimaginar a medicina para melhorar e prolongar a vida das pessoas. Como uma empresa
global lider em medicamentos, usamos a ciéncia inovadora e tecnologias digitais para criar terapéuticas
transformadoras em areas com grandes necessidades médicas. Na procura para descobrir novos

medicamentos, posicionamo-nos de forma consistente como uma das empresas que mais investe em
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https://www.novartis.com/our-impact/sickle-cell-disease

investigacao e desenvolvimento. Os produtos da Novartis chegam a 800 milhdes de pessoas em todo o
mundo e procuramos continuamente solugdes inovadoras para expandir 0 acesso as nossas terapéuticas.
Cerca de 109.000 pessoas de mais de 145 nacionalidades trabalham na Novartis, em todo o0 mundo. Saiba
mais em https://www.novartis.com/pt-pt
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