Terapias Celulares
e Genéticas - Areas
de foco Novartis

Na Novartis, estamos areimaginar amedicinapara
desenvolver inovaciao transformadoraem areas

de maior necessidade para doentes que vivemcom
doencas graves, como doencas genéticas

ou determinados tipos de cancro. Um esforco conjunto
em colaboraciao 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.

AAVs' CRISPR?

Os AAV (virus adeno-associados) As terapias com base nos
podem ser preenchidos com CRISPR (clustered regularly
carga - incluindo genes humanos interspaced short palindromic

repeats) atuam ao nivel do ADN,
como "tesouras moleculares' que

funcionais - e direcionados a tipos
especificos de células. Este é um

método considerado seguro, uma : podem ser utilizadas para
vez que os AAV téma introduzir, remover ou substituir
particularidade de ndo causar determinadas partes do ADN

deumdoente. ANovartis esta
ainvestigar a possibilidade da
aplicagdo destas terapias nas
areas de neurologia e oftalmologia
para, potencialmente, criar

doenga. ANovartisestaa
investigar o uso destas terapias
nas areas de neurologia e
oftalmologia, pela perspetiva de
introdugdo de novos genes nas

células dos doentes. resposta para determinadas
doencas, pela possibilidade de

@ corre¢ao de defeitos genéticos.
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Aterapiacom células T dorecetor
de antigeno quimérico (chimeric
antigen receptor T-cell-CAR-T)
égeradaapartirdascélulas T
do préprio doente, para que seu
sistema imunitario consiga
combater determinados tipos
de cancro. As células T séo
separadas de umaamostrade
sangue e reprogramadas para
reconhecer e combater células
cancerigenas, ou outras que
contenham determinado
antigeno. A Novartis temum
extenso pipeline nesta area.

O nosso objetivo € expandir
oimpacto destas terapias em
oncologia e potencialmente criar
resposta para outras formas de
cancro hematoldgico e tumores
solidos, e potencialmente
alcangar umanova geragao

de terapiascomcélulas T.
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