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Solu- ja geeniterapian menetelmat: Mita AAV, CAR-
T ja CRISPR ovat?

Keskiviikko, 13 Tammikuu 2021

Novartis keskittyy kehitystydssdan paaasiassa kolmeen geeninsiirtoon tai -muokkaukseen perustuvaan solu-
ja geeniterapian osa-alueeseen: AAV-pohjaisiin hoitoihin, CAR-T-soluhoitoihin ja CRISPR-pohjaiseen
teknologiaan.

Novartis pyrkii saavuttamaan lapimurtoja luomalla uudenlaista ladketiedettéa seka tarjoamaan hoitoa
esimerkiksi vakavia geneettisia sairauksia tai vaikeahoitoista sy6paa sairastaville potilaille, joita ei tdhan
mennessa ole voitu hoitaa. Teemme tavoitteiden hyvaksi yhteisty6ta tutkijoiden, 1&8karien, yliopistomaailman,
teollisuuden ja potilaiden kanssa.

Novartis keskittyy tutkimus- ja kehitystydssédan paaasiassa kolmeen geeninsiirtoon tai -muokkaukseen
perustuvaan solu- ja geeniterapian lupaavaan osa-alueeseen: AAV-pohjaisiin hoitoihin, CAR-T-soluhoitoihin ja
CRISPR-pohjaiseen teknologiaan.

AAV-menetelma’

Adenoassosioituneeseen virukseen perustuvilla AAV-hoitomenetelmilla voidaan siirtdd ihmisen soluihin uusia
geeneja taikka puuttuvien tai toimimattomien geenien toimivia kopioita. Koska AAV:n ei tiedeta kantavan
mitédan sairauksia, sité pidetdan turvallisena ja toimivana vektorina geenien kuljettamiseen. Novartis tutkii
AAV-pohjaisten hoitomenetelmien kayttda uusien geenien kuljettamisessa potilassoluihin neurologian ja
silmasairauksien alalla.

CAR-T2

Yksiléllisessa CAR-T-hoidossa (CAR = kimeerinen antigeenireseptori) torjutaan tiettyja syépasoluja potilaan
oman immuunijarjestelman avulla. Potilaan T-soluja eristetaan ja ohjelmoidaan uudelleen kehon ulkopuolella
sydpéasolujen ja muiden tiettyyn antigeeniin liittyvien solujen tunnistamiseksi ja torjumiseksi. Novartis on tehnyt
paljon CAR-T-tutkimusta. Pyrimme laajentamaan soluhoitojen kayttéaluetta syépahoidoissa perehtymalla
pahanlaatuisiin solumuutoksiin sek& tarjoamaan hoitoa myds verisydpiin ja kiintean kudoksen kasvaimiin.
Tutkimme potentiaalisia seuraavan sukupolven CAR-T-menetelmid, joita voidaan kayttaa uusiin tarkoituksiin
uusien tekniikoiden avulla.

CRISPR-menetelmat3

CRISPR-menetelmissa (CRISPR = clustered regularly interspaced short palindromic repeats) luodaan
kaksijuosteiseen DNA:han katkoksia, eli molekyyleja ikdan kuin leikataan saksilla. Nailla "geenisaksilla”
voidaan siirtéda, poistaa tai korvata tiettyja geenipatkia potilaan DNA:ssa. Novartis tekee CRISPR-tekniikoiden
varhaisvaiheen tutkimusta veri- ja silmasairauksien alalla, jotta sairauksia voitaisiin hoitaa geenivirheita
korjaamalla.
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