Solu- ja geenihoitojen teknologia

Mitia AAV, CAR-T ja CRISPR ovat?

Novartis pyrkii saavuttamaan lapimurtoja luomalla

uudenlaista lddketiedettad seka tarjoamaan hoitoa

esimerkiksi vakavia geneettisia sairauksia tai

vaikeahoitoista syopaa sairastaville potilaille, joita ei
tahdan mennessa ole voitu hoitaa. Teemme tavoitteiden
hyvéksi yhteistyota tutkijoiden, fyysikoiden,
yliopistomaailman, teollisuuden ja potilaiden kanssa.

Vuonna 2017 Novartis sai hyviaksynnidn ensimmadiselle CAR-T-soluhoidolle,
joka edustaa seka solu- etta geeniterapiaa. Novartis keskittyy tutkimus- ja
kehitystyossédan padasiassa kolmeen geeninsiirtoon perustuvaan solu- ja
geeniterapian potentiaaliseen osa-alueeseen: AAV-pohjaisiin hoitoihin,

CAR-T-soluhoitoihin ja CRISPR-pohjaiseen teknologiaan.

AAV-menetelmat’

Adenoassosioitur
virukseen perustuvilla AAV-

hoitomenetelmillé voidaan siirtaa
ihmisen soluihin uusia geeneja tai
puuttuvien tai toimimattomien
geenien toimivia kopioita. Koska
AAV:n ei tiedeta kantavan mitaan
sairauksia, sita pidetaan
turvallisena ja kiinnostavana
vektorina geenien kuljettamiseen.
Novartis tutkii AAV-pohjaisten
hoitomenetelmien kayttda uusien
geenien kuljettamisessa
potilassoluihin neurologian ja
silmésairauksien alalla.
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CAR-T?

Yksilollisessa CAR-T-menetelmassa
(CAR = kimeerinen antigeenireseptori)
torjutaan tiettyja syopéasoluja potilaan
oman immuunijarjestelméan avulla.
Potilaan T-soluja eristetaan ja
ohjelmoidaan uudelleen kehon
ulkopuolella syopéasolujen jamuiden
tiettyyn antigeeniin liittyvien solujen
tunnistamiseksija torjumiseksi.
CAR-T-soluhoidoilla on monien
saantelyviranomaisten hyvaksynta
tiettyjen pitkalle edenneiden }
B-soluleukemioiden hoidossa. \
Novartis on tehnyt palion CAR-T-

tutkimusta. Pyrimme laajentamaan

soluhoitojen kayttoaluetta

syopéahoidoissa perehtymalla

pahanlaatuisiin B-solumuutoksiin ja

tarjoamaan hoitoa mahdollisesti myos

muihin verisyopiin ja kiintean kudoksen

kasvaimiin. Tutkimme potentiaalisia

seuraavan sukupolven CAR-T-me-

netelmia, joita voidaan kayttaa uusiin

tarkoituksiin uusien tekniikoiden avulla.
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CRISPR-menetelmit?

CRISPR-menetelmissa (CRISPR =
clustered regularly interspaced
short palindromic repeats) luodaan
kaksijuosteiseen DNA:han katkoksia,
elimolekyyleja ikaan kuin leikataan
saksilla. Nailla "geenisaksilla” voidaan
siirtda, poistaa tai korvata tiettyja
geenipatkia potilaan DNA:ssa.
Novartis tekee
CRISPR-hoitomenetelmien
varhaisvaiheen tutkimusta veri- ja
silmésairauksien alalla, jotta
sairauksia voitaisiin hoitaa
geenivirheité korjaamalla.
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