
Med icam entos inovad ores 
na Novartis
Estamos reinventando a medicina na Novartis para produzir 
inovações e abordar as principais necessidades não atendidas 
para pacientes com doenças devastadoras, incluindo distúrbios 
genéticos e alguns cânceres fatais. Esses esforços são feitos em 
colaboração com cientistas, médicos, meio acadêmico, 
parceiros da indústria e pacientes.

Atualmente, há três áreas de foco principal para o desenvolvimento de 
terapias celulares e genéticas transformadoras na Novartis: terapias 
baseadas em AAV, terapias de células CAR-T e terapias baseadas em 
CRISPR.

BASEAD A EM  AAV1

Terapias  baseadas  em  A A V 
(víru s  adeno-as sociado) 
pos s u em  a capacidade de liberar 
có pias  novas  e fu ncionais  de u m  
g ene au s ente ou  inativo nas  
célu las  hu m anas . Com o o A A V 
não parece es tar as sociado a 
nenhu m a doença, é considerado nenhu m a doença, é considerado 
u m  vetor s eg u ro e atrativo para a 
liberação g enética. A  Novartis  
es tá explorando o u s o de 
terapias  baseadas  em  A A V na 
neu rolog ia e oftalm olog ia, 
liberando novos  g enes  nas  
célu las  de pacientes .célu las  de pacientes .

Neurologia

Oftalmologia

CAR-T2

A  terapia de célu las  CA R (receptor 
de antíg eno qu im érico)-T 
individu alizada u tiliza o pró prio 
s is tem a im u noló g ico do paciente 
para com bater certos  tipos  de 
câncer. A s  célu las  T do paciente 
s ão extraídas  e reprog ram adas  
fora do corpo para reconhecer e fora do corpo para reconhecer e 
com bater as  célu las  canceríg enas  
e ou tras  célu las  expres sando u m  
antíg eno específico. Terapias  
celu lares  CA R-T es tão atu alm ente 
aprovadas  por vários  ó rg ãos  
reg u lató rios  para tratar certos  tipos  
de câncer no sang u e de célu las  B. de câncer no sang u e de célu las  B. 
A  Novartis  pos s u i u m  pipeline 
am plo para CA R-T. Nos so foco é 
expandir o im pacto da terapia 
celu lar em  oncolog ia ao s e 
aprofu ndar nas  m alig nidades  de 
célu las  B, potencialm ente 
alcançando pacientes  em  ou tros  alcançando pacientes  em  ou tros  
cânceres  hem atoló g icos  e tu m ores  
s ó lidos  e pesqu isando a potencial 
pró xim a g eração de CA R-T qu e 
focam  em  novos  objetivos  e 
u tilizam  novas  tecnolog ias .

Oncologia

Hematologia

BASEAD A EM  CRISPR3

Terapias  baseadas  em   CRISPR 
(repetições  palindrôm icas  cu rtas  
ag ru padas  e reg u larm ente 
interespaçadas ) criam  qu ebras  de 
fita du pla no DNA , atu ando com o 
u m a par de tesou ras  m olecu lares  
qu e pode s er u tilizado para inserir, 
rem over ou  s u bs titu ir partes  rem over ou  s u bs titu ir partes  
específicas  do DNA  existente de u m a 
pes soa. A  Novartis  es tá condu zindo 
u m a pesqu isa precoce s obre o u s o 
de terapias  baseadas  em  CRISPR 
na hem atolog ia e na oftalm olog ia 
para potencialm ente tratar doenças  
corrig indo as  deficiências  g enéticas .corrig indo as  deficiências  g enéticas .

Oftalmologia

Hematologia
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