Medicamentos inovadores
na Novartis

Estamos reinventando a medicina na Novartis para produzir
inovagoes e abordar as principais necessidades nao atendidas
para pacientes com doencgas devastadoras, incluindo disturbios
genéticos e alguns canceres fatais. Esses esforcos sao feitos em
colaboragao com cientistas, médicos, meio académico,
parceiros da industria e pacientes.

Atualmente, ha trés areas 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.

BASEADA EM AAV' BASEADA EM CRISPR®

Terapias baseadas em CRISPR
{repetigdes palindrémicas curtas
agrupadas e regularmente
interespagadas) criam quebras de
fita dupla no DNA, atuando como
uma par de tesouras moleculares
que pode ser utilizado para inserir,
remover ou substituir partes
especificas do DNA existente de uma
pessoa. A Novartis esta conduzindo
uma pesquisa precoce sobre o uso
de terapias baseadas em CRISPR
na hematologia € na oftalmologia
para potencialmente tratar doengas
corrigindo as deficiéncias genéticas.
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Terapias baseadas em AAV
{virus adeno-associado)
possuem a capacidade de liberar
copias novas e funcionais de um
gene ausente ou inativo nas
células humanas. Como o AAV
néo parece estar associado a
nenhuma doenga, & considerado
um vetor seguro e atrativo para a
liberagdo genética. A Novartis
estd explorando o uso de
terapias baseadas em AAV na
neurologia & oftalmologia,
liberando novos genes nas
células de pacientes.
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CAR-T?

Aterapia de células CAR (receptor
de antigeno quimérico)-T
individualizada utiliza o proprio
sistema imunolégico do paciente
para combater certos tipos de
cancer. As células T do paciente
sd0 extraidas e reprogramadas
fora do corpo para reconhecer e
combater as células cancerigenas
e outras células expressando um
antigeno especifico. Terapias
celulares CAR-T estdo atualmente
aprovadas por varios drgéos d
regulatérios para tratar certos tipos
de cancer no sangue de células B.
A Novartis possui um pipeline
amplo para CAR-T. Nosso foco €
axpandir o impacto da terapia
celular em oncologia ao se
aprofundar nas malignidades de
células B, potencialmente
alcangando pacientes em outros
canceres hematolégicos e tumores
sdlidos e pesquisando a potencial
préxima geracdo de CAR-T que
focam em novos objetivos e
utilizam novas tecnologias.
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