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Cell- och genterapier ar vanligtvis
engangsbehandlingar

Cell- och genterapier ar avsedda att stoppa ett sjukdomsférlopp eller vanda utvecklingen snarare an att bara
hantera symptomen. Vanligtvis utférs en sadan behandling en gang och den kan da atgérda orsaken till en
sjukdom och potentiellt bota vissa tillstand. Alternativet ar att en mangd lakemedel behdver tas regelbundet
under lang tid, ibland livet ut.
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Cell- och genterapier ar avsedda att stoppa ett sjukdomsférlopp eller vanda utvecklingen snarare an att bara
hantera symptomen. Vanligtvis utférs en sadan behandling en gang och den kan da atgérda orsaken till en
sjukdom och potentiellt bota vissa tillstand. Alternativet ar att en mangd lakemedel behdver tas regelbundet
under lang tid, ibland livet ut.

Cell- och genterapi baseras pa forskning som bygger vidare pa decennier av vetenskapliga framsteg.
Verktygen och tekniken har testats och forfinats av ett stort antal experter, férst i laboratorier och sedan
kliniskt. Cellterapi innebar att celler odlas eller modifieras utanfér kroppen innan de injiceras i patienten, dar de
blir ett "levande lakemedel". Genterapi innebér att gener byts ut, inaktiveras eller férs in i celler — antingen
utanfér eller inuti kroppen — for att bota en sjukdom. Vissa terapier kan raknas som bade cell- och genterapier.
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Begreppet "precisionsmedicin" kan lata fantasieggande. Eftersom alla manniskor ar unika vore det dnskvart
om behandlingar kunde anpassas till individens behov. Cell- och genterapier har inneburit ett stort steg framat
for precisionsmedicinen och vi har natt en punkt dar vi kan behandla och potentiellt bota manga
svarbehandlade sjukdomar.

Alla cell- och genterapier utformas utifran detaljerad information om orsaken till en patients sjukdom.
Behandlingen syftar till att atgarda orsaken och reparera eller férbattra celler pa genetisk niva. Novartis
samarbetar med framstaende cell- och genterapiaktorer for att kunna erbjuda patienter med bland annat
genetiska defekter och dédliga cancersjukdomar dessa revolutionerande behandlingar.

Dessa behandlingar klassas som precisionsmedicin, ett begrepp som bdrjade spridas nar forskare férst kunde
faststalla DNA-sekvensen fér manniskans hela genom. Vid den tiden drémde forskare om att fa fram mer
information om individers unika genuppséattning fér att kunna anpassa behandlingar till olika patienter och
darmed férandra det medicinska arbetet i grunden. Cell- och genteknik har fért oss narmare detta ambitiésa
mal.

Engangsbehandlingar kan krava nya arbetssatt

Halso- och sjukvardssystemen ar i dag utformade for att aktivt behandla kroniska tillstand och behandlingarna
utférs da regelbundet, ibland under manga ar eller till och med decennier. De ar inte anpassade till terapier
som &r avsedda att fungera under en livstid efter en enda behandling. Engangsbehandlingar som cell- och
genterapi ar férdelaktiga for saval patienter som for sjukvarden och samhallet. De medfér ocksa oanade
mojligheter vad galler diagnostik, behandling, vard och avgifter, samtidigt som kostnaderna fér samhallet som
helhet minskar. Vi samarbetar med myndigheter, sjukhus och sjukvardspersonal, samt beslutsfattare pa
nationell och regional niva fér att hitta I6sningar, bland annat genom att underséka nya betalningsmodeller.

De investeringar Novartis gjort i cell- och genterapier &ar bland de stdrsta som gjorts i branschen. Vi har drygt
tio kliniska studier igang och ytterligare forskning pagar. Vi tror pa dessa spannande nya behandlingsmetoder
och kommer att fortsatta arbeta for att patienter ska fa tillgang till dem.
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