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a redko bolezen,
d tega polovica otrok.

Za vecino redkih bolezni in rakavih obolenj $e ni na voljo uinkovitih zdravil. Izjemen
napredek na podrocju ved o zivljenju obeta, da bomo v prihodnjih letih znali odpraviti
vzrok stevilnih bolezni. Napredni pristopi zdravljenja, kot sta genska in celiéna
terapija, so izjemno ucinkoviti, ker so ciljani, prilagojeni posameznim pacientom
ali skupinam pacientov in lahko omogodijo celo trajno ozdravitev.

Pristop do vsakega pacienta je sredi$¢na tocka pri razvoju novih terapij. V tem ¢asu je $e
posebej pomembna dostopnost do najnovejsih metod zdravljenja.

S tehnologijami za urejanje genoma v celice vhesemo zelen genski zapis ali
popravimo del genoma, ki povzroéa bolezen.

Danes poznamo genski vzrok ve¢ tiso¢ bolezni. Sodobne tehnologije, ki nam
omogocajo precizno popravijanje DNK ali RNK ali vnos nadomestnega gena,

\ . Se izjemno hitro razvijajo, zato lahko za razliéne genske bolezni uporabimo
najustreznejse tehnologije.

Pri celiéni genski terapiji v telo vnasamo celice s terapevtskim ucinkom, ki
predstavljajo zdravilo, ki lahko v telesu opravlja svojo nalogo tudi ve¢ desetletij.
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Raziskovalci Kemijskega instituta so z izjemnimi
dosezki na podrodjih  sintezne  biologije,
nevrobiologije, genetike in imunologije pomembno
pripomogli k razumevanju mehanizmov nastanka
bolezni in razvoju tehnologij za gensko in celi¢no
terapijo.

O tem pricata tudi dva ERC-projekta za
uveljavljene raziskovalce in projekt ERC PoC za
razvoj tehnologij.

Pridoblijena znanja, tehnoloska ekspertiza in
odlicno  osebje predstavljajo  komparativno
prednost, na kateri bomo gradili uspesen center,
v okviru katerega Zelimo omogociti prenos tega
znanja do pacientov.

V Centru odli¢nosti CTGCT bomo razvijali
tehnologije genske in celi¢ne terapije ter skrbeli
za pripravo naprednih zdravil do zacdetka klini¢nih
raziskav za zdravljenje bolezni, za katere Se
nimamo ucinkovitih zdravil. S tem Zelimo omogoditi
boljSe mozZnosti preZivetja in izboljSanje kakovosti
zivljenja bolnikov.

Center bo povezoval raziskovalce na podrodju
biomedicine z zdravniki, pacienti ter druzbo za
razvoj in prenos tehnologij v klini¢ne raziskave.
Spodbujal bo razvoj biotehnoloskih podijetij z
visoko dodano vrednostjo in se povezoval s
farmacevtsko industrijo.
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Vet kot 1400 m?

napredne raziskovalne

Cilj investicije je zagotavljanje dostopnosti do najsodobnejsih metod zdravljenja in
naprednih zdravil s personaliziranim zdravljenjem od zasnove zdravljenja do klini¢nega
testiranja z vzpostavitvijo ustreznih prostorov in opreme.

Z nalozbo bomo zagotovili ustrezno organizacijo, delovne prostore in zahtevno opremo.
Center bo omogocal vrhunsko opravljanje raziskovalne dejavnosti, pripravo naprednih
produktov genske in celi¢ne terapije, primernih za zdravljenje in njihov prenos v klini¢ne
raziskave.

To bo prispevalo k visji kakovosti terapij in storitev zdravljenja v slovenskem in
mednarodnem prostoru. Hkrati bo Center spodbujal nastanek visokotehnoloskih
zagonskih podijetij, kar bo imelo pozitiven udinek na razvoj slovenskega gospodarstva.
Zaradi odli¢nosti in globalne konkuren¢nosti bo Center k sodelovanju privabil tudi
mednarodna farmacevtska podjetja.



Partnerji v projektu

NOSILEC PROJEKTA (1 B

Kemijski institut bo v Center prispeval vrhunsko znanje na podrodju razvoja terapije raka in genetskih
bolezni v povezavi s sintezno biologijo.
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UCL, ki ima odli¢no razvit prenos znanja do klinike na podrodju biomedicine, bo prek ve¢ svojih enot
(loN, Biochem Eng, IIT, TRO) predstavljal kljuéno mednarodno stratesko zaveznistvo. Svetovali bodo pri
organizaciji Centra, nudili podporo pri prenosu terapij iz laboratorijev proti pacientom in trgu, z znanji
usposabljali osebje Centra, povezovali z regulatorji, podjetji in klinikami. Prek svojih izkusenj in kontaktov
bodo podpirali translacijo slovenskega znanja do klinike. V okviru centra bodo potekali tudi skupni
raziskovalni projekti.

UMC Utrecht, glavna bolnisnica mesta Utrecht na Nizozemskem, je pravkar zakljucila s postavitvijo

GMP objekta na svoji lokaciji. Njihovo znanje bo klju¢nega pomena pri vzpostavitvi obrata GMP saj ima
dostop do najnovejsih ponudnikov tehnologije pri vzpostavitvi tak$nega obrata. Center za translacijsko
imunologijo (Center for Translational Immunology, CTl) UMC Utrecht zdruZuje vrhunsko strokovno znanje
o imunoloskih boleznih in bo prispeval k razvoju in oceni inovativnih metodologij celic CAR T.

Charité, ena najvedjih univerzitetnih bolnisnic v Evropi, bo kot partner okrepil zmogljivosti CTGCT z
izpopolnitvijo prakse prenosa rezultatov raziskav v prvo klini¢no fazo in okrepil dostopnost ATMP kot ene
od moznosti zdravljenja. Omogo¢il bo dostop do slovenskih organizacij za zastopanje pravic pacientov,
in raziskovalnih talentov v regiji. Poleg tega ima Berlinski center za napredne terapije (Berlin Centre for
Advanced Therapies - BeCAT) dovoljenje za proizvodnjo za razli¢ne obrate GMP, ki izpolnjujejo najvisje
kakovostne in eti¢ne standarde.

TU Dresden bo zagotovil strokovno znanje, tehnologijo in opremo za urejanje genoma in
regeneracijo za razvoj novih terapij kot so nevrodegenerativne in hematoloske bolezni, ter tako
povecal prenos raziskav v kliniko in podprl znanstveno ucinkovitost CTGCT.

KONTAKTNA OSEBA PROJEKTA CTGCT !
Izr. prof. dr. Mojca Bencina Prof. dr. Roman Jerala can s
(organizacija centra) (znanstvena vsebina) _ﬂ-.‘ N 4
mojca.bencina@ctgct.si vodja Odseka za sintezno X
biologijo in imunologijo ¥ by
+386 1 4760 335 i o

Kemijski inStitut roman.jerala@ctgctsi ..

Hajdrihova ulica 19 ; .
1000 Ljubljana, Slovenija ‘,_-" 3
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Raziskave in prenos v kliniko

Center bo omogodil razvoj
naprednih terapij predvsem

na podrodju genskega
zdravljenja bolezni, vklju¢no

z redkimi nevrorazvojnimi
boleznimi, imunoterapijo raka,
zdravljenje nevrodegenerativnih
bolezni in drugih naprednih
biomedicinskih zdravil.

Ozko grlo translacije
biomedicinskih raziskav do
pacientov je priprava zdravil oz.
reagentov za izvedbo klini¢nih
$tudij, ki morajo izpolnjevati
visoke zahteve glede cistosti

in varnosti po merilih dobre
proizvodne prakse (GMP). To
zajema proizvodnjo produktov
za pripravo terapevtskih

celic v t. i. &istih sobah pod
strogim nadzorom kakovosti. V
okviru Centra bo vzpostavljen
vecnamenski akademski GMP
proizvodni laboratorij.

Izvajanje dobrih poslovnih
praks in odprtost za razvoj
inovacij bosta kljuéni to¢ki
Centra. Zasledovali bomo cilje
vklju¢enosti vseh deleznikov v
podporo in sprejemanje novih
terapevtskih tehnologij in
razvoja strokovnjakov.

Pri razvoju zdravil in klini¢nih
raziskav bomo tesno sodelovali
z zdravniki. Pacienti in njihovi
najblizji bodo s Centrom
pridobili glasnika ter dostop
do informacij o najnovejsih
terapevtskih pristopih.




Trajnostno doseganje ciljev in
konkurenénost Centra bosta
temeljila na vrhunski znanosti
slovenskih raziskovalcev na
podrodjih sintezne biologije,
imunologije in genetike.
Usposabljanje raziskovalcev
bo potekalo v Centru, kot tudi
v programih univerze UCL in
drugih partnerjev na podrodjih,
ki so kljuéna za razvoj in prenos
naprednih terapij do pacientov.
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V Sestih letih delovanja bomo
vzpostavili platformo za
pripravo reagentov za kliniéne
Studije terapij proti raku in
genskih terapij.

Znanje o proizvodnji genskih in
celi¢nih terapij bo omogocalo
moznosti za pripravo terapij na
razli¢nih podrogjih medicine.
Center bo deloval kot osrednja
nacionalna to¢ka za $irjenje
nabora terapij, razvitih v
Sloveniji, s $ir§im regionalnim
in svetovnim vplivom.

Center bo omogocal nastajanje
biotehnoloskih podjetij z
visoko dodano vrednostjo.
Zaradi visoke kakovosti dela,
od razvoja, predklini¢nih do
klini¢nih raziskav, bodo razvite
tehnologije in terapije privlacne
tudi za farmacevtsko industrijo.
S tem bomo Slovenijo vpeli v
najnovejSe razvojne ter trzne
smernice.
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Razlog za visoke cene zdravljenja so visoke cene proizvodnje zdravila,
ki mora biti prilagojeno posameznemu pacientu, kar bi lahko naslovili z lastno
proizvodnjo v Centru odli¢nosti CTGCT, s ¢imer bi domaéemu
zdravstvenemu sistemu omogo¢ili dostopnejse terapije.

V raziskovalno intenzivnejsih drzavah priloznosti krepitve nacionalnih zdravstvenih
sistemov z lastnim razvojem in proizvodnjo naprednih terapij Zze u¢inkovito
naslavljajo z ustanavljanjem visokotehnoloskih biomedicinskih organizacij.
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