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Agenda

- Lonza Specialized Modalitie s Platform: Eine  kurze  Übersicht
- Neue  Möglichke iten mit Ze ll und Genthe rapien
- Was macht die se  Therapien so besonders?
- Herausforde rungen in de r technischen Umse tzung
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Alexander Huber

• Verhe irate t mit Esthe r, 3 Kinde r
• Studium ETH Zürich: Molekularbiologie  /  MBA
• Doktorarbe it  ETH: Genthe rapie  gegen Epilepsie
• Se it 2002 in ve rschiedenen Firmen tätig:

• 2002: Roche  Post-Doc /  GMP Herste llung
• 2009: Novartis: Head Manufacturing Pilot Plant Ste in
• 2013: Novartis: Project Leade r Ce ll and Gene  The rapy Unit
• 2018: Novartis: Site  Head Japan and China for Kymriah 
• 2022: Lonza: Global Head Commercial and Strategic  

Programs, Specialized Modalit ie s Platform
• Academic  Editor «Swiss Medical Weekly», Zürich
• Scientific  Advisor, Life  Science  Fund, Rie tweg & Hrovat 

AG, Base l

Vorführender
Präsentationsnotizen
Kurz zu mir
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Lonza: Specialized Modalities Platform
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Partne r of choice  for e arly, 
late -phase  and comme rcial 
ce ll and ge ne  
manufacturing

Cell & Gene mRNA Microbial Bioscience Cocoon® Platform

Autologous

Allogeneic

Viral vector

Exosomes

mRNA

LNPs

E Coli

Pichia

Recombinant Protein

New Molecular Formats

Discovery Tools

Cell Culture Media

Endotoxin & Pyrogen Testing

MODA® Software

Fully automated process

Single-use sterile cassettes

User friendly software

Superior scalability

Tissue Acquisition Conjugated Vaccine

End-to-e nd se rvice s for 
manufacturing and 
de ve lopme nt of mRNA/ LNP 
products

Manufacturing ne xt-ge n 
biologics in advance d 
microbial strains and 
industry le ading scale s

Providing re se arche rs with 
tools to de ve lop and te st  
the rape utics, from re se arch 
to final product re le ase

An inte grate d and turnke y 
solution for e ffic ie nt  and 
highly tailore d ce ll the rapy 
manufacturing 

Specialized Modalities is where we bring the full power of Lonza to the 
more-focused segments of pharma manufacturing 

Modality Leadership
Established expe rience  in Ce ll & Gene  (25+ years), mRNA (5+ years), and Microbial (30+ years))

Vorführender
Präsentationsnotizen
Vorstellung Lonza “Specialized Modalities”:
Reorganisation hin zu Platformen. Dabei entstand aus den bisherigen Business Units CGT, mRNA und Microbial die SPM Platform.
Lonza ist weltweit eine führende Firma im Bereich “contract manufacturing and development organization”, kurz CDMO
Wir stellen für Pharmakunden auf der ganzen Welt Produkte her, wir entwickeln dabei auch Prozesse für Kunden, darum das D in CDMO.
Lonza hat gerade im Bereich Cell und Gentherapie eine führende Rolle: Keine andere Firma stellt zur Zeit so viele kommerzielle Cell und Genprodukte her wie Lonza.
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Zell- und Gentherapien : Eine Welle neuer  Möglichkeiten

Personalisierte  Medizin : 
Behandlung  für einen  einzelnen  Patienten

Die  pe rsonalisie rte  Medizin e rwe ite rt  die  
Behandlungsmöglichke iten, indem sie  
Ze llen e ines Patienten direkt nutzt, um e ine  
Krankhe it  massgeschne ide rt  anzugehen. 
Das führt  zu besse ren Ergebnissen und 
e ine r ve rbesse rten Lebensqualität .

Vorführender
Präsentationsnotizen
Entwicklung in der Pharmaindustrie:
Von molekülen zur Behandlung von Krankheiten hin zu ganzen Proteinen und dann weiter zu ganzen biologischen Systemen wie Zellen oder Virale Vektoren
Die Zell und Gentharpie bietet neue Möglichkeiten zur Behandlung von Krankheiten. 
Erstmals ist es möglich, Krankheiten wie Leukämie oder Betathalassemie zu heilen.
Dabei wird auch die Personalisierung immer mehr vorangetrieben. Dabei wird die Behandlung individuell für einen einzelnen Patienten hergestellt.
Nebenbemerkung: Bei Zell- und Gentherpien handelt es sich nicht ausschliesslich um personalisierte Therapien. 
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Tom Whitehead
Father of Emily Whitehead

“Our daughter was going to die 
and now she leads a normal 
life…she’s standing right beside 
me and it’s because of this 
treatment.”

“I was given three to six 
months to survive and I’m 
16 months in remission … 
I’m a walking miracle.”
Scott McIntyre
Patient
September 2017
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Die Geschichte  von Emily Whitehead
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Von Krebs geheilt  dank der ersten  CAR-T Zelltherapie
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Was macht die CAR-T Zelltherapie  so besonders?
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Am Be ispie l von pALL:
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Was macht die CAR-T Zelltherapie  so besonders?

- Eine  neue  The rapie form für die jenigen, we lche  ke ine  Optionen mehr haben
- Erse tzt  in e inem zwe iten Schrit t  d ie  Stammze ll-Transplantation

- Bis zu 17% ste rben am Tranplantat
- Bis zu 60% e rle iden e ine  Graft  vs. Host Disease

- In e inem drit ten Schrit t  wird sie  die  hochgiftige  Chemothe rapie  e rse tzen, we lche  oft  übe r Jahre  /  
Jahrzehnte  daue rt

- Wenn CAR-T zu «Firstline» wird: Grosse  Einsparungen!

Clinical 
Value

Patient 
Value

System 
Value

Societal 
Value

Lanzeitwirkung : 
ORR 83% in r/r 

pedALL; 
64% probability of 

relapse -free survival 
in r/r DLBCL

Einmalige  
Behandlung  

Stammzellen  
Transplantation 

$500 -800k ( pedALL). 
Keine  Chemotherpie  

über  Jahre (Ms $)

Eltern und 
Familienmitglieder 

führen ein normales 
Leben.
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Zell und Gentherapien  verändern  die Behandlungsperspektiven
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Ein sehr komplexer Herstellprozess

1. Leukapheresis

Unter Verwendung eines inaktiven Virus (viraler 
Vektor) werden T-Zellen genetisch so programmiert, 
dass sie Krebszellen und andere Zellen erkennen, die 
ein bestimmtes Antigen exprimieren.

2. Umprogrammierte Zellen

Neu erzeugte CAR-T-
Zellen werden 
vermehrt.

3. Expansion

Vor der Freigabe und dem 
Versand der CAR-T-Zellen 
zurück an den Patienten werden 
strenge Qualitätsprüfungen 
durchgeführt.

4. Qualiäts Check
Der Patient erhält eine 
lymphodepletive Chemotherapie, 
um die Anzahl der weißen 
Blutkörperchen zu reduzieren und 
dem Körper zu helfen, die 
umprogrammierten CAR-T-Zellen 
zu akzeptieren..

5. Lymphodepleting 
Chemotherapy

Umprogrammierte CAR-T-Zellen 
werden dem Patienten injiziert.

6. Zellinfusion

CAR-T unterscheidet 
sich stark von den 
typischen Therapien 
(small molecule or 
biologics): Es wird für 
einen Patienten 
individuell hergestellt 
unter Verwendung 
seiner eigenen Zellen

Die weißen Blutkörperchen eines Patienten, darunter auch T-
Zellen, werden durch ein spezielles Blutfiltrationsverfahren 
(Leukapherese) gewonnen. Die T-Zellen werden anschließend 
kryokonserviert und zur Reprogrammierung an eine 
Produktionsstätte geschickt.
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Herausforderungen der Zell - und Gentherapien

- Be i e ine r individue llen Therapie  wie  CAR-T braucht e s e ine  sehr komplexe  
Lie fe rke tte  mit übe r 100  Mate rialien. 

- Wegen den neuen Technologien gibt e s oft  (noch) ke ine  Backups in den 
Lie fe rke tten

- IT Lösungen für e ine  Identitätske tte : Die  e indeutige  Kennze ichnung von 
Patientemate rial übe r die  ganze  Lie fe rke tte  braucht neue  Software lösungen.

- Scale  up means scale  out: Für mehr Batches braucht e s im Moment mehr Pe rsonal. 
Automatisie rung ist  wichtig, hie r e ffiziente r zu werden.

- In den Medien: Kosten im Vorde rgrund, niemand denkt hie r 2 Schrit te  we ite r. 
Kostene insparungen in Milllionen pro Patient möglich. 

- Therapie  Effizienz: Vermeidung jahre lange  Chemothe rapie  ode r lebenslange  
Medikamentene innahme .
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Vielen Dank
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