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Gentherapie-Kompetenz in Orth an der Donau
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iele haben genetische Ursachen, werden also er
| et S oo DIE HRRAMHHELT IMMOVATIONS- []
oder beglinstigt. Es erscheint daher naheliegend,
in den betroffenen Zellen defekte Gene durch ihre intakten |:| I—I I:l E F: I_U Ll F: E E I_ H U E |_|_| I T
Varianten zu ersetzen.Das ist der traditionelle Ansatz der .
Gentherapie. Anstatt lediglich die Symptome einer Erkran- F |:| E |_= E rl T FI |:| D I T I D n
kung zu behandeln, zielt man damit auf deren Ursachen ‘ » Immuno AG
ab und er6ffnet so die Perspektive, durch einen einzelnen Gentherapie er6ffnet neue Chancen p - - Geschichte und Gegenwart des
Eingriff eine Krankheit dauerhaft zu heilen oder zumindest bei seltenen Erkrankungen Standorts Orth an der Donau
eine langanhaltende Wirkung zu erzielen. ' ™
Dazu missen Gene in die gewlinschten Zellen eingebracht
werden. Das kann passieren, in dem man dem Patienten 3 ; . ;
Zellen entnimmt, diese genetisch verandert und vermehrt und £ o ; 5 Vi, 1 . - = o »
sie anschlieRBend wieder in den Korper einbringt (,ex-vivo'-The- -, i L [ y ‘
rapie). Oder man verabreicht ein die Gensequenz enthaltendes
Praparat und stellt sicher, dass dieses seinen Weg ins Zielorgan
findet. Um genetisches Material effizient in die Zellen eines — 1 i - 1
Patienten einzubringen, wird meist ein modifiziertes Virus (ein 3 3 - 3 3 : ; X » Baxter
,viraler Vektor") verwendet — ein Prozess, der ,Transduktion" - : &
genannt wird.
Eine Gentherapie ist besonders bei Krankheiten vielversprechend,
die auf die Veranderung eines einzelnen Gens zurlickzufiihren
sind (,monogenetische Erkrankungen"), wie das bei vielen selte-
nen Erkrankungen der Fall ist. Fir die meisten dieser Erkrankun-
gen ist keine adaquate Therapie verfligbar. Betroffene Menschen
konnten durch Gentherapien eine neue Chance erhalten.
Fir eine gentherapeutische Behandlung wird ein Arzneimittel k. , ‘
benétigt, das den viralen Vektor enthalt. Zur Entwicklung und ] Y » Pfizer
Herstellung eines solchen Praparats ist spezielles Know-how : :

erforderlich. Am Standort Orth an der Donau hat das Pharmaun-
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ternehmen Shire solches Know-how aufgebaut. Es ist wird fir Baxalta
die Kommerzialisierung eigener Gentherapien verwendet, aber
auch Unternehmen angeboten, die selbst an der Entwicklung Shire

einer Gentherapie arbeiten.

Die Gentherapie-Kompetenz am Standort Orth an der Donau ist
gut eingebettet in eine vitale Life-Sciences-Landschaft in Nie-
derGsterreich, wie die nachfolgenden Seiten zeigen. m

Foto: Shire

" Emssn o AU3I 15 34101
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nehmen haben sich

erfolgreich mit Thera- H rl 5 |:| T E E E E E rl
pien gegen Hamophilie beschaf- —

tigt. Dabei handelt es sich um H |:| I_I_I D F H I I_ I E

eine Erbkrankheit, bei dem eines

der Gene, die flir die Blutgerin- Gentherapie-Aktivitaten in Orth an der Donau

nungs-Faktoren VIII oder IX codie-

ren, defekt ist. Der gentherapeu-

tische Ersatz dieser Gene stellt

nun einen ganz neuen Ansatz der Behandlung dar, der Leberzellen
ermaoglichen soll, diese Faktoren selbst wieder herzustellen.
Baxter hat 2074 von Chatham Therapeutics einen auf einem Ade-
no-assoziierten Virus (AAV) basierende Plattform fir die Genthe-
rapie von Hamophilie akquiriert, die erst in Richtung Kommer-
zialisierung entwickelt werden musste. Shire/Baxalta hat seither
viel investiert, um einen Produktionsprozess zu etablieren, der die
Anforderungen an den klinischen Einsatz der Therapie erfiillt. Dabei
konnte man aus mehr als 30 Jahren Erfahrung mit antiviralen Vak-
zinen und rekombinanten Proteinen (FSME- und Grippeimpfstoffe;
rekombinanter Faktor VIII, rekombinanter Von-Willebrand-Faktor)
schopfen. Es gelang, eine robuste AAV-Plattform aufzubauen, zu
der nicht nur ein entsprechender Produktionsprozess sondern
auch die begleitende Analytik und Assays zum Testen von Arznei-
mittelkandidaten gehdren. Eine In-vivo-Therapie gegenHamophilie
A, bei der das defekte Gen fiir Faktor VIl in Leberzellen ersetzt wird,
wird derzeit in einer klinischen Studie der Phase | getestet.

Wirde die auf diesem Wege erworbene Expertise nur fiir Shires
eigene Gentherapie-Projekte Verwendung finden, kdnnten viele
Patienten mit anderen seltenen Erkrankungen nicht davon profi-
tieren. Daher hat man sich entschlossen, die AAV-Plattform auch
anderen Unternehmen anzubieten, die an der Entwicklung und
Kommerzialisierung von gentherapeutischen Produkten arbeiten.
Das in Orth an der Donau aufgebaute Gene Therapy Center Aus-
tria versteht sich als Partner, der alle Schritte in diesem Prozess
begleitet. m
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in Orth an der Donau ansdssigen Unterneh-
men agieren nichtim luftleeren Raum. Ihre Akti-
vitaten sind eingebettet in eine gut ausgebaute
in Wien und Niederdsterreich.
In der niederGsterreichischen Forschungs-, Technolo-
gie- und Innovations-Strategie ( ) wurde
,Medizintechnik und medizinische Biotechnologie” als
eines von zehn Themenfelder definiert, auf die sich die
FTI-Aktivitaten des Landes fokussieren. In den Schwer-
punkten Diagnostik und personalisierte Medizin, rege-
nerative Medizin sowie Mobilitdt und Rehabilitation soll
ein starkes Kompetenznetzwerk geschaffen werden, das
die internationale Sichtbarkeit des Forschungsstandorts und die
Schaffung hochqualifizierter Arbeitsplatze zum Ziel hat.
Mehrere Forschungseinrichtungen sind schon heute auf dem
Gebiet der medizinisch orientierten Biowissenschaften tatig: Das
in Kloster-
neuburg gehdrt in der Grundlagenforschung in verschiedenen
Bereichen der Molekular-, Zell- und Evolutionsbiologie, zur Welts-
pitze. Um Know-how und Infrastruktur auch wirtschaftlich nutzen
zu kénnen, ist derzeit ein Technologiepark in unmittelbarer Nach-
barschaft in Planung. Am betreiben die IMC
FH Krems, die Donau-Universitat Krems und die Karl Landsteiner
Privatuniversitat fir Gesundheitswissenschaften Forschungspro-
gramme rund um medizinische und pharmazeutische Biotechno-
logie, Apherese, regenerative Medizin, Biomechanik, Inflammati-
onsforschung sowie Wasser & Gesundheit. Am TFZ Krems stehen
forschungsintensiven Life-Sciences-Unternehmen Reinraum-Spe-
zialimmobilen zur Verfligung.
Die IMC FH Krems betreibt darliber hinaus das
, das
im Auftrag von Pharmaunternehmen bioaktive Substanzen iden-
tifiziert, charakterisiert und toxische Nebenwirkungen bestimmt.
Am sind das Austrian Institute of
Technology (AIT), das ACMIT, die FOTEC GmbH und das Depart-
ment flr integrierte Sensorsysteme im Kompetenzfeld Medizin-
technik tatig.

Mehr als 2.000 Einwohner
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Studienrichtungen
sichern den wissenschaftlich aus-
gebildeten Nachwuchs auf den

Gebieten der Medizin, der Biotechnologie und
der Biomedizinischen Technologie.
An der
(KL) wird
ein Studium der Humanmedizin nach dem
Bachelor-Master-System  angeboten, das
einen flexiblen Umstieg auf andere Studienrichtungen ermdg-
licht. Die hat postgraduale Studien-
génge in evidenzbasierter Medizin, klinischer Medizin (in den
Fachrichtungen Geriatrie, Neurowissenschaften und Orthopa-
die) sowie im Pharmawesen aufgebaut. An der
kann ein Diplomstudium der Zahnmedizin absolviert
werden.
An der wird seit vielen Jahren ein international
orientiertes Bachelor- und Masterstudium ,Medical and Phar-
maceutical Biotechnology” angeboten. Hier werden Experten
fir die biotechnologische Produktion und Forschung ausgebil-
det. Ab Herbst 2018 wird dieses Angebot durch ein Bachelorstu-
dium in Applied Chemistry mit Schwerpunktsetzung auf com-
puterunterstiitzten Methoden erganzt. Das
Berufsprofil umfasst Mitarbeiter im Industri-
elabor, in der Analytik und in der Prozessop-
timierung der chemischen und pharmazeuti-
schen Industrie.
der
werden im Bachelor- und Master-Studium

Unberiihrte Naturlandschaft im Nationalpark Donau-Auen ,Biotechnische Verfahren” Fachleute fir die
Landwirtschaft mit Getreide und Gemtiiseanbau industrielle Biotechnologie und die zugeho-
Beachtliches Einkaufsangebot, vielfaltige Gastronomie rige Analytik ausgebildet. Ab Herbst 2018 wird
Arbeitspldtze in den in der Gemeinde angesiedelten Betrieben das Angebot um ein Studium der Bio Data

Sanfter Tourismus, kulturelle Aktivitaten

Science ergdnzt, das naturwissenschaftlich
tatigen Menschen Methoden im Umgang mit
grolen Datenmengen naherbringt.
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