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Altalanos informaciok

Célok

A sejt- és génterdpia (CGT) mar tobb mint harom éve széles korben elfogadott biomedicinalis
irdnyzat, és tovabbra is fejlédik az emberi betegségek kezelésében. A CGT-k varhatdan egyre
inkabb alakitjdk az orvosi kezelést és a diagnozist, amikor a preciziés orvoslas korahoz
kozeledlnk. A sejtalapu terapia igéretes stratégia a betegségek széles skalajanak hatékony
kezelésére, bar eddig a hangsuly elsdsorban a rakra iranyult, pl. Kiméra antigénreceptor T-sejt
(CAR-T) terapia, amelynek soran a T-sejteket eltavolitottak egyes betegekrdl , mérlegelje dket,
hogy képesek legyenek felismerni és elpusztitani a rakos sejteket, mieldtt Ujra beadnak ket
ugyanazon betegnek. A CAR-T (Chimeric antigen receptor T cell)sejtterapiat széles kérben ugy
tekintik, mint amely forradalmasitotta egyes vérrakok kezelését. A legUjabb kutatasi
eredmények szerint a sejtterapia hatékonyan alkalmazhaté szilard rakos megbetegedésekre
is.

A génterapia ezzel szemben még korantsem fedte fel teljes potencialjat, ezért az innovativ
génterapiak tovabbra is a genomorvoslas elsddleges prioritasai. Néhany vallalat 4gy véli, hogy
miutdn megalapozott koncepciét nyert, kdnnyl lesz a klinikai fejlesztés és a szabalyozasi
ugynokségekkel folytatott interakcid. A valésag azonban az, hogy az egész folyamat a
koncepcidtdl a kereskedelmi forgalomba hozatalig, a kutatastél a GMP (Good Manufacturing
Practice) szabvanyok szerinti kereskedelmi mindségu virusvektorig, nagyon megterheld, mivel
folyamatosan szlikség van technoldgiai fejlesztésekre, hogy sikeresen lekiizdjék az olyan
kihivasokat, mint a pontossag / specifitas ndvelése és a betegeknél torténd felhasznalas eldtt
befejezend6 tesztek eldallitasdnak vagy kiadasanak novelése. Végil kombindlt sejt- és
génalapl megkozelitések a preklinikai vizsgalatokban,

A Pathfinder Challenge segitségével az EIC stratégiai célja az eurdpai sejt- és génterdpias
kozdsség kritikus elemeinek, példaul a koncentralt kutatadsi konzorciumoknak, az indulé
vallalkozasoknak és a spinoffoknak a megerdsitése abban a képességiikben, hogy
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versenyezhessenek és fenntarthassak magukat ezen az er6teljesen versenyzd, kihivasokkal
teli terlleten. akadalyok a felfedezéstdl a gyartasi Iépésig. A felhivasra benydujtott
palyazatoknak pontosan ezt kell megoldaniuk, meggy6zd technoldgiai megoldasokkal és /
vagy Uj attorési koncepciokkal, amelyek messze tulmutatnak a jelenlegi korszer(iségen.

A palyazdkat felkérjuk, hogy nyujtsanak be betegség-specifikus vagy nem-betegség-specifikus
javaslatokat, amelyek az Ujonnan megjelend technolégidkra vagy technoldgiai megoldasokra
dsszpontositanak, amelyek célja az aktualis sejt- és génterdpias kihivasok leklizdése az alabb
felsorolt egy vagy tobb terlileten, de nem korlatozédnak csak ezekre a teriletekre. .

A sejtterapia gyartas és a termékek klinikai stadiumba kerllése:

* Fejlett technoldégiai megoldasok, amelyek hatékonyan tdmogathatjak a sejtterdpia GMP
gyartasi |épését, példaul a sebesség és a kdltséghatékonysag szempontjabdl.

o Uj sejtterapias termékek, amelyek olyan gyakori betegségekre irdnyulnak, mint a rék és
a szervek elégtelensége, de olyan ritkabb betegségekre is, mint az immunhianyos
rendellenességek, amelyeket a klinikai stadiumu biofarmaciai gydgyszergyarté vallalatok
hasznalhatnak.

 Sejtterapias technoldgiai megoldasok, amelyek javithatjdk a rekombinans bioldgia
nagyon koncentrdlt és komplex dsszetételeinek kezelésében felmeriil6 fontos korlatokat,
példaul a terapias szerek szabalyozott felszabadulasat és az injekciézhatdsagot.

Az adoptiv sejtterapiak fejlesztése (CAR-T, TCR, TIL):

 Uj technolégiai megoldasok, amelyek eldsegitik a jelenlegi adoptiv sejtterapias
megkozelitések javitdsat: i) az eljaras magas koltségének és bonyolultsaganak
csokkentésével; ii) a polcon kivili vagy allogén CAR-T sejtterapiakban megfigyelt régéta
ismert kilok6dési probléma leklizdésével; iii) a CAR-t egy helyre iranyitva, amely
elharitand a variabilitdsi problémat (a CAR véletlenszerlien bekeril a sejtek genomjaba,
ami valtozé hatékonysagot eredményez), és iv) a CAR-T-alapu Uj immunterapias
megkdzelitések kifejlesztésével a monoklonadlis antitestek alkalmazasa.

A rdk kovetkezd generacids sejtterapiainak azonositasa:

* Uj technoldgiai platformok, amelyek hozzajarulhatnak a rak kévetkezé generacids
sejtterapiainak azonositasahoz (Uj célpontok keresése a hazba tervezett immunsejtek
szamara, vagy Uj sejtforrds az Uj terdpias megkozelitésekhez), valamint javithatjdk a
meglévl terapidkat hatékonyabba tétellk érdekében és biztonsagosabb. Ez utdbbi
tartalmazhat naiv, teljesen funkcionalis T-sejteket.

Sejtterapia alkalmazasa személyre szabott mddon a rakos betegek kezelésében:

e Fejlett technoldgiai megolddsok, amelyek lehetévé tennék a sejtalapu terdpidk
alkalmazasat a betegek személyre szabott / preciziés kezelésében. Egysejtalapu
megkozelitések (DNS, RNS, epigenetikus jelek, fehérjék, egysejtl szekvenalassal,
egysejtes képalkotdssal és térprofilozassal kombinaciéban haszndlt metabolitok
elemzése), kilondsen annak lehetdvé tétele érdekében, hogy feltérképezzék az egyes
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sejtek jelenlétét a tumor kérnyezetében.

 Uj technoldgiai megolddsokat keresnek, ideértve a laboratériumban termesztett
rakorganoidokat vagy egy chipen Iév0 szerveket, amelyek lehetévé tennék a paciens
reakcidjanak tesztelését kiilonféle sejtterapiakra és gydgyszerekre 6nmagukban vagy
kombinacidéban a kezelés megkezdése elétt.

A génkozvetité rendszerek (vektorok) hatékonysdgdanak javitdsa és kockdazatainak
csokkentése:

* Ujszer(i génterapids megkozelitések a CRISPR-Cas vagy mas molekularis gépek erejének
felhasznaldsaval, amely hatékonyabb és robusztusabb génbemutaté rendszereket
(vektorokat) és / vagy a genetikai mutaciok pontosabb és megbizhatédbb korrekcidjat
eredményezi.

e Technoldgiai megkozelitések, amelyek képesek kezelni a génterapia hosszu tavud
kihivasait (pl. A tranziens a transzfektalt gén stabil expresszidja helyett).

« Uj technolégiai megoldasok a toxicitds csokkentésére annak eredményeként, hogy a
virusvektor (ok) ismétlédd dézisait adjak be a betegeknek a klinikai vizsgalatok soran.

« Uj vagy tovébbfejlesztett génkihordé hordozék, amelyek Uj generaciés AAV-t vagy mas
rekombinans vektorokat hasznalnak, képesek specifikus szovettipusokat megcélozni és
hosszu ideig fennmaradni a nem o0sztddé sejtekben.

A génterapias gyartasi folyamatok és termelés javitasa:

e Az els6 génterapidkkal a piacon és még tobb tucat kisérlettel a verseny folytatodik a
termelési és gyartasi folyamatok javitasa érdekében a génterapiak széleskord
bevezetése érdekében. Technoldgiai megoldasokat keresnek a virusvektorok
termelésével jaré kihivasok hatékony iranyitdsara a klinikai vizsgalati |épés eléréséhez
szlikséges nagy léptékben. A sebesség kritikus, ugyanakkor a tulzott sebesség
veszélyeztetheti a termék mindségét, biztonsagat és hatékonysagat.

A kihivas sajatos feltételei

A jelentkezéshez a palyazasnak a feltorekvd technoldgidkra vagy az Uj, koncepcidkon alapulé
technoldgiai megoldasokra kell 6sszpontositania, amelyek messze tulmutatnak a jelenlegi
korszerliségen, célja a sejt- és génterapias kihivasok és akadalyok lekizdése, amelyekkel a
vallalatok jelenleg szembesulnek preklinikai, klinikai vagy bioldgiai gyartasi szinten. A palyazok
betegségre vagy nem betegségre vonatkozé javaslatokat nyujthatnak be.

A projektnek arra kell torekednie, hogy a végére elérje a kihivashoz meghatarozott konkrét
eredmények legalabb egyikét. Adott esetben figyelembe kell venni a kutatasi tartalom nemi
dimenzidjat.

Részvételi forma

Konzorcium -
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Pénziigyi informaciok

Teljes keret 132.000.000 EUR
Tamogatdsi intenzitas 100%

Tamogatdsi forma Vissza nem téritendd
Hataridék

Benyujtasi hataridé 2021.10.27.17:00

Elektronikusan
https://ec.europa.eu/info/funding-tenders/opportunities/port
al/screen/opportunities/topic-details/horizon-eic-2021-pathf
inderchallenges-01-03;callCode=null;freeTextSearchKeyword=HO
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null;startDateGte=null;crossCuttingPriorityCode=null;cpvCode
=null;performanceOfDelivery=null;sortQuery=sortStatus;orderB
y=asc;onlyTenders=false;topicListkey=topicSearchTablePageSta
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