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Genetik Hastaliklarin Tedavisi igin ARV
Virlis Gen Terapi Ajanlari Uretiyoruz.
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Problem

Tani konulmus vedi binden fazla genetik
kaynakli nadir hastalik bulunmaktadir. Ancak bunlardan sadece %5'ten azinin tedavi edilebildig
hesaplanmaktadir. Bu sebeple, yasam kalitesini diistiren ve 6mri kisaltan genetik bozukluklarin sebep
oldugu nadir hastaliklari olan bireyler icin AAV viriis gen terapi yontemlerine ihtiyag son yillarda hizla artmistr.

Coziim (Uriin/Servis)

AAV virlsu, hedef hiicre ve dokuda gen ekspresyonu, CRISPR genom diizenleme,
optogenetik ve kemogenetik arastirmalari da dahil olmak tizere bircok cesitli klinik deneme
ve pre-klinik uygulamalarda kullanilabilmektedir. Bu sebeple HiGen girisimi olarak, genetik tedavilerin
arastirilmasi ve klinik deneme asamalarina gelebilecek niteliklere ulasmasi amaciyla yerli olarak
genetik muhendislik asamasini da kapsayan AAV viris uretilmesini saglayacagiz.

Hedef Pazar

AAV virus gen terapi ajani platformumuzIa, ilag/biyoteknoloji sirketlerinde, arastirma
enstitllerinde ve Universitelerde, genetik hastaliklarin tedavisi tGzerine arastirmalar ve
uygulamalar yapan arastirmacilara hizmet verilecektir.

Pazara Giris Stratejisi

Yurt disindaki rakiplere gore sadece arastirmalar icin triin hizmeti vermekle kalmayip,
hastalar icin AAV viriis tabanli genetik tedavi iirlini satmak isteyen yerli sirketler icin klinik
standartlarda ArGe ve UrGe calismalarini da lisanslama ile gergeklestirmeyi planlamaktayiz.

Is Modeli

HiGen girisimi olarak “AAV Uretim Platformu” ile yurt disindaki rakiplere nazaran (ilkemizde
genetik tedavi arastirmasi yapmak isteyen yerli ilag sirketleri, arastirma enstitileri ve
universiteler icin 4 basamakta (Genetik mihendislik, Arastirma, Hayvan ve Klinik denemeyi kapsayan
tic farkli kalite standartlarinda AAV virls Gretim) hizmet sunmayi planlamaktayiz.

Rekabet Avantaj

Tirkiye'de pre-klinik ve klinik deneme diizeylerinde kullanilabilecek AAV vektorleri Ureten
yerli bir kurulus bulunmamaktadir. Bu calismalar, diinyadan 65 milyondan fazla tilkemizde ise
yaklasik 8 milyon civarinda bulunan genetik tabanl nadir hastaliklara sahip insanlarin AAV viriis gen
terapi ajanlariyla tedavi edilebilmesini mimkuin kilacaktir.

Yatirnm/Hibe

HiGen girisimi olarak 2020 yil icerisinde AAV viris Uretim platformunun kurulmasi
amaciyla TUBITAK 1512 Girisim Programi kapsaminda, 200 bin TLlik hibe alinmasi igin, final
karar surecindeyiz. Bununla birlikte, pre-klinik hayvan ve klinik hasta denemelerinde kullanilabilecek
AAV virls gen terapi ajani tretilmesini saglamak amaciyla 800.000 TL'lik seri Gretim laboratuvar
kurulmasi gereksinimi 2022 sonuna kadar gerekmektedir.




