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Krankheiten
I Nur der Krankheiten

mit zugelassenen
Behandlungen

Herausforderungen Seltener
Krankheiten:

GrofRer Einfluss auf Lebensqualitat

Friher Beginn und chronische
Entwicklung

Schwierig zu diagnostizieren und zu
behandeln

Einfluss auf soziales Umfeld

Fragmentierte Unterstlitzung und
Forschung

Wenig Interesse auf Seite
Pharmaindustrie

90% mit genetischer Ursache




Langjahriges Engagement in der Forschung zu Seltenen Krankheiten

2012: Klinischer Forschungsschwerpunkt radiz
Schweizer Register Seltene Krankheiten

srdF

swiss rare
disease registry

2015: Drug Discovery Network Zurich

2016: Initiierung Antrag
Nationales Forschungs-Kompetenzzentrum AcceleRare

2019: AcceleRare in engerer Auswahl durch SNF
AcceleRare nicht priorisiert durch SERI / SBFI

Klinischer Forschungsschwerpunkt ImmuGene

Zentrum fur seltene Krankheiten Zirich

2021: ITINERARE
s acceleRare Rare Diseases
L]U ADVANCING DRUG DISCOVERY FOR RARE DISEASES '\ »

Innovative Therapies
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ITINERARE'’s
Interdisziplinares Konzept
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Beispielhafte Seltene Gentherapien :
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Hormonelle Krankheiten -- -‘-

Therapien

Innovative Technologien & Neurologische Krankheiten ~ ---i---
Molekulare Therapien i

. . . Stoffwechsel Krankheiten --
Integration von Ethik, sozialen

und rechtlichen Aspekten
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Gemeinsames Aus- und
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Einbeziehung Patienten

Forschung fiir und mit Patienten

Vertreter im Programm
Studien Teilnehmer

Einbeziehung in Aus- und
Weiterbildung

Engagement in Citizen
Science




UZH Engagement:
12 Jahres Programm zur Entwicklung
Neuer Therapien fiir und mit Patienten
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Entdeckung &
Charakterisierung

Technologien & Modelle
Krankheits-Mechanismen
Spitzen-Therapien

Herausforderungen CH

Gesundheitswesen und

Patienten Erfahrungen
CAS Innovative Therapien

Pra-klinische Studien &
Fiirsprache

Klinische Studien &
Konsolidierung

Klinische Phase I-1l Studien
Einflhrung neuer
Therapien in die Klinik

Validierung therapeut. Ziele
Pra-klinische Studien

Innovatives Design Klin. Studien
Internationaler Kontext ELSI
Gesellschaftlicher
und politischer Diskurs

ELSI bezligl. neuer
Therapien
Prazisions Medizin

ITINERARE
Rare Diseases

Innovative Therapies

Strukturelle
Effekte

ITINERARE'’s Ziele

f Neue Behandlungen \

Neuartige Technologien

Patienten-fokussierte
Richtlinien

Experten in allen
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UNIVERSITATS-

UniversitatsSpital

Ein starkes Netzwerk

Wissenschaftliche Exzellenz

Klinische Translation
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