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Deutschland stark in Forschung und Anwendung [maae fir patienttinnent
- aber Ruckstand bei der Wertschopfung [ Geelischaft?
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1: Investitionen der Industrie, EFPIA, 2022; 2: Patente im Bereich Biotechnology, Pharmaceuticals, Macromolecular Chemistry, Polymers, EPO, 2022; 3: Anzahl der Institutionen in den Top 100 fiir
Biological Sciences/Chemistry, THE Ranking, 2024; 4: Nature Index Output Share, 2024; 5: Im Bereich Life Sciences, S&G Global, 2022; 6: Mindestens 1 Mio. $ Funding, Crunchbase, 2023; 7:
ClinicalTrials.gov, 2023 (Filter: Studienstart in Jahr x; interventionelle Arzneimittelstudien; Studien mit mehreren Standorten werden fiir jedes relevante Land gezahlt); 8: Early Phase | + Phase I; 9:
Phase I-1V; 10: Basierend auf dem Jahr, in dem das Produkt in Europa zugelassen wurde, EFPIA W.A.LT. Indicator, 2023; 11: Durchschnittliche Anzahl an Tagen von der Marktzulassung von Arzneimitteln

bis zur Verfiigbarkeit fiir Patienten, EFPIA W.A.L.T. Indicator, 2023; ) ) . )
Pharma FoRschung & Entwicklung ErfOlgsmessUng in Deutschland (PROUD), 2024 BI H pertin Institute
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Nationale Strategie fiir gen- und zellbasierte Therapien (GCT)

Hintergrund und Zielsetzung

Beauftragt vom Bundesministerium fiir Bildung und Forschung (BMBF) ¢

—
Deutschland bei der Entwicklung sicherer, effizienter und \ ;\
nachhaltig finanzierbarer GCTs starken ;[

 Bedarfsgerechte Entwicklung

e Uberwindung der Fragmentierung, Stiarkung der Akteure und ihrer Q 1
Kooperationen |

e Alle Komponenten der translationalen Wertschopfungskette von der ( °
Grundlagenforschung bis zur Gesundheitsversorgung einbeziehen

e Berucksichtigung internationaler Perspektiven -

 Priorisierte Umsetzung » ~ !

. -
— BIH fungiert als Moderator und Organisator -
- BMBF-Forderung bis Ende 2026
oot GCT

¢ National Strategy
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Multistakeholder-Ansatz der Nationalen Strategie GCT

* Re.levante Akte.lfre aus WlssenSChaft’ . D, ., G, 3 Er\{g hﬂ?ft Kohler % Fraunhofer :{}'&.un|u|'51.|:mC|:III\tl\d\'u|-\ ey %
Wirtschaft, Politik und Gesellschaft sowie e e o
aus Verbanden, Behorden, Stiftungen, dikfz.

Ethikkommissionen und
Patientenorganisationen wirken mit.

I *«
£ DB'G *®"  medizinischer
B .® fakultdtentag

Deusche Gestlselah lir

* Insgesamt haben mehr als 150
ausgewiesene Expert*innen in acht . 2nd Round Table O NP
Arbeitsgruppen aus ganz Deutschland das
Strategiedokument aktiv gestaltet und Bio DEUTSCHLAND .
engagieren sich weiterhin.
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Die Handlungsfelder der Nationalen Strategie GCT decken alle wichtigen Bereiche ab

Interaktion mit
der Gesellschaft

Mark}zulassung
und Ubergang
in die Versorgung

Forschung
und Entwicklung

Ausbau von
Qualitat und
Kapazitaten in der
GMP-Produktion

Standards, Normen
und regulatorische
Rahmenbedingungen

Vernetzung und
Unterstiitzung der
Stakeholder

Technologie-

transfer

e

Ausbildung und
Kompetenzstarkung

@)
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Alle Teile der translationalen
Wertschopfungskette sollen gestarkt und
vernetzt werden - von der
Grundlagenforschung bis zur
Gesundheitsversorgung.
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Veroffentlichung der Nationalen Strategie GCT und aktueller Stand

Ubergabe der
Nationalen Strategie fiir

*  Verdffentlicht am 12.6.2024 i —
WO g

e BIH fungiert weiterhin als Sprecher und Moderator

* Governance-Struktur wird erarbeitet
* Interessenvertreter agieren in AGs und Rundem Tisch
 Mallnahmen werden priorisiert und konkretisiert

N \IErEmim/ Nia B)§
» Aufbau organisierter Plattformen — AR

T R S T T

 |nternationale Sichtbarkeit erhoht

ﬁ Point-to-Point — e Hub and Spoke —

.0.0." GCT
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Zeitachse Nationale Strategie GCT

Ziele fur den Runden Tisch der Stakeholder ~ e > @ Runder Tisch
* Update zum Gesamtstand der Umsetzung : 11.06.

#| Bericht zum Stand der Konzeptionierung

 Update zum Stand der MaBnahmen § und msetzun der Magnanmen,

3| Verabschiedung der Governancestruktur
H

e Governancestruktur und Ressourcen

Meeting Meeting Meeting
AG-Sprecher*innen AG-Sprecher*innen AG-Sprecher*innen

| 17.03. * |

(in Prasenz)

@ AG-Meetings @ AG-Meetings @ AG-Meetings @ AG-Meetings @ AG-Meetings

Ube'rgabe . E Priorisierung umzusetzender
Nationale Strateg|e GCT H 3| MaBnahmen & Bildung 3| Entwurfsvorstellung zur Umsetzung
;| Kleingruppen zur Erarbeitung ;|der MaBnahmen durch Kleingruppen
i| Umsetzungsentwurf 1| & Feedback durch AG

E Vorstellung Einarbeitung
Feedback des Runden Tischs

llung der Entwurfsanpassung
Kleingruppen & Feedback durch AG

r
H

[ ] [ - L ]
Mai Jun. Jul. Aug. Sept. Okt. Nov. Dez. ‘ Jan. Feb. Marz Apr. Mai Jun, Jul. Aug. Sept. Okt. Nov. Dez.

2024 2025

e National Strategy
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Konkretisierung der MalBnahmen - Beispiele

* Insgesamt 91 MaRnahmen vorgeschlagen
* Priorisierung von mindestens zwei MaRnahmen pro Handlungsfeld, z. B.:
* Product Development Unit (PDU) fiir Projektplanung und -durchfiihrung

e Zentrales GCT GMP- und Regulatorikgremium

* Interdisziplinare Entscheidungszirkel fir GCT-Diagnostik und -Therapie

e Zentrale Informationsplattform fir Zielgruppen inklusive GCT-Atlas

o® " GCT
¢ National Strategy
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Laufende Aktivitaten der Nationalen Strategie GCT

Strategieumsetzung im Multi-Stakeholder-Ansatz
* Nationales Netzwerkbiiro fur GCT
e Frihzeitige regulatorische Beratung (Regulatory Support Unit)

* Neue Formate zur Projekt- und Personenféorderung

* Bundesweites Entrepreneurship-Programm GeneNovate

* Investorentag

A"!
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Nationales Netzwerkbiiro GCT in Kooperation mit DG-GT und GSCN
@BIH
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Regulatory Support Unit GCT
@BIH

e Gegrindet im Juni 2024

9\

» Spezialist*innen fiir Zulassungsfragen fiir ATMPs Christobh Conrad julia Hiitter

und Biologika E ;

« Schwerpunkt: Frithzeitige Beratung zu Produktentwicklungen BarbaraVolz Sofia Banchenko
im Bereich GCTs/ATMPs, in der Regel vor dem ersten Kontakt S
mit der zustandigen Zulassungsbehorde (PEl)

* Bundesweite, leicht erreichbare, erste Anlaufstelle fir
regulatorische Unterstitzung

e Unabhangige und vertrauliche Beratung fir 6ffentlich
geforderte Projekte in Deutschland

 Kontakt: reg-support@bih-charite.de \Michael Moles Rachael Wa

,0:0," GCT
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https://www.bihealth.org/de/translation/rsu

13.03.2025
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RSU SUPPORT

Pre-clinical studies Manufacturing
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Product
Development

Quality + Preclinical
Assessment

Marketing

Clinical studies . L.
Authorization

Target Product Profile
Regulatory Gap Analysis
Regulatory Strategy

Quality / GMP Gap Analysis

Align Quality + Preclinical
Development

Efficacy and Safety
Compliance
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Nationale Projektforderung & Nationales Translationales Tandem Programm

* Einzel- oder Verbundprojekten fiir translationale Projekte zur Produkt- und/oder Prozessentwicklung
von therapeutischen und diagnostischen Ansatzen im Bereich der GCT »

) 4

e Ausschreibung 1: 17 Projekte gefordert, Gesamtbudget 7.720.191 € (1-2 Jahre) A

e Ausschreibung 2: Veroffentlicht am 16.12.2024, Einreichungsfristen Track 1: 17.02.2025 &
Track 2: 24.03.2025

e Auswahl von Track 1 voraussichtlich Ende Marz, Track 2 (durch internationale Jury) voraussichtlich

Anfang Juli 2025
4~  sPARK
DLR Projekttrager

BIH

* Forderung (geschiitzte Zeit) von Tandems bestehend aus 1 klinischen Nachwuchswissenschaftler und
1 translationalen Wissenschaftler, die (komplementar) an einem translationalen GCT-Projekt arbeiten

e 1. Ausschreibung: abgeschlossen, 9 Tandems gefordert

* Auswertung der Riuckmeldungen zur ersten Ausschreibung I’ i

* Nachste Ausschreibung noch vor der Sommerpause geplant
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Nationales Entrepreneurship-Programm GeneNovate

GeneNovate empowering Innovators

and Entrepreneurs in Gene and Cell Therapies

e Serie von 6 Workshops,
Januar bis Juni

e 2. Runde gestartet in 6 Regionen
(Berlin, Dresden/Leipzig
(SaxoCell), Hannover,
Heidelberg, Mainz, Miinchen)

e 6Xx6=36 Workshops
e ca. 130 Teilnehmer*innen

* Planungen fir 3. Runde im
Jahr 2026 laufen

* Weitere Standorte gewlinscht
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Investorentag GCT

Zielgruppen: Start-ups und translationale Projekte im Bereich der gen-
und zellbasierten Innovationen, relevante Investor*innen aus dem In-
und Ausland, Industrievertreter*innen

Ziele:

- Matchmaking Startups und Investor*innen

- Starkung des Dialogs zwischen Wissenschaft, Industrie,
Finanzen und Politik

- internationale Sichtbarkeit des Standorts Deutschland

GeneNovate Investors' Day

27. Juni 2025
Akademie der Kiinste
Berlin

.05," GCT
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Politischer Kontext

Nationale Startup Strategie Gesundheitsdatennutzungs-Gesetz

- Medizinforschungsgesetz

Zukunftsstrategien fiir Forschung

und Innovation

N | |

Politische Initiativen verbessern die
Rahmenbedingungen fur die medizinische - -

Forschung und Entwicklung in

Pharmaceutical Nationale Strategie fiir Gen- und Zell-
Deutschland und Europa.

Strategy Therapien
Noch nicht am Ziel!!!



Nationales Programm

GeneNovate All-Day
Empowering Innovators and Abschlussevent
GeneNovateProgramm

Entrepreneurs in Gene and Cell
Therapies Akademie der Kiinste, Berlin
Parallel in
Berlin, Mainz, Miinchen,
Heidelberg, Leipzig/Dresden,
Hannover

Abendempfang
GeneNovate Investors' Day
Franzosische Botschaft, Berlin
Nur auf Einladung

BERLIN

ﬁ RUMO ThermoFisher

BLOOD AND CELL SCIENTIFIC
TECHNOLOGIES

NUVISAN

BERLIN PARTNER S

o Taneeteey HealthCapital

BERLIN BRANDENBURG

Januar — Juni 2025 m 27. Juni 2025

7.45 —9.00 Uhr
Parlamentarisches Friihstiick
Restaurant Kafer / Bundestag

Nur auf Einladung

Ab 9.30 Uhr
GeneNovate Investors' Day
Akademie der Kiinste,
Berlin

@) cytiva

V fa Die forschenden
« Pharma-Unternehmen




Nationale Strategie fiir gen- und zellbasierte Therapien (GCT)

Zusammenfassung & nachste Schritte

Erganzung der AGs um zusatzliche Industrieexpertise und Patientenvertretende
Einbindung des International Sounding Boards
Nationales Entrepreneurship-Programm GeneNovate etabliert und in 2. Runde gestartet

Regulatory Support Unit etabliert und bundesweite Beratung findet statt

<X X X X

Erste nationale Forderung von GCT-Projekten und Personen-Tandems gestartet

» Weitere Ausarbeitung von Gber 25 Mallinahmen innerhalb der AGs
» GCT-Investorentag in Vorbereitung
» Weitere Calls fir GCT Projekt- und Personenforderung laufend oder geplant

» Beschluss der kiinftigen Governancestruktur

o® " GCT
¢ National Strategy
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Vielen Dank!

SPONSORED BY THE .
Coordinated by

Federal Ministry
of Education
and Research

o0 GCT
* o° Nationale Strategie
A Gen- und zellbasierte Therapien
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