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Moderna mit threm COVID-19-Impfstoff steht stellvertretend fiir die

Innovationskraft der gesamten Biotechindustrie
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Die US-Firma Moderna mit ihrem COVID-19-Impfstoff auf mRNA-
Basis ist das aktuell bekannteste Beispiel, wie Biotechunternehmen
Fortschritte fiir die Gesellschaft erzielen. Neben dieser vielverspre-
chenden mRNA-Technologie standen am Bioday. dem diesjahrigen
virtuellen Investorenanlass von BB Biotech, bei dem es um
erfolgversprechende Branchentrends der Zukunft ging, die Themen
Molekiildesign und CRISPR-Ansatz auf der Agenda.

Weniger als elf Monate dauerte es von der Entschliisselung des
genetischen Codes des SARS-CoV-2-Virus bis zum Zulassungsantrag
flir die ersten zwei Impfstoffe, die eine globale Eindimmung der
Coronapandemie bewirken sollen. «Die von Moderna verwendete
mRNA-Technologie ist ein gutes Beispiel dafuir, wie innovative
Technologien aus den Laboren von Biotechfirmen den medizinischen
Fortschritt vorantreiben», erkldrt Dr. Daniel Koller, Head Investment
Team.

mRNA-Technologie als bevorzugtes Verfahren fiir zukiinftige
Impfstoffentwicklungen

«Unsere Vision ist es, eine neue Generation von Medikamenten zu
entwickeln», erlduterte Stéphane Bancel, CEO von Moderna, in seiner
Prasentation am Bioday. Die Zulassung des Impfstoffs mRNA-1273
gegen COVID-19 soll zum Turdffner fir andere Anwendungen mit
mRNA-Vakzinen werden. In klinischen Studien zeigte der Impfstoff
uber alle Altersgruppen eine Wirksamkeit von 94.1%.

«Unsere Vision ist es, eine
neue Generation von
Medikamenten zu entwickeln »
Stéphane Bancel, CEO Moderna

Am 17. Dezember trifft sich das Beratergremium der US-Behorde FDA.
24 bis 72 Stunden nach dessen Stellungnahme wird die Entschei-
dung gefallt. Moderna wird das Produkt in Eigenregie vermarkten.
Die Gesellschaft hat eine logistische Infrastruktur aufgebaut, Gber
die innerhalb von 24 Stunden nach der Zulassung die internationale
Versendung anlauft. Die US-Zulassung wird noch vor Ende des Jahres
erwartet. Die Zulassungsentscheidung innerhalb der EU wird voraus-
sichtlich in der zweiten Januarwoche gefdllt. Produziert wird das
COVID-19-Vakzin vom Schweizer Konzern Lonza. Bis zu 20 Millionen
Dosen konnen noch 2020 und ein Milliarde Dosen 2021 produziert
werden.

Bancel ist davon Uberzeugt, dass sich die mRNA-Technologie auf-
grund ihrer vielen Vorteile in Zukunft als bevorzugtes Verfahren fir
die Impfstoffentwicklung etablieren wird, sobald das erste Produkt
zugelassen wurde. Ein entscheidender Faktor dafir sei die hohere
klinische Erfolgswahrscheinlichkeit. Weil die menschliche mRNA in
allen Molekiilen dieselbe chemische Struktur habe und mRNA-
basierte Wirkstoffe sich lediglich durch die codierten genetischen
Informationen unterscheiden, lassen sich daraus in verkirzten Zeit-
raumen diverse Wirkstoffe entwickeln. Im Fall des SARS-CoV-2-Virus
bendtigte Moderna nur wenige Tage, um aus der Gensequenz des
Virus die Sequenz fiir das Vakzin zu selektieren. Ein weiterer Plus-
punkt des mRNA-Mechanismus ist, dass alle Vakzine in dieselben
molekularen Hdllen verpackt werden, was die Produktion von
grossen Volumina erleichtert. Dazu kann das Vakzin im Vergleich
zum Konkurrenzprodukt von Biontech/Pfizer Uber einen Zeitraum
von sechs Monaten bei minus 20 Grad, bis maximal 30 Tage bei
Kihlschranktemperaturen von sechs bis acht Grad oder bei Zimmer-
temperaturen fiir sechs Stunden gelagert werden.

Durch Investitionen in Robotik, IT und Produktionsprozesse hat
Moderna laut Bancel die Voraussetzungen fir die Skalierbarkeit aller
klinischen Produkte geschaffen, die das Biotechunternehmen in
Zukunft auf den Markt bringen wird. Der urspriingliche Zeitplan, der
diese Entwicklung bis 2023 vorgesehen hatte, sei durch die Entwick-
lung und finanzielle Forderung des COVID-19-Impfstoffs um drei
Jahre verkiirzt worden. Aktuell hat Moderna 13 Produkte in der
klinischen Entwicklung, darunter sechs Vakzine gegen Krebs und
sieben gegen verschiedene Infektionserkrankungen. BB Biotech hat-
te bereits 2018, also noch vor dem Borsengang, eine erste Position im
Unternehmen aufgebaut.

PRODUKTE IN KLINISCHER ENTWICKLUNG
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(Moderna)

Molekiildesign am Bildschirm

Ein anderer innovativer Therapieansatz aus den Biotechlaboren ist
das sogenannte Molekildesign. Relay Therapeutics, die im Juli 2020
an die Borse ging, ist fuhrend im Rational Drug Design. Bei diesem
Verfahren werden die molekularen Bewegungen von Proteinmolekd-
len analysiert, um deren Rolle beim Entstehen einer Krankheit
zu verstehen. Anstelle herkdmmlicher dreidimensionaler Kristall-
strukturen bedient sich Relay einer computergestiitzten Plattform.
Mit Hilfe von maschinellem Lernen werden chemische und biophysi-
kalische Vorgange, die in Millisekunden stattfinden, digital simuliert
und visualisiert. Damit lassen sich Molekiile, die als Medikamenten-
kandidaten in Frage kommen, zeit- und kostensparender identifizie-
ren. Zugleich ist das Molekildesign von seinem Wirkprofil her pass-
genauer, weil Eigenschaften wie Pharmakodynamik, effektive Dosis,
Bioverfligbarkeit oder Toxizitat weitaus praziser bestimmt werden
kénnen. Mit dieser Technologie entwickelt Relay Therapeutics Arznei-
en in Tablettenform als Krebstherapien. Das am weitesten fortge-
schrittene Praparat RLY-1971 aus der Wirkstoffklasse der selektiven
SHP2-Inhibitoren wird vor allem in Kombination mit anderen
Therapien getestet und befindet sich in der klinischen Phase I. Erste
klinische Resultate flir zwei Produkte wird Relay 2021 prasentieren.
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Mit CRISPR Gendefekte dauerhaft beseitigen

Der im Oktober 2020 an Emmanuelle Charpentier und Jennifer A.
Doudna verliehene Nobelpreis in Chemie unterstreicht die Bedeu-
tung der Genomeditierung als disruptive Technologie fir die klinfti-
ge Medikamentenentwicklung. Bei dieser molekularbiologischen
Technologie werden gezielte Verdanderungen im menschlichen
Erbgut vorgenommen, um eine dauerhafte Heilung von Krankheiten
zu erzielen. Die Genomeditierung wird bereits in zellbasierten Krebs-
therapien erfolgreich angewandt. CRISPR Therapeutics ist dagegen
flihrend bei Ex-vivo-Applikationen des CRISPR/Cas9-Ansatzes. Dabei
werden den Patienten entnommene Zellen im Labor modifiziert und
dann wieder injiziert. Das Neue an diesem Ansatz ist, dass Fragmen-
te der menschlichen DNA, die als genetisch bedingte Ausléser von
Krankheiten gelten, herausgeschnitten und durch genetische Ersatz-
stlicke repariert werden. Das CRISPR/Cas9-Enzym setzt den geneti-
schen Reparaturmechanismus in Gang, den jede Korperzelle besitzt.

BB Biotech ist seit dem 1. Quartal 2019 in CRISPR Therapeutics
investiert. Das Unternehmen entwickelt in Kooperation mit Vertex
Pharma, einer Kernposition im Beteiligungsportfolio, zwei klinische
Programme gegen Beta-Thalassamie und Sichelzellanamie. Hierbei
handelt es sich um zwei genetisch bedingte Stérungen bei der
Bildung von Blutzellen mit schweren Krankheitsverlaufen. Die
genetisch modifizierten Stammzellen, die den Patienten wieder
verabreicht wurden, flihrten zu einer volligen Heilung. Neben diesen
beiden Programmen in Kooperation entwickelt CRISPR Therapeutics
drei zellbasierte Projekte in der Immunonkologie in Eigenregie.
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