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Non-replicative viral vector

pZiOZ mRNA
iOZ Platform

pZiOZ mRNA

EviOZ

Entrega seletiva de 
drogas para o 

cérebro



Estratégias para condições neurológicas

Flexibil idade do pZiOZ mRNA em entregar um ou mais genes de tamanhos maiores que 

o classico da tecnologia atual

DEAF1
PMS

Terapia de substituição gênica

Terapia de edição gênica

DEAF1
Parkinson
Alzheimer

E  outros ...



Síndrome de Phelan McDermid (PMS)

Doença genética rara órfã de drogas.

Estimativa de 270 mil pacientes mundialmente.

Deleção da região do cromossomo 22 que contém o 

gene da SH3 and multiple ankyrin repeat domains 3

Deleção região do cromossomo 22q13

Proteína SHANK3



Síndrome de Phelan McDermid (PMS)

Haploinsuficiência

Variação do número de cópias de um gene
Diminuição da dosagem de genes

Sintomas neurocomportamentais:

Deficiência Intelectual

Comprometimento da fala

Comprometimento da linguagem

Transtorno do espectro Autista (TEA)

Distúrbios do sono

Epilepsia



Restauração da expressão de SHANK3 previne 
sintomas de TEA em camundongos jovens e adultos



Terapia Gênica para PMS

Reposição gênica do gene SHANK3, através do 

pZioz/SHANK3-mRNA

Regressão dos sintomas de TEA em crianças e jovens

Tropismo pelo Sistema Nervoso Central (SNC) da 

Plataforma Z

Após administração sistêmica, o vetor viral entrega a 

terapia gênica ao SNC com altas eficiência

pZioz/SHANK3 mRNA



Estudo Clínico de Fase 1 em andamento

LIMITA COES:

1. Hepatotoxicidade

2. Alto custo

3. Mini gene do SHANK3

TOTAL DE INVESTIMENTO - $139M (745,62 milhões de reais)

INVESTIMENTOS GOVERNAMENTAIS - $7 MILHÕES DE 

DOLARS (37,55 milhões de reais)

Crunchbase.com



Molecular Biology V iral vector production Biological 
characterization

Proof of concept in 
animal  model Non-cl inical Clinica l

New Generation 
Sequencing

Pre- purification 
analytical 

characterization
Purificati on 

Post-purification 
analytical 

characterization
CQAs

Pipeline

1,5 milhões 

de reais

2 milhões de 

reais

1,3 milhões 

de reais



Parceria

Selective passage of medications 
directly to specific regions of the brain

NECESSIDADE: 

• Viabilizar PESQUISA & DESENVOLVIMENTO 

através de emendas e programas para 

desenvolvimento nacional de terapia genica para 

doenças raras dentro do modelo 

ICT <> Start-up <> Organizações de pacientes.



OBRIGADA

carolini.kaid@ictchpbio.org.br
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