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S'HA D'EMPLENAR PELS ENTORNS EMPRESARIAL | ACADEMIC

PROJECTE  Chemistry, Manufacturing and Controls (CMC) regulatory challenges of viral-vector based gene therapy
medicinal products (GTMPs) focused on rare neurodiseases

DATA PREVISTA D'INICI DEL PROJECTE 01/07/2024

FRC PANEL 1 LS7 Diagnostic tools, Therapies and Public Health

ERC PANEL 2 corcionaL
SECTOR Farmaceutica i biotecnologia
SECTOR 2 (oPcionaL) Salut

Vegeu |'apartat de caracteristiques i escolliu la modalitat depenent de les caracteristiques del projecte.

Modalitat de cofinancament []  Modalitat d'ajuts especifics

NOM DE L'ENTITAT ASPHALION SL e CIF

REPRESENTANT LEGAL DE L'ENTITAT  NURIA CATALINA ROMERO CAROL
RESPONSABLE DEL PROJECTE A L'ENTITAT (TUTOR/A)  consol Bozzo/Ricard Andreu

ADRECA ELECTRONICA e TELEFON
ADRECA DEL CENTRE DE TREBALL ON ES DESENVOLUPARA PARCIALMENT EL PROJECTE
c/Tarragona, 151-157 - Planta 11

CODI POSTAL 08014 » POBLACIO  Barcelona e PAGINAWEB www.asphalion.com
BREU PRESENTACIO DE L'ENTITAT

Som una consultora internacional d'afers regulatoris i cientifics, amb oficines a Barcelona, Madrid, Munich, Londres i Pamplona.

Oferim serveis integrals per al desenvolupament de medicaments i afers regulatoris a les empreses farmacéutiques, biotecnologiques i de
dispositius medics. Aquests serveis van des del desenvolupament primerenc, durant el registre fins a les fases de comercialitzaci6 i post
comercialitzacio del producte.

Des del 2000, hem crescut constantment i actualment som més de 150 consultors professionals de I'ambit de les ciéncies de la salut (farmacia,
quimica, biologia, bioquimica, biotecnologia, medicina i medicina veterinaria).

Els nostres consultors son experts en el seu camp i estan en contacte directe amb agencies de la UE (EMA i NCA) / US (FDA) per al desenvolupament
i la implementacié de nous estandards reguladors.

Mitjangant la nostra xarxa de col-laboradors podem donar suport a activitats cientifiques i regulatories a tot el moén.
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e UNIVERSITAT Universitat Autonoma de Barcelona (UAB)

* PROGRAMADE DOCTORAT Bioguimica, Biologia Molecular i Biomedicina

[1 INVESTIGADOR/A ICREA BENEFICIARID'UN AJUT ERC GRUP DE RECERCA SGR

e CODISGR 00529 o NOMDEL GRUP DE RECERCA Gene therapy for diseases involving the central ne
e DIRECTOR/A DE TESI Dr. Miguel Chillén

e CENTRE DE RECERCA (SI ESCAU)

e ADRECA ELECTRONICA e TELEFON

e ADRECA DEL DEPARTAMENT/CENTRE ON DESENVOLUPARA PARCIALMENT EL PROJECTE

e CODIPOSTAL e POBLACIO o PAGINAWEB

Redactar un breu resum del projecte de recerca, mitjangant el qual el candidat pugui identificar si es tracta d'un projecte del seu interés.
Cal indicar si hi participen altres entitats o centres, i cenyir-se a I'espai del requadre.

Recent advances in innovative therapies in the life science industry are encountering systemic barriers to the continued development of promising
technologies. In the European Union, groundbreaking therapies based on genes, tissues or cells are classified as Advanced Therapy Medicinal
Products (ATMPs). ATMPs were defined in Annex |, Part IV of Directive 2001/83/EC, which was amended by the ATMP Regulation 1394/2007 1. Since
then, ATMPs manufacturers have encountered many challenges such as complex manufacturing procedures and demanding approval processes.
Regulatory authorities and developers must advance in tandem to adapt the assessment procedures and the legislation without compromising
patient safety 2. This regulatory landscape for cell and gene therapies is currently evolving and lacks harmonization across different regions 3.

As of early 2024, there are only officially 36 FDA-approved and 19 EMA-approved cell and gene therapies. In 2023, the U.S. saw 7 new approvals, while
Europe had only one. Nonetheless, the American Society for Cell and Gene therapy reported 2609 advanced therapies in clinical trials 4. One of the
major drawbacks in the development of these drug products is Chemistry, Manufacturing and Controls (CMC) considerations 5. Few cell and gene
therapies have been approved due to their complex CMC processes, which are a critical part of the submission to regulatory authorities 6,7.

In order to enhance ATMPs development, specifically for gene therapies, improved manufacturing practices for viral vectors is crucial. Due to its
broader application, there has been in recent years an increasing demand on viral-vector manufacturing, which has facilitated the industry to rapidly
evolve. To continue the progress towards cell and gene therapy development increased regulatory flexibility is necessary 8. Enhanced cooperative
efforts through partnering and collaboration are essential for the advancement of the sector 4.

This thesis aims to investigate and optimize the CMC regulatory framework of viral vector-based gene therapies for rare neurodiseases at various
stages of development. An adequate regulatory perspective from the very early stages of therapy development is essential to optimize the time and
efforts to achieve the authorities’ approval and ensure patient access to these innovative therapies.

Through the industrial collaboration between the academic group of Dr. Chillén and Asphalion this thesis will highlight the importance of early
regulatory advice to enhance the development of advanced therapy medicinal products, focusing on CMC aspects.

The thesis objectives are the following:

= To analyze the current regulatory environment for gene therapies, particularly within the context of the European Union (First 2 years).

o Conduct an extensive literature review of existing regulations, guidance documents and case studies related to gene therapy and CMC.

o ldentify gaps and inconsistencies between the current regulatory framework.

o ldentify key obstacles faced by developers.

= To examine gene therapies at different early phases of development and try to improve regulatory efficiency and boost key regulatory milestones
(Year 1 to year 3)

o To identify the main CMC challenges and regulatory implications in the different early phases of development of advanced therapies for rare
neurodiseases.

o Evaluate CMC specific barriers to achieve successful strategies.

= To engage with regulatory authorities through scientific advice meetings and facilitate regulatory harmonization (During the whole project).

o To participate in scientific advice meetings to ensure alignment on current CMC requirements.

= To create a detailed regulatory roadmap that outlines the specific CMC requirements from an early stage of development for gene therapies (Year 1
to project ending).

0 Based on the findings, develop a comprehensive regulatory roadmap that outlines CMC requirements and best practices from the early phases of
development for a viral vector-based gene therapy.

o Include recommendations for process improvements, risk mitigation strategies, and timelines for regulatory submissions.
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6. PERFIL DEL CANDIDAT/A

Descripcio dels requisits minims i valorables, quant a titulacio, idiomes i experiéncia, que seran més valorats en els candidats.
En tots els apartats cal fer referencia a si és un requisit minim o valorable.

o TITULACIO" [GRAU, 0 EQUIVALENT (LLICENCIATURA, ENGINYERIA SUPERIOR | ARQUITECTURA), | MASTER UNIVERSITARI]

Grau en Biotecnologia i master en industria farmaceutica i biotecnologica.

*Requisits per a | admissio al doctorat: vegeu lapartat corresponent a les preguntes més Freqients dels estudiants de doctorat (FAQ) del web del Pla de Doctorats Industrials.

¢ IDIOMES o EXPERIENCIA PROFESSIONAL D'INTERES
Catala, espanyol i anglés (C1). - Experiéncia regulatoria en CMC per a industria farmacéutica.
e ALTRES

CARACTERISTIQUES DELS PROJECTES DE DOCTORAT INDUSTRIAL

L'element essencial del Pla de Doctorats Industrials és un projecte de doctorat industrial, s a dir, un projecte de recerca estratégic d'una empresa, en
que el doctorand/a desenvolupara la seva formacio investigadora, en col-laboracié amb un organisme de recerca, i que sera objecte d'una tesi doctoral.

La Generalitat de Catalunya dona suport economic a aquests projectes mitjangant 2 modalitats, depenent de les caracteristiques d'execucio del projecte:
o Projectes de doctorat industrial cofinangats per la Generalitat de Catalunya.
o Projectes de doctorat industrial amb ajut especific.

CARACTERISTIQUES COMUNES D’AMBDUES MODALITATS

o Latesidoctoral es desenvolupara en el marc d'un conveni de col-laboracié entre I'entitat o entitats de I'entorn empresarial i l'entitat o entitats de 'entorn
académic (sempre ha d'haver-hi una universitat catalana), que ha de ser vigent durant els 3 anys de durada del periode d'execucio del projecte.

e Eldoctorand/a disposara d'un director/a de tesivinculat I'organisme de recerca sol licitant i d'una persona responsable designada per I'empresasol-licitant
(tutor/a).

o Laselecciod de la persona candidata es dura a terme conjuntament entre les parts signants del conveni de col-laboracio. En tot cas, la persona candidata ha de
ser acceptada i admesa en el programa de doctoratde la universitat corresponent.

e Lapersona candidata ha de tenir una nota mitjana de I'expedient académic igual o superior a 6,5 (escala 0 a 10), calculada sobre el total de credits dels
estudis superiors que donen accés als estudis oficials de doctorat.

o Eldirector/a de tesi ha de formar part d'un grup de recerca reconegut (SGR) vigent de la Generalitat de Catalunya o bé ser investigador/a del programa
ICREA o haver obtingut financament del Consell Europeu de Recerca (ERC).

o Ladedicaci6 del doctorand/a al projecte de recerca es distribuira entre els dos entorns.

o Eldoctorand/a participara enprogrames formatius en competéncies especifiques relacionades amb el lideratge, la coordinacio i la gestio de projectes d'R+D+;
la transferencia de resultats de recerca; el desenvolupament de noves empreses, i la propietat intel-lectual i industrial, entre altres matéries rellevants.

e Eldoctorand/a disposara d'una assignacié anual (borsa del doctorand/a)financada per la Generalitat de Catalunya i acumulable per un periode de 3 anys.
La finalitat és cobrir les despeses de matricula, mobilitat, formacio i publicacio d'articles del doctorand/a.

o Totes les tesis llegides en el marc del Pla de Doctorats Industrials rebran la menci6 de doctorat industrial. Els tutors i tutores de I'entorn empresarial, aixi com

els directors i directores de tesi participants rebran un reconeixement per la seva participacio en el Pla.
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1. DADES DE LA PERSONA SOL-LICITANT
e NOMICOGNOMS DE L'ESTUDIANT

o ADRECA DE LA RESIDENCIA HABITUAL
e CODIPOSTAL e POBLACIO
e ADRECA ELECTRONICA

2. PERFIL DEL CANDIDAT/A

e TELEFO

e TITULACIO: GRAU O EQUIVALENT (LLICENCIATURA, ENGINYERIA SUPERIOR | ARQUITECTURA), | MASTER UNIVERSITARI

o NOMBRE DE CREDITS (ECTS)
del GRAU 0 EQUIVALENT

o NOMBRE DE CREDITS (ECTS)
del MASTER UNIVERSITARI

e IDIOMES. EN EL CAS DE DISPOSAR D'UN CERTIFICAT
ACREDITATIU, CAL ESPECIFICAR-HO AMB LA DATA D'OBTENCIO.

o ALTRES DADES D'INTERES RELLEVANTS PER AL PROJECTE

e NOTA MITJANA
DE L'EXPEDIENT escaLAta10)

e NOTA MITJANA
DE L'EXPEDIENT escaLA1a10)

o EXPERIENCIA PROFESSIONAL
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3.MOTIVACIO | INTERES EN EL PROJECTE

Espai per incloure les motivacions i linterés personal en el projecte, amb I'extensio maxima del requadre.

PROTECCIO DE DADES DE CARACTER PERSONAL
£n complimentar aquest fomulari, autoritza i dona el seu consentiment per al tractament de les dades personals facilitades en els termes segents:

Responsable. AGAUR | CIF 00801117C | Passeig Lluis Companys 23, 08010, Barcelona | T. 93 310 63 941 lopd.agaur@gencat.cat.

Delegat de proteccié de dades: agaur@dpo.microlabhard.es

Finalitat. La finalitat de la recollida de les dades és fer arribar la seva candidatura a l'empresa i la universitat/organisme de recerca impulsors del projecte de recerca al qual shagiinscrit per si, s'escau, gestionar la sol licitud dajut en el marc del Pla de Doctorats Industrials (en endavant,
Pla DI), de conformitat amb el Reglament (UE) 2016/673 del Parlament Europeu relatiu a la proteccio de dades de caracter personal i la Llei Organica 3/2018, de 5 de desembre, de proteccio de dades personals i garantia dels drets digitals.

Base legal.El compliment d'una missio realitzada en interés public, I'exercici de poders pUblics conferit al responsable o el compliment d'una obligacio legal o; el consentiment de la persona interessada en el cas de sol-licitar-lo, consentiment que podra ser retirat en qualsevol moment.
Conservacié de les dadesLes seves dades es conservaran mentre siguin necessaries per gestionar la convocatéria corresponent i, un cop tancada, es conservaran d'acord amb els terminis establerts a la normativa d'arxius aplicable. El responsable, certifica haver implementat les
mesures técniques i organitzatives recollides al Reglament (UE) 2016/678, per tal de garantir la seguretat i integritat de les dades de caracter personal incloses als fitxers i evitar la seva alteracio, pérdua i tractament o accés no autoritzats.

Drets. En qualsevol moment, voste pot exercir els drets daccés, rectificacio, supressio, oposicio, limitacio del tractament de les seves dades, o exercir el dret a la portabilitat d'aquestes. Tot aixé, mitjangant escrit, acompanyat de copia de document oficial que l'identifiqui, adrecat a TAGAUR
o al delegat de proteccio de dades. En cas de disconformitat amb el tractament, també té el dret de presentar una reclamacio davant I'Autoritat Catalana de Proteccié de Dades.

Destinataris.Empresa i universitat/organisme de recerca impulsors del Projecte de Recerca per a la valoraci6 de la candidatura, Departament de Recerca i Universitats (REU) i Consorci de Serveis Universitaris de Catalunya (CSUC) amb la finalitat de participar i assessorar en la seleccio

de les entitats i candidats, coordinar i promocionar conjuntament el programa amb 'AGAUR. Igualment, les dades podran ser comunicades a l'empresa on desenvolupi les seves funcions i a la universitat amb la finalitat de seleccionar el candidat.

Data i signatura de la persona interessada.

BLOQUEJAR

Per a més informacio:

doctorats.industrials.recerca@gencat.cat | doctoratsindustrials.gencat.cat

Procediment de sollicitud de participacié:

Cal enviar una copia signada i una altra en format editable a la bustia de correu del Pla de Doctorats Industrials: doctorats.industrials.recerca@gencat.cat
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