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Wer ist Genzyme?




1981

1983

1984

1989/1990

1994

1997

Grindung von Genzyme durch Henry Blair und Sherry
Snyder

Henri Termeer Gibernimmt die Leitung von Genzyme

Beginn der Entwicklung von rekombinanter
Glukozerebrosidase (Cerezyme)

Erstmalige Behandlung von Gaucher-Patienten vor der
Zulassung im Rahmen klinischer Studien

Zulassung und Einflihrung von Ceredase in Europa

Einfilhrung von Cerezyme in Deutschland




= Gehort zu denTop 5 Global Biotech Unternehmen

= Mehr als 8.000 Mitarbeiter in 28 Landern
» Organistionen / Niederlassungen in mehr als 80 Landern

= 14 Produktionsstatten weltweit
= Davon 3 européische Produktionsstétten

= Mehr als 25 vermarktete Produkte und Dienstleistungen

» 16 Produkte in der spaten klinischen Entwicklung










Die Geschichte der
Lysosomalen
Speicherkrankheiten
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Infantile Batten <"\ '\
Scheie (MPS-1 S)
Hurler-Scheie (MPS-1 H/S)
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Niemann-Pick (A)/B

Gaucher

Juvenile Batten

Maroteaux-Lamy - (MPS-6) Fabry

Sanfilippo B - (MPS-3B)

Hurler (MPS-1 H) Metachromatic

Leukodystrophy

Tay-Sachs

Niemann-Pick G - Sanfilippo A (MPS-3A)

Pompe

Late Infantile Batten

Morquio .‘ Hunter
(MPs-4A-D) Krabbe oe

- Uber 40 verschiedene Lysosomale Speicherkrankheiten!
* Inzidenzen = 1:40.000
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Mit welchem Know-how
konnten Therapien flr
Lysosomale Speicherkrank-
heiten entwickelt werden?
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Isolierung des bakteriellen Plasmids
Enzymatische “Schere”
Einsetzen des fremden Gens in das Plasmid

Einflhrung des rekombinanten Plasmids in
die Trager Zelle (CHO)

Tragerzelle sezerniert Proteine in das
Aullenmedium
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Was kann
Enzymersatztherapie
leisten?




Wachstumsnormalisierung

Verhindern lebensbedrohlicher Komplikationen
Verhindern der Invalidisierung

Symptomverbesserung z.B. |
Knochenstabilisierung vor Huft-OP

Verbesserung der Lebensqualitat (Mobilitat)
Berufliche Re-Integration

Verlangerung der Lebenserwartung (?)




Was konnte
wissenschaftlich erreicht

werden?




Gaucher Registry
» Einfiihrung in 1991
» Uber 4000 Patienten erfasst

Fabry Registry
» EinfUhrung in 2001
= Uber 1800 Patienten erfasst

MPS | Registry
» Einfihrung in 2003
= Uber 250 Patienten erfasst

Pompe Registry
= Einfiihrung bereits vor Zulassung in 2004
» 200 Patienten erfasst




Entwicklung von Richtlinien zur gezielten
Beobachtung und Untersuchung von Patienten.

Erstellung von Berichten fir individuelle
Krankheitsverlaufe zur Therapieoptimierung.

Evaluierung und Beobachtung der Langzeit-
Effektivitat der Therapie bei behandelten Patienten.

Erweiterung des Wissens zur Variabilitét, zur
Progression und zum nattrlichen Krankheitsverlauf
bei unbehandelten Patienten.




Gaucher disease and cancer incidence: a study from the Gaucher Registry.
Rosenbloom BE, Weinreb NJ, Zimran A, Kacena KA, Charrow J, Ward E.
Blood. 2005. In press.

Individualization of long-term enzyme replacement therapy for Gaucher disease.
Andersson HC, Charrow J, Kaplan P et al.

Genet Med. 2005,7(2):105-110

Gaucher disease Type 1: revised recommendations on evaluations and
monitoring for adult patients.

Weinreb NJ, Aggio MC, Andersson HC et al.
Seminars in Hematology. 2004;41(S5):15-22.

Therapeutic goals in the treatment of Gaucher disease.

Pastores G, Weinreb NJ, Aerts H, Andria G, Cox TM, Giralt M, Grabowski GA, Mistry
PK, Tylki-Szymanska A.

Seminars in Hematology. 2004,41(S5).4-14




= Tausende Publikationen zu Lysosomalen
Speicherkrankheiten

= Etablierung von LSD-Zentren weltweit

= |_eitlinien zur Therapie und Diagnostik wurden etabliert




Was konnten wir flr die

Patienten erreichen?
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Auszug aus unseren Unternehmensleitlinien

,<Genzyme wurde gegriindet aus dem Glauben, seltene
schwere Erkrankungen behandeln zu kénnen. Antrieb
unseres Erfolges war und ist der leidenschaftliche Einsatz fir
jeden einzelnen Patienten. Wir wollen diesen Weg in einer
wachsenden Organisation konsequent weitergehen...”

Soziales Engagement

= Projekt HOPE
(Health Opportunities for People Everywhere)




1. Gaucher-Patient
Brian bei der
Diagnose 1983 1. Gaucher-Patient

Brian unter Therapie 2001




JEin normales
Leben ist
kein Problem mehr!”




,<Jenny ist viel aktiver und
selbsténdiger geworden®




Justina vor Therapiebeginn Justina nach 18 Monaten Therapie







