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CURE THROUCH INNOWATION

Komunikat prasowy

Dynacure przystepuje do toczacego sie studium
historii naturalnej, w zakresie miopatii
centronuklearnej, wraz z francuskim Instytutem
Miologii

Strasburg (Francja), 26 wrzesnia, 2017 r.

Dynacure jest firmg biotechnologiczng opracowujgcg nowe rodzaje terapii dla pacjentéw
dotknietych ostrymi chorobami sierocymi. W ramach swojego pierwszego programu
badawczego w zakresie lekéw, Dynacure skupia sie na miopatii centronuklearnej (CNM),
bedgcej wyniszczajacy i rzadkg chorobg, na ktérg chorujg dzieci i mtodzi dorosli. Program
badawczy Dynacure wykorzystuje antysensowne oligonukleotydy opracowane we wspotpracy
z lonis Pharmaceuticals. Dynacure zapowiedziat dzi$ przytgczenie sie do ,Studium historii
naturalnej i statusu funkcjonalnego pacjentéw z miopatig miotubularng i innymi miopatiami
centronuklearnymi” (NatHis - CNM).

Studium historii naturalnej w zakresie miopatii centronuklearnej

To nieinterwencyjne, prospektywne i podtuzne badanie rozpatruje historie naturalng i funkcje
60 pacjentéw majgcych MTM i inne CNM, pochodzgcych z Europy, USA i Kanady. Badanie
rozpoczeto w roku 2014, z udziatem Instytutu Miologii, Genethon’a i Valerion Therapeutics,
poprzez zbieranie danych pacjentéw z CNM w nastepstwie mutacji w genie MTM1 (XLCNM).
Koordynatorem badania jest dr Laurent Servais z Instytutu I-Motion (umiejscowionego w
paryskim Hopital Trousseau). Dzieki swemu doswiadczeniu w dziedzinie CNM, Dynacure
bedzie kontynuowac badanie z Instytutem Miologii (sponsor), rozciggajac je na 24 miesigce.
Dodatkowo do XLCNM, uwzglednione zostang inne podtypy pacjentéw z CNM w nastepstwie
mutacji BIN1 (ARCNM) i DNM2 (ADCNM).

Celem badania jest monitorowanie przebiegu choroby, zmian zachodzacych w jej nasileniu
oraz rozwoju objawdéw. Wykorzystane zostang badania specyficznych ocen funkcjonalnych i
kwestionariusze pacjentow, na podstawie wieku i sytuacji ambulatoryjnej uczestnika.

Dane uzyskane dzieki badaniu zostang uzyte do stworzenia charakterystyki choroby CNM i
ustalenia wskaznikéw skutecznosci, ktére bedg najbardziej odpowiednie w ocenie
skutecznosci potencjalnych sposobdéw leczenia w ramach przysztych badan klinicznych.

Anne Lenox, CEO w brytyjskim Myotubular Trust, stwierdzita: “Myotubular Trust dziekuje
Dynacure i Instytutowi Miologii za rozszerzenie tego badania NatHis-CNM, ktdre bedzie miato
podstawowe znaczenie w zrozumieniu i kwantyfikacji rozwoju choroby. Jestesmy szczegdlnie
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zadowoleni z wtgczenia do zakresu badan wiekszej liczby form miopatii centronuklearnej.
Pacjentami sq dzieci i mtodzi dorosli dotknieci tq wyniszczajgcq chorobg, w odniesieniu do
ktorej nie stworzono do tej pory sposobow leczenia”.

Doktor nauk medycznych Laurent Servais, bedacy koordynatorem badania, dodat:
“Wyrazam podziekowanie firmom Genethon i Valerion za wsparcie w okresie pierwszych 36
miesiecy badania. Uzyskane dane sq Zrodtem cennej naukowej wiedzy medycznej. Z wielkq
niecierpliwosciq oczekuje rozszerzenia tego unikalnego badania przeprowadzonego z
Dynacure w celu zbudowania rzetelnej podstawy pordwnawczej, pod kqtem przysztych badan
klinicznych, w celu oceny nowych metod leczenia”.

Stephane van Rooijen, doktor nauk medycznych z dyplomem MBA i CEO Dynacure
podsumowat: “Dynacure ma dobrg pozycje do tego, zeby prowadzi¢ swdj gtdwny program w
zakresie miopatii centronuklearnej pozwalajgcy rozwija¢ nowe podejscia terapeutyczne i
pomagac pacjentom cierpigcym na CNM. Przytqgczajqc sie do wysitkdw w zakresie NatHis-CNM,
Dynacure potwierdza swoje zaangazowanie na rzecz wspierania pacjentow i lekarzy w
uzyskiwaniu wiedzy medycznej dotyczqcej naturalnego przebiegu tej rzadkiej choroby”.

- KONIEC -

Na temat Dynacure: www.dynacure.fr

Dynacure jest firmg biotechnologiczng opracowujgcg nowe rodzaje terapii dla pacjentow
dotknietych ostrymi chorobami sierocymi. W ramach swojego pierwszego programu
badawczego w zakresie lekdw, Dynacure skupia sie na miopatii centronuklearnej (CNM),
bedgcej wyniszczajgcy i rzadky chorobg, na ktérg chorujg dzieci i mtodzi dorosli. Program
rozwojowy Dynacure Dyn101 jest oparty na modulacji ekspresji biatka Dynamin 2 poprzez
wykorzystanie antysensownego oligonukleotydu opracowanego we wspodtpracy z lonis
Pharmaceuticals — wiodgcej firmy biofarmaceutycznej w dziedzinie opracowywania lekdw
skupionych na RNA.

Dynacure powstata w roku 2016 jako firma typu spin-off wydzielona ze strasburskiego IGBMC
(Instytut Genetyki i Biologii Molekularnej i Komdrkowej— Unistra/INSERM/CNRS).

Na temat Instytutu Miologii: http://www.institut-myologie.org

Instytut Miologii, znajdujgcy sie w Paryzu, w centrum najwiekszego europejskiego szpitala
(Pitié-Salpétriere), powstat w roku 1996 pod przewodnictwem stowarzyszenia pacjentéw i ich
rodzicow pod nazwg AFM-Telethon (www.afm-telethon.fr).

Koncentrujgc swag uwage na pacjentach, Instytut Miologii zajmuje sie koordynacjg pomocy
medycznej, badaniami podstawowymi, stosowanymi i klinicznymi oraz edukacjg. Petni role
osrodka referencyjnego uczestniczacego w licznych prébach i badaniach klinicznych,
dotyczacych gtéwnie chordb neuromiesniowych, ale takze uszkodzen miesni w nastepstwie
uprawiania sportow wyczynowych lub procesu starzenia.

Od roku 2005, Instytut Miologii jest stowarzyszeniem dziatajgcym na podstawie ustawy z 1
lipca 1901 r. Misjg Instytutu Miologii jest zapewnianie koordynacji dziatalnosci zaktadu, w
partnerstwie z piecioma publicznymi instytucjami opieki zdrowotnej: Publiczna Opieka
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Zdrowotna — Szpitale Paryskie (Assistance publique -HOpitaux de Paris — AP-HP), Francuski
Komisariat Energii Atomowej (Commissariat a I'Energie Atomique — CEA), Narodowy Instytut
Zdrowia i Badan Medycznych (Institut National de la Santé and de la Recherche Médicale —
INSERM), Uniwersytet Piotra i Marii Curie (UPMC) oraz Narodowe Centrum Badan Naukowych
w Paryzu (Centre National de la Recherche Scientifique — CNRS).

Obecnie, Instytut Miologii to 250 ekspertow z zakresu mieéni i choréb miesni, 28 270
zestawdw danych pacjenta od poczatku dziatalnosci, 4100 konsultacji w ciggu roku, centrum
badawcze w zakresie miologii.

Na temat I-Motion: http://www.institut-myologie.org/imotion/?lang=en

Instytut |-Motion jest umiejscowiony w Hopital Trousseau (Paryz-Francja), jako efekt
wspotpracy miedzy Instytutem Miologii, Assistance Publique — Hopitaux de Paris (AP-HP),
Uniwersytetem Pierre’a i Marii Curie (UPMC) oraz Association Francaise contre les myopathies
(AFM), majacej na celu prowadzenie pediatrycznych studiow klinicznych w obszarze choréb
neuromiesniowych.

Na temat Genethon: http://www.genethon.fr

Utworzony w 1990 r. przez AFM-Telethon, Genethon skupia sie catkowicie na projektowaniu
i opracowywaniu terapii genowych w odniesieniu do rzadkich odmian choréb. Jego celem
jest udostepnianie tych nowatorskich metod leczenia pacjentom cierpigcym na rzadkie
zaburzenia.

Genethon opracowuje terapie w zakresie rzadkich choréb neuromiesniowych, choréb uktadu
odpornosciowego lub chordb krwi i watroby.

Na temat Myotubular Trust: http://www.myotubulartrust.org

Myotubular Trust powstat w roku 2006 z inicjatywy dwéch matek chtopcédw chorych na
miopatie miotubularng zwigzang z chromosomem X. Trust pozyskuje srodki na badania
zwigzane z uzyskaniem dowodu stusznosci wyboru celu terapeutycznego (proof of principle),
ukierunkowane na znalezienie metod leczenia lub uzdrawiania z wszelkich postaci miopatii
centronuklearnej. W ramach duzej sieci utworzonej przez rodziny dotkniete tg chorobg i ich
wspolnoty zebrano 1,75 min funtéw — jak dotychczas przyznano 12 miedzynarodowych
grantow badawczych.

Kontakt:

NewCap — Media Relations
Nicolas Merigeau
nmerigeau@newcap.fr
+33(0)1 44 7194 98

Dynacure
Stephane van Rooijen, CEO
info@dynacure.fr
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