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ESTEVE y la UAB amplian su colaboracidn incorporando dos
nuevas terapias génicas para el sindrome de Sanfilippo tipo
B y el sindrome de Hunter

ESTEVE y la Universitat Autonoma de Barcelona (UAB) crean una prometedora plataforma de
proyectos de terapia génica a la que suman dos nuevas terapias para los sindromes de
Sanfilippo B (EGT-201) y Hunter (EGT-301).

La EMA y la FDA conceden la designacién de farmaco huérfano para EGT-301.

Estas dos nuevas terapias se suman a la que ya estd en desarrollo para el tratamiento de
Sanfilippo A, cuyo ensayo clinico se iniciara a finales de 2016.

25 de febrero de 2016.- ESTEVE fortalece su plataforma de terapia génica con la suma de dos
nuevas terapias génicas en investigacion, EGT-201 para el tratamiento del sindrome de
Sanfilippo B y EGT-301 para el tratamiento del sindrome de Hunter, desarrolladas en
colaboracidon con el grupo de la profesora Fatima Bosch en la Universitat Autbnoma de
Barcelona (UAB). EGT-201 y EGT-301 se unen a EGT-101, proyecto disefiado para tratar el
sindrome de Sanfilippo A, creando asi una prometedora plataforma de terapia génica.

ESTEVE ha anunciado que la Agencia Europea de Medicamentos (EMA) y la Food and Drug
Administration (FDA) han concedido la designacion de farmaco huérfano a su novedoso
programa de terapia génica EGT-301 para el tratamiento del sindrome de Hunter o
mucopolisacaridosis Il (MPS Il). EGT-301 consiste de un vector viral adeno-asociado del serotipo
9 (AAV9) que contiene el transgén de la iduronato-2-sulfatasa humana (12S) y esta disefiado para
restaurar la deficiencia funcional de 12S en pacientes con sindrome de Hunter. ESTEVE estd
iniciando el desarrollo preclinico regulatorio de EGT-301.

EGT-101, el proyecto mas avanzado en la plataforma de la terapia génica de ESTEVE, consiste de
un de vector AAV9 que contiene el transgén de la sulfamidasa humana (SGSH) y su objetivo es
restaurar la deficiencia funcional de SGSH en pacientes con sindrome de Sanfilippo A. ESTEVE
tiene previsto iniciar la fase | / Il de ensayos clinicos para EGT-101 a finales de 2016. EGT-101
recibio la designacidn de farmaco huérfano por la FDAy EMA en 2011.

EGT-201 consiste de un vector AAV9 que contiene el transgén de la alfa-N-acetyglucosaminidasa
(NAGLU) y su objetivo es restaurar la deficiencia funcional de NAGLU en pacientes con sindrome
de Sanfilippo B. ESTEVE estad iniciando el desarrollo preclinico regulatorio de EGT-201. EGT-201
recibio la designacidn de farmaco huérfano por la FDAy la EMA en 2013.

"Con la incorporacion de EGT-201 y EGT-301 para crear una sdlida cartera de proyectos, ESTEVE
reafirma su compromiso en el desarrollo de terapias génicas para tratar enfermedades raras.
ESTEVE planea expandir su plataforma a otras enfermedades actualmente no tratadas con el
objetivo de acercar las curas a los pacientes desatendidos y convertirse en un referente en el
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campo de la terapia génica para las enfermedades raras ", comenta el Dr. Carlos Plata, Director
Cientifico de ESTEVE.

"La designacién de farmaco huérfano que han obtenido los tres proyectos subraya la excelencia
de las capacidades de descubrimiento preclinicos en la UAB, al tiempo que refuerza la alianza
publico-privada entre la Universidad y ESTEVE", dijo Fatima Bosch, Investigadora Principal del
proyecto, Directora del Centro de Biotecnologia Animal y Terapia Génica (CBATEG) y catedratica
de la UAB. "Estamos muy contentos de continuar nuestra colaboracién con ESTEVE en la
busqueda y desarrollo nuevas terapias génicas para tratar otras enfermedades raras y sus
pacientes que lo necesitan, y para ello hemos renovado recientemente y fortalecido la
colaboracion entre CBATEG / UAB y ESTEVE".

Estos proyectos cuentan con el apoyo financiero del Ministerio de Sanidad, Politica Social e
Igualdad espafiol, y del Ministerio espanol de Economia y Competitividad.

Acerca de los sindromes de Sanfilippo de tipo Ay B, y el sindrome de Hunter (MPS Ill A, MPS
11 By MPS II)

Los sindromes de Sanfilippo Ay B, y Hunter son enfermedades lisosomales en las que una enzima
en particular pierde su actividad fisioldgica, lo que lleva a la acumulacién de sustratos
glicosaminoglicanos en el interior de los lisosomas. Esto conduce a una interrupcion en la
funcién celular en multiples tejidos y drganos, entre ellos el cerebro.

Los sindromes de Sanfilippo Ay B son enfermedades devastadoras que conducen a un deterioro
progresivo y significativo en el estado mental de los nifios que rara vez viven mas alld de su
adolescencia. Sanfilippo A es causada por la pérdida de la actividad de la enzima sulfamidasa
(SGSH), mientras que en Sanfilippo B hay una deficiencia en la alfa-N-acetyglucosaminidasa
(NAGLU). Sanfilippo A afecta a aproximadamente 1 de cada 100.000 nacimientos, mientras que
en Sanfilippo B laincidencia es de 0,5 por cada 100.000 nacimientos. Ambas son frecuentemente
diagnosticadas una vez que los sintomas y signos han comenzado a aparecer.

El sindrome de Hunter lo causa la deficiencia de la iduronato-2-sulfatasa, ligada al cromosoma
X. Afecta a 0,4 de cada 100.000 nacimientos y los pacientes pueden presentar sintomas que van
de leves a severos. En todos los casos la calidad de vida puede verse afectada de manera
significativa, asi como la expectativa de vida que, en los casos graves, se reduce e iguala a la de
Sanfilippo Ay B.

Acerca de la designacién de farmaco huérfano

La designacién de farmaco huérfano es un estatus regulatorio asignado a los medicamentos
cuyo uso es el tratamiento de enfermedades raras (las que afectan a menos de 200.000 personas
en los EE.UU. o con una prevalencia de no mas de 5 de cada 10.000 personas en la UE) o para
aquellos medicamentos de los que no se espera que puedan recuperar los costes de desarrollo
y comercializacidn. La categoria de medicamento huérfano facilita a las empresas/instituciones
incentivos para su desarrollo y comercializacién. Los medicamentos con designacion de farmaco
huérfano siguen estrictos requisitos regulatorios para la obtencién de la autorizacion de su
comercializacién. Las empresas que impulsan su desarrollo deben establecer la seguridad y
eficacia de un compuesto en el tratamiento de una enfermedad a través de estudios adecuados
y bien controlados.
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Asociacidn publico-privada ESTEVE-UAB

La plataforma de terapia génica fue iniciada por el equipo de investigacién de la profesora
Fatima Bosch en el CBATEG de la UAB y desde 2009 se esta desarrollando en el marco de una
asociacién publico-privada entre ESTEVE y la Universidad. En esta asociacién, ESTEVE lidera
todas las actividades relacionadas con la gestion y la proteccidn de la propiedad intelectual, las
actividades regulatorias, la coordinacién y supervisién de la fabricacion GMP, los estudios
toxicolégicos preclinicos, asi como todo el desarrollo clinico. El equipo de investigacion de
CBATEG/UAB aporta a la asociacion su conocimiento cientifico y la experiencia en terapia génica,
incluyendo el disefio del vector viral y el desarrollo de modelos de enfermedad preclinica.
CBATEG/UAB y ESTEVE han reforzado recientemente su colaboracién mediante la firma de un
contrato a largo plazo para perseguir el descubrimiento y desarrollo de nuevas terapias génicas
para otras enfermedades raras.

Acerca del CBATEG de la Universidad Autonoma de Barcelona

El equipo de investigacion dirigido por la Dra. Fatima Bosch en el Centro de Biotecnologia y
Terapia Génica (CBATEG) de la UAB, investiga las causas fisiopatoldgicas de la diabetes mellitus
utilizando modelos animales transgénicos y desarrollando enfoques de terapia génica para esta
enfermedad basada en la ingenieria genética de los tejidos con vectores virales y no virales. En
los ultimos afios, el grupo ha aplicado sus conocimientos para el desarrollo de terapias génicas
de enfermedades metabdlicas hereditarias tales como la Mucopolisacaridosis.

Acerca de ESTEVE

ESTEVE (www.esteve.com) es un grupo quimico-farmacéutico lider en Espafia y con una
importante presencia internacional. Fundada en 1929 y presidida por Joan Esteve, actualmente
emplea a 2.279 personas, tiene presencia en Europa, EE.UU., México y China y en 2015 alcanzé
unas ventas de 870 millones de euros.

La compafia mantiene un firme compromiso con la excelencia, dedicando todos sus esfuerzos
a promover la salud y mejorar la calidad de vida de las personas. La investigacion constituye la
principal sefia de identidad de ESTEVE, que cuenta con un portafolio de proyectos altamente
innovadores cuya ultima finalidad es aportar respuestas a necesidades médicas no cubiertas
adecuadamente. El compromiso social es otra de sus seiias de identidad de modo que ESTEVE
vela para que todos los proyectos en los que colabora estén alineados con su vision de RSC.
Puedes seguir a ESTEVE en Twitter: @ESTEVE_news

Para mas informacion

Ma Angels Valls Octavi Lopez
Directora de Comunicacion, ESTEVE Area de Comunicacién, UAB
avalls@esteve.es Octavi.lopez@uab.cat

Tel: 93 44662 86/ 696 474 724 Tel: 93 5813301


http://www.esteve.com/
mailto:avalls@esteve.es

