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Récents événements marquants

Entrée en clinigue chez les patients atteints de la maladie de Batten (Phase 1/2)

Atteinte d’un jalon de la maturité de la plateforme
Consolidation de 2,5 M€ de financement

Décision d'arrét du programme THN102 dans la maladie de Parkinson
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Décision d’arrét du programme THN102

AEE E e EERGEREVE)de partenariats sur THN102

les résultats cliniques positifs de phase 2

Evolution stratégique récente des partenaires
au détriment des traitements symptomatiques
dans la maladie de Parkinson

CIU programrneTHN102 . Incertitude sur la valorisation commerciale du
et des candidats THN101 et THN201 produit

< sCEXe el s RilZElE=lmalgré les efforts entrepris et

. CoUt de développement élevé

° Décision de focalisation sur les maladies neurologiques rares
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L'opportunité d’'une focalisation dans les maladies rares

neurologiques...
ﬁ Plus de 5 000 maladies rares touchant prés de 350 millions de
sl aaEE)80% sont a expression neurologique
@ aE= =Y CRdEICInEhgpour |la majorité des indications et de forts

besoins médicaux insatisfaits

Des mécanismes biologiques mieux compris, déterminants pour
développer des EEPIEEE R EhEil«=]sur |a vie des patients

@[ CREEEnERE I Elide développement et d’exploitation, et

@ un acces au marché accéléré

Le marché mondial du traitement des maladies neurologiques rares

VEldoubler en taille entre 2019 et 2027

Sources. The Lancet Neur O/OgL/, 2011, Reinhard et al, Front. Neurol., 2074, Schule et al, Eur. J. Hurn. Gen., 2021, Or ,D/]S/?E’f, NORD, EURORDIS
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Nos atouts poury parvenir

i 4

UN PREMIER CANDIDAT UNE EXPERTISE UNE PLATEFORME
MEDICAMENT EN CLINIQUE RECONNUE UNIQUE
BhJévolution de notre plateforme vers la)
dans une maladierare modélisation des maladies neurologiques rares}
qui est entré en développement bénéficiant de notre expertise unique des interactions
clinique chez les patients neurogliales

Un redéploiement sur le développement de thérapies innovantes dans les maladies neurologiques rares,
ciblant les mécanismes biologiques, pour changer radicalement la vie des patients
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Un 1¢r candidat-médicament en partenariat avec la Beyond Batten
Disease Foundation (BBDF)

@ 5EYOND BATTEN DISEASE o3
FCUNDATION T°
o BEYONDBATTEN 01 THERANEXUS

&> =

Partenariat signéen Licence globale BBDF => Theranexus exploite et BBDF toujours impliquée via le
décembre 2019 Theranexus en charge du reverse a BBDF redevances + comité de pilotage et les
développementainsiquedela paiements d'étape (liés a la interactions avec les patients
Pl afférente commercialisation)
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Vidéo de Craig Benson (Chairman de BBDF)
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https://vimeo.com/702742265

La forme juvénile de la maladie de Batten (CLN3) en résumé

& X

700-1.000 patients aux Etats-Unis' Autosomique récessif Pas de traitement enregistré
800 - 1.000 patients dans I'UE? Effet fondateur localisé dans les pays nordiques

5% @ 9 &

Diagnostic chez —— Perte d'acuité —— Déclin cognitif et — Symptomes —
_ lesenfants visuelle crises d'épilepsie moteurs avant 20
agésde4a8ans conduisant 12-20 ans ans

a la cécité Les patients
6-10 ans décédent dans

leur vingtaine

L'absence de CLN3 entraine I'accumulation de dépots toxiques composés de glycosphingolipides et entrainantla mort neuronale

Commercialiser d'ici 2026 le 1er traitement dans la maladie de Batten:
» ralentissant tres fortement |a progression de la maladie
« Dbénéficiant d'une formulation adaptée a la population de patients

7 surla base des demandes d'indemnisation des assurances aux Etats-Unis (Decision Resources Group)

o‘%{é - 2 :basé sur les données d'Orphanet
! BEYOND BATTEN DISEASE
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Une décision commune de développer Batten-1

Historiquement, un premier candidat
BBDF-101 combinant le miglustat et le tréhalose

Des nouvelles données supportant I'usage du
miglustat seul :

— meilleure compréhension de la biologie de |la maladie

— convergence de |'action du miglustat sur cette biologie

Batten-1 : une solution buvable propriétaire de
miglustat, adaptée aux enfants

.%¢ SEASE
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TActivation

Activation

tréhaloseiv)

. ) . A
microgliale astrocytaire poptose
Thalamus Cortex Thalamus Thalamus Cortex

Tréhaloseiv - Diminution - Diminution

Batten—1 Réversion Réversion Réversion Réversion
(miglustatoral)

BBDF-101
(mlglusfatoral Réversion Réversion Réversion Réversion

'"Données Baylor Collége of Medecine
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Batten-1 dans CLN3 : un rationnel moléculaire solide

Une physiopathologie mieux
connue

* Accumulation pathologique de
elycosphingolipides (caractérisée
trés recemment)

« Neuro-inflammation (caractérisée
par astrogliose, apoptose,
microgliose), due a I'accumulation de
glycosphingolipides dans le cerveau

= Conduisant a la mort neuronale

THERA /-) BEYOND BA I.'_ N DISEASE
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Effets du miglustat sur des modeéles de |la maladie de Batten
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Un plan de développement avec I'ambition d’'une commercialisation
d’ici 2026

2021

2022

Dia/og:ue avecla FDA

2023 2024 2025 2026

Commercialisation

ﬁ
AMM

IND accordé Réunion délg fin

phase 2

P1/2 en essai ouvert

tolérance, i Etude d'extension de la sécurité |
pharmacocinétique (PK) .I#‘Illlllllilllllllllllllllllillllllllll

& efficacité L i 5 o i |

(6 patients) PPI Finalisationde | Analyse Résultats principaux :

I'étude de sdretéet | intermédiaire | |

de |a période PK | alan |

Etude d’extension
E B EEEEEER

PPI [ inaux

Résultats

P2/3 pivcn:dlefficacj&é ‘I'IIIIIIIlJIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIIII‘IIIIIIIIIIIIII‘I'IiIIIIIIIIIIIIII‘I'IIIIIIIIIIIII.
et de sécurité i ..

B LT EE T S S

Une étude de Phase 1/2 en cours: Une étude de phase pivot 2/3, US/EU, permettant I'enregistrement:

¢ Geénération des données de tolérance au miglustat nécessaires 3 e Menée surenviron 60 patients

Fentrée en phase pivot 2/3 de Batten-1 « Endouble aveugle contre placebo et histoire naturelle

e Proposition ala FDA d'un protocole adaptatif

° Un plan de développement offrant réguliéerement des données d’'efficacité
Une ambition de commercialisation d‘ici 2026

3
THERAN Exua & RS 15



Un environnement concurrentiel attractif et de fortes
opportunités de marché

Une commercialisation en
propre possible surles
principaux territoires

Batten-1 en premiére ligne des Un accés au marché Un haut niveau de

développements facilité protection

+ Deuxautres actifs en +  Partenariat déja en place avec + Une désignation orpheline + Besoin d’'une force de vente et
développement clinique : la principale association de obtenue auprés dela FDA (7 ans d'une structure opérationnelle
patients aux Etats-Unis d'exclusivité) et de 'TEMA (10 ans relativement limités
* Un par Polaryx — étude . Nombre limité de praticiens d’exclusivité)
clinique inactive depuis 2 traitant les patients CLN3, dont + Démarrage rapide des ventes
ans'’ beaucoup participent 3 I'étude  « Une protection brévetaire
*  Pasde traitement concurrent couvrant a minima jusqu’en 2037  * Possibilité d'acceés précoce
* Unethérapie génique par = -« Enregistrement accéléré -
Amicus?, qui devra faire revue en 6 mois (fast-track) + Une nouvelle formulation
I'objet d’ un nouveau propriétaire buvable adaptée aux
développement besoins de s patients
préeclinique

1 https.//www.clinicaltrials.gov/ct2/show/NCTO4637282?term=polaryx&draw=28rank=1
2 https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCTO3770572?cond=Batten+Disease&draw=268&rank=2

0
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Batten-1:un pic de ventes estimé autour de 500 M€

Est. pic de ventes

Territoires Est. N patients (Mn EUR)’
Etats-Unis ~6003 350 M€
UES (Allemagne, France, Italie, Espagne, Royaume-Uni) ~300“ 100 M€
Pays nordiques ~7004 50 M€

OPPORTUNITE DE M\ ARCHE AU PIC ~500 M€

1: Pic de ventes calculé sur la base du prix départ-usine actuel de Zavesca® en NPC, dose moyenne de Batten-1 de 400 mg / jour / patient et sur le prix d’ usine pour Brineura® dans CLN2, (source IHS Markit)

3: Estimation de la population diagnostiquée sur la base des demandes de remboursement des assurances pour la lipofuscinose céroide neuronale (NCL) (code ICD-10 : E75.4) et avec un Gge au moment du diagnostic entre 8 et 15 ans ; suppose une pénétration du marché de 80% au pic
(source DRG - rapport analytique Clarivate pour Theranexus).

4 : Estimation de la population diagnostiquée sur la base de données tirées de la littérature ; suppose une pénétration du marché de 80 % au pic.
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Ambitions de la plateforme NeuroLead

Une expertise solide:

 Un savoir-faire dans la modélisation des interactions neurones-glie

 La maitrise des outils moléculaires pour modéliser rapidement des pathologies neurologiques rares dont les
déterminants biologiques sont connus

 Une modélisation validée dans différentes indications (Niemann-Pick type C, maladie de Batten, syndrome
d’Angelman, syndrome de Rett, maladie de Gaucher, maladie de Krabbe, etc.)
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Une situation financiere solide

v

7
&)

Trésorerie au 31/03/22
12 690 K€

v

il

Visibilité de trésorerie
>18 mois

v

CIR 2021 + PSPC
Neurolead a recevoir:
3,3 €

~——
i

Arrét de laligne de
financement en fonds
propres
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Perspectives

Evolution stratégique vers les maladies neurologiques rares

Une aire thérapeutique a fort potentiel :
besoins médicaux insatisfaits encore considérables

meécanismes biologiques mieux compris, déterminants pour développer des thérapies a fort
bénéfice sur la vie des patients

chemins réglementaire optimisés, en rupture avec les développements classiques

actif positionné sur un marché a forte valeur (500 M€) en clinique chez le patient, aux portes
de la phase pivot 3.

développement bénéficiant d’'un newsflow abondant avant enregistrement

\V=lfe]M=Elslgu ne plateforme d'identification de médicaments de thérapie innovante ciblant les
meécanismes des maladies neurologiques rares

236
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Cotation et Actionnariat

Données financiéres

THERANEXUSH

ISIN : FRO013286259 - Minemo: ALTHX
Marché : Euronext Growth

Cours de l'action au 21 avril 2022 : 2,11€
Capitalisation boursiere: 11,2 M€
Couvertures: ODDO BHF, Portzamparc

Contrat de liquidité : Portzamparc

23

Structure du capital

Flottant
67,4%

Nombre d'actions: 5314 434

Mgt &
employés
12,0%

Auriga
Partners
10,9%

Supernova
Invest

7.4%

\ Kreaxi

2,3%
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Une situation financiere solide

Des dépenses maitrisées

En K€ (normes francaises) 2020 2021

Produits d’exploitation 315 25

Autres achats et charges externes 3568 5591
SalalresEtChargessooaleS .................................................................. 2 422 ......... o

Dotations aux amortissements sur

. e 376 1204
immobilisations*

Autres charges 48 53
Résultat d’exploitation (6099) (9512)
Résultatfinancier 307 (396)
Impot sur les bénéfices 994 1758
Résultat net (4797) (8 150)

Trésorerie au 31/03/22: 12 958 K€

Comprend (0,8/V1€] de dépréciation pour perte de valeur surla propriété intellectuelle THN102, THN1017 et THN201 et brevet princeps

%
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