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‘ BEYOND BATTEN DISEASE

THERANEXUS ET LA FONDATION BBDF OBTIENNENT LE STATUT DE « MEDICAMENT
ORPHELIN» EN EUROPE POUR BBDF-101 DANS LA MALADIE DE BATTEN

Lyon, le 21 octobre 2020 — Theranexus, société biopharmaceutique innovante dans le traitement des maladies
neurologiques et la Fondation Beyond Batten Disease (BBDF), annoncent aujourd’hui la décision de la Commission
Européenne d’accorder le statut de « médicament orphelin » a chaque principe actif, le tréhalose et le miglustat,
composant le candidat médicament BBDF-101 dans la maladie de Batten, une maladie génétique rare et fatale
affectant le métabolisme du systéme nerveux central pour laquelle il n’existe aucun traitement.

Dans le cadre de I'accord qui lie Theranexus a la Fondation BBDF, Theranexus possede une licence exclusive et
mondiale pour le développement et I'exploitation commerciale du candidat médicament BBDF-101 dans la forme
juvénile de la maladie de Batten. Son candidat médicament BBDF-101 est une combinaison propriétaire associant
le tréhalose avec le miglustat, deux principes actifs présentant chacun une activité distincte et synergique pour
rétablir une bonne activité métabolique des cellules cérébrales.

« Apres avoir obtenu en Aodt dernier, le statut de médicament orphelin auprés de la FDA, nous sommes ravis
d’obtenir également ce statut pour I’Europe. Nous avons lancé durant I'été les travaux précliniques pour confirmer
la sécurité de BBDF-101 sur une durée d’exposition longue afin de permettre le lancement du programme clinique
en 2021 » poursuit Franck Mouthon, Président Directeur Général de Theranexus.

Pour rappel, les médicaments « orphelins » sont destinés au diagnostic, a la prévention ou au traitement de
maladies rares, tres graves ou entrainant une menace pour la vie et dont la prévalence ne dépasse pas 5 cas sur
10 000 dans I’'Union Européenne. Ce statut conféere a Theranexus une exclusivité commerciale de 10 ans dans la
Communauté Européenne consécutivement a |'octroi d’une autorisation de mise sur le marché. La société pourra
aussi bénéficier des conseils scientifiques de I’Agence Européenne des Médicaments (EMA) afin de répondre aux
exigences réglementaires européennes avec un acces direct a la procédure centralisée d’autorisation de mise sur
le marché. Par ailleurs, la société sera aussi exonerée de redevances relatives a la soumission du dossier de
demande d’autorisation de mise sur le marché.

A PROPOS DE THERANEXUS

Fondée en 2013, THERANEXUS est une société biopharmaceutique au stade clinique, issue du CEA qui développe des
candidats-médicaments pour le traitement des maladies du systeme nerveux. THERANEXUS a identifié le réle majeur
des cellules non neuronales (autrement appelées « cellules gliales ») dans la réponse aux médicaments psychotropes
(ciblant les neurones). La société est pionniére dans la conception et le développement de candidats médicaments
agissant sur linteraction entre neurones et cellules gliales. La technologie unique et brevetée exploitée par
THERANEXUS vise a accroitre |'efficacité de médicaments psychotropes déja approuvés et commercialisés en les
combinant avec un modulateur de cellules gliales. Cette stratégie de combinaison de médicaments repositionnés lui
permet de réduire significativement le temps et les colts de développement et d’augmenter considérablement les
chances d’acces au marché pour ses médicaments.

Propriétaire et déclinable, la plateforme de THERANEXUS permet de générer différents candidats médicaments

propriétaires a forte valeur ajoutée dans plusieurs indications.
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