Oak Hill Bio zawiera umowe licencyjng na wylgcznosé z firmg Roche w
celu uzyskania globalnych praw do gotowego do fazy 3 badania,
wyrézniajacej sie w swojej klasie potencjalnej terapii dla oséb z
zespotem Angelmana.

15 kwietnia 2024

Rugonersen, nowatorski oligonukleotyd antysensowny RNA (ASO), moze by¢ pierwszym
zatwierdzonym lekiem modyfikujacym przebieg choroby dotykajacej 500 tys. os6b na calym
swiecie. Zachecajace wyniki skutecznosci klinicznej w eksploracyjnych punktach koncowych
zwigzanych z funkcjonowaniem mézgu oraz pomiarami funkcji poznawczych i komunikaciji
wspierajg dalsze badania. Przewidywane rozpoczecie kluczowego badania fazy 3 na poczatku
2026 r.

Cambridge, Massachusetts, USA, 15 kwietnia 2025 r. - Oak Hill Bio, firma biotechnologiczna skoncentrowana
na pozyskiwaniu i opracowywaniu zmieniajgcych zycie terapii na rzadkie choroby, zawarta wytgczng umowe
licencyjng z Roche (SIX: RO, ROG; OTCQX: RHHBY) w celu uzyskania globalnych praw do rugonersenu
(RO7248824). Rugonersen to ASO zaprojektowany jako wyrdzniajgca sie w swojej klasie potencjalna terapia dla
0s6b z zespotem Angelmana, rzadkim, genetycznym schorzeniem neurorozwojowym, dla ktérego nie ma
zatwierdzonego leczenia modyfikujgacego przebieg choroby. Oak Hill planuje rozpoczg¢ badanie fazy 3 na
poczatku 2026 roku.

~Jestesmy podekscytowani podjeciem tego programu. JesteSmy pod ogromnym wrazeniem rygorystycznych
badan przeprowadzonych przez Roche i obiecujgcych danych klinicznych wygenerowanych do tej pory” -
powiedziat Josh Distler, dyrektor generalny Oak Hill. ,ByliSmy réwniez poruszeni poswieceniem pacjentéw, rodzin
i badaczy w spotecznosci zespotu Angelmana i nie mozemy sie doczekac Scistej wspotpracy z nimi, aby w petni
oceni¢ potencjat rugonersenu w zakresie poprawy zycia oséb z zespotem Angelmana i ich rodzin”.

.Bardzo sie ciesze, ze rozwdj rugonersenu bedzie kontynuowany”’ - powiedziata dr Elizabeth Berry-Kravis,
neurolog dzieciecy i gtébwny badacz badania TANGELO w Rush University Medical Center. ,Wielu uczestnikow
naszego badania uzyskato znaczgcag poprawe podczas badania z wykorzystaniem rugonersenu, a wyniki badania
TANGELO sugerujg korzysci rozwojowe i funkcjonalne w wielu domenach w poréwnaniu z historig naturalng.
Jestesmy bardzo podekscytowani, ze potencjalne korzysci ze stosowania rugonersenu bedg nadal oceniane u
tych i innych pacjentéw z zespotem Angelmana”.

Zespot Angelmana dotyka okoto 500 000 oséb na catym Swiecie. Zwykle pojawia sie we wczesnym dziecinstwie i
charakteryzuje sie zaburzeniami poznawczymi i rozwojowymi, w tym trudno$ciami z mowg i komunikacja,
zaburzeniami motorycznymi, zaburzeniami réwnowagi i wyniszczajgcymi napadami padaczkowymi. Choroba jest
spowodowana utratg funkcji dziedziczonego po matce genu UBE3A.

~Jestedsmy niezwykle podekscytowani i gteboko wdzieczni, ze Oak Hill kontynuuje program rugonersenu dla
zespotu Angelmana. My, wraz z opiekunami i specjalistami, widzieliSmy jak obiecujgcy byt rugonersen w
kontekscie pomocy osobom z zespotem Angelmana. To potezny sygnat dla naszej spotecznosci, ktora
niestrudzenie walczyta o postep. Swiadomos¢, ze ta praca bedzie kontynuowana, oznacza wiele. Jestesmy
wdzieczni za zaangazowanie Oak Hill na rzecz spotecznosci i za dostrzezenie pilnych, niezaspokojonych potrzeb
0s6b zyjacych z zespotem Angelmana. Spotecznosé jest gotowa wspiera¢ ten wazny wysitek w kazdy mozliwy
sposob”, powiedzieli Amanda Moore (CEO, Angelman Syndrome Foundation, ASF) i Ryan Fischer (COO,
Foundation for Angelman Syndrome Therapeutics, FAST).

Informacje o rugonersenie:

Rugonersen to nowatorski antysensowny oligonukleotyd RNA (ASO), opracowany jako potencjalna opcja leczenia
0s0b z zespotem Angelmana, rzadkim genetycznym schorzeniem neurorozwojowym, ktore wplywa na osrodkowy
uktad nerwowy i powoduje powazng niepetnosprawnosé ruchowg i intelektualna.

Rugonersen zostat zaprojektowany w celu modyfikacji postepu choroby poprzez zwiekszenie ekspresji ojcowskiej
wersji genu UBE3A. W badaniu TANGELO, otwartym, nie randomizowanym, adaptacyjnym badaniu
prowadzonym przez Roche, rugonersen wykazat zachecajgce efekty eksploracyjne w poréwnaniu z historig
naturalng w zakresie wielu miar klinicznych i farmakodynamicznego biomarkera funkcji mézgu, mocy delta EEG.
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Dane te zostaty przedstawione na dorocznym Globalnym Szczycie Naukowym FAST w listopadzie 2024 roku.
Oak Hill uwaza, ze wyniki te potwierdzajg potencjat rugonersenu w leczeniu wielu aspektéw choroby.

W oczekiwaniu na przeglad ostatecznego protokotu fazy 3 przez organy regulacyjne, Oak Hill przewiduje
rozpoczecie kluczowego badania fazy 3 na poczatku 2026 r. dla rugonersenu jako potencjalnej terapii dla oséb z
zespotem Angelmana.

O Oak Hill Bio:

Oak Hill Bio Ltd jest firmg biotechnologiczng pracujgcg w zakresie badan klinicznych, koncentrujgcg sie na
pozyskiwaniu i opracowywaniu zmieniajgcych zycie terapii na rzadkie choroby. Oferta firmy obejmuje trzy
programy w poznej fazie rozwoju klinicznego - potencjalne terapie zespotu Angelmana i powiklan skrajnie
przedwczesnego porodu, a takze program przedkliniczny dotyczacy cukrzycowego obrzeku plamki zéttej. Oak Hill
prowadzi dziatalno$¢ w Stanach Zjednoczonych i Wielkiej Brytanii. Wiecej informacji mozna znalez¢ na stronie
internetowej firmy pod adresem www.oakhillbio.com.

Wiecej informacji w jezyku angielskim mozna znalez¢ tutaj:
https://cureangelman.org/articles/oak-hill-bio-to-develop-rugonersen

Oswiadczenie: Niniejsza wersja jest ttumaczeniem oryginatu w jezyku angielskim i stuzy wytacznie do celéw informacyjnych. W przypadku
rozbieznosci pierwszenstwo ma oficjalny oryginat w jezyku angielskim. Foundation for Angelman Syndrome Therapeutics nie ponosi
odpowiedzialno$ci za jakiekolwiek niescistosci lub btedy w ttumaczeniu ani za jakiekolwiek straty lub szkody, w tym migdzy innymi straty posrednie
lub wtérne. Wszelkie rozbieznosci lub réznice powstate w ttumaczeniu nie sg wigzace i nie majg skutkéw prawnych dla celéw zgodnosci lub
egzekwowania prawa. W przypadku jakichkolwiek pytan dotyczacych doktadnosci informacji przedstawionych w wersji przettumaczonej, nalezy
zapoznac sie z oficjalng wersjg angielska.
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