MavriX Bio ogtasza zgode FDA na rozpoczecie pierwszego badania klinicznego terapii
genowej dla zespotu Angelmana

12 maja 2025

Pierwsze podanie pacjentowi planowane na druga potowe 2025 roku
Dodatkowe informacje zostang przekazane podczas webinaru w ciggu najblizszych miesiecy

MIDDLETON, Massachusetts, 12 maja 2025r. /PRNewswire/ -- MavriX Bio, firma biotechnologiczna pracujgca w
obszarze badan klinicznych, skoncentrowana na opracowywaniu transformujgcych terapii genowych dla zespotu
Angelmana (ZA), oglosita dzi$, ze Amerykanska Agencja ds. Zywnosci i Lekéw (FDA) zatwierdzita jej wniosek o
rozpoczecie badan nad nowym lekiem (Investigational New Drug, IND) dla MVX-220 — eksperymentalnej terapii
genowe] opartg o wektor wirusowy skojarzony z adenowirusami (AAV) do leczenia ZA. MavriX Bio planuje
rozpoczecie pierwszego badania klinicznego na ludziach (FIH, First-In-Human), ,ASCEND-AS", z uzyciem MVX-
220 w drugiej potowie 2025 roku.

MVX-220 ma na celu przywrdcenie funkcjonalnej ekspresji genu UBE3A w neuronach — co stanowi
podstawowg przyczyne ZA — poprzez ukierunkowane dostarczanie za pomocg wirusa AAV. Badanie FIH (First-in-
Human, pierwsze badanie na ludziach) oceni bezpieczenstwo, tolerancje i skutecznosé¢ MVX-220 u dorostych i
dzieci zyjacych z réznymi genotypami ZA, w tym z rzadkimi postaciami, takimi jak disomia jednorodzicielska i
defekt centrum imprintingu.

Jestesmy podekscytowani w zwigzku z osiggnieciem tego kluczowego kamienia milowego i zblizenia sie o krok
do dostarczenia pierwszej terapii genowej osobom zyjgcym z zespotem Angelmana” — powiedziata dr Allyson
Berent, DVM, DACVIM, Dyrektor ds. Rozwoju w MavriX Bio. ,Zatwierdzenie naszego wniosku IND to istotny
moment przejsciowy w naszym programie rozwoju i dowdd naszego niezachwianego zaangazowania w rozwdj
nowatorskich opcji terapeutycznych oraz potencjalnie jednorazowego leczenia dla spotecznosci oséb z ZA.”

MVX-220 zostato opracowane na Uniwersytecie Pensylwanii przy petnym wsparciu Foundation for Aneglman
Syndrome Therapeutics (FAST), ktéra sfinansowata zaréwno jego rozwaj, jak i przedkliniczne dziatania naukowe.
Program zostat nastepnie licencjonowany firmie MavriX Bio — spotce portfelowe]j akceleratora rozwoju lekéw
AS2Bio, utworzonego przez FAST w celu umozliwienia wdrozenia terapii do badan klinicznych we wspoétpracy z
GEMMABIo, firmg terapeutyczng koncentrujgcg sie na opracowywaniu przetomowych terapii genowych i
zapewnieniu globalnego dostepu do leczenia.

»Ta wspotpraca przedstawia kulminacje dziesiecioleci partnerstwa i innowacji naukowych ukierunkowanych na
leczenie ztozonych jednogenowych zaburzen neurologicznych” — powiedziat dr Jim Wilson, prezes i dyrektor
generalny GEMMABIo. ,,Z radoscig wspieramy MavriX Bio w procesie wdrazania MVX-220 do badan klinicznych
— to wazny kamien milowy, ktory daje nowa nadzieje rodzinom dotknietym zespotem Angelmana.”

MavriX Bio zorganizuje webinar w ciggu nadchodzacych miesiecy w celu przedstawienia dalszych informacji na
temat projektu badania klinicznego, kryteriéw kwalifikacji oraz oczekiwanych terminéw. Szczegdty dotyczgce
rejestracji na webinar bedg dostepne za posrednictwem FAST oraz Angelman Syndrome Foundation w miare
zblizania sie terminu wydarzenia.

O zespole Angelmana

Zespdt Angelmana to rzadkie, niedegeneracyjne, jednogenowe zaburzenie neurologiczne, charakteryzujace sie
ciezkim opdznieniem rozwojowym, brakiem mowy werbalnej, zaburzeniami snu, napadami padaczkowymi,
zaburzeniami motorycznymi i rGwnowagi oraz innymi objawami. Jego przyczyng jest utrata funkcji genu UBE3A
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w neuronach. Szacuje sie, ze zespdt Angelmana dotyka 1 na 12 000-20 000 osdéb. Obecnie nie istniejg
zatwierdzone terapie dla zespotu Angelmana.

0 MVX-220

MVX-220 to eksperymentalna terapia genowa oparta na wektorze hu68AAV, zaprojektowana w celu
dostarczenia ludzkiego genu UBE3A do neurondw w mozgu poprzez pojedyncze podanie do zbiornika wielkiego
mozgu (intra-cisterna magna, ICM). W badaniach przedklinicznych wykazano, ze przywraca ekspresje biatka
UBE3A i fagodzi objawy na modelu mysim ZA. MVX-220 zostanie oceniony w ramach badania klinicznego fazy
1/2 ASCEND-AS (AAV-mediated expression in neurons for Angelman syndrome).

O MavriX Bio

MauvriX Bio to firma biotechnologiczna dedykowana opracowywaniu terapii genowych dla zespotu Angelmana.
Dzieki prowadzeniu zaawansowanych badan i strategicznym partnerstwom, MavriX Bio dazy do dostarczenia
transformujacych terapii pacjentom w potrzebie.

Wiecej informacji: www.mvxbio.com

O AS2Bio

AS2Bio to akcelerator rozwoju lekéw utworzony przez FAST w celu zintegrowanego podejscia do rozwoju terapii
dla zespotu Angelmana, wykorzystywania wspolnych ekspertyz, zasobdw, danych i istotnych sieci kontaktéw, aby
stanowi¢ ,,pomost” dla nowych technologii od dowoddw koncepcji do wczesnych faz badan klinicznych. MavriX
Bio jest jedng ze spoétek portfelowych wspieranych przez AS2Bio.

Wiecej informacji: as2bio.com

O GEMMABio

GEMMABIo to firma terapeutyczna koncentrujgca sie na przyspieszeniu badan i zapewnieniu globalnego
dostepu do zmieniajgcych zycie zaawansowanych terapii dla 0séb zyjacych z rzadkimi chorobami. Firma zajmuje
sie badaniami i rozwojem produktow, aby szybciej i taniej przeprowadzac¢ odkrycia z zakresu terapii genowych w
praktyczne zastosowania kliniczne.

GEMMABIO jest kierowane przez pioniera terapii genowych, dr Jima Wilsona, wraz z zespotem ekspertéw, ktorzy
wczesniej prowadzili badania akademickie. Dr Wilson jest rowniez przewodniczagcym Franklin Biolabs —
organizacji prowadzacej badania kontraktowe (CRO), oferujgcej petne spektrum ustug, od odkrycia po produkcje
wektordw klinicznych dla globalnego sektora terapii genowych.

Wiecej informacji: gemmabiotx.com

Kontakt medialny:

MavriX Bio: www.mvxbio.com
info@mvxbio.com

ZRODLO MauvriX Bio

Wiecej informacji w jezyku angielskim mozna znalez¢ tutaj:
https://www.prnewswire.com/news-releases/mavrix-bio-announces-fda-clearance-of-ind-application-to-initiate-first-in-

human-study-of-gene-therapy-for-angelman-syndrome-302451763.html

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 oraz Fundacja Foundation for Angelman Syndrome
Therapeutics Poland nie ponosza odpowiedzialnosci za jakiekolwiek niescistosci lub btedy w ttumaczeniu ani za jakiekolwiek straty lub szkody, w tym miedzy
innymi straty posrednie lub wtdrne. Wszelkie rozbieznosci lub réznice powstate w ttumaczeniu nie sg wigzace i nie maja skutkéw prawnych dla celéw zgodnosci
lub egzekwowania prawa. W przypadku jakichkolwiek pytan dotyczacych doktadnosci informacji przedstawionych w wersji przettumaczonej, nalezy zapoznac sie
z oficjalng wersja angielska.
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