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ARTHEX Biotech anuncia la administracion de ATX-01 al primer paciente en el
ensayo de fase I-lla ArthemiR™ para la distrofia miotdnica tipo 1 (DM1)

-ATX-01 es el primer tratamiento anti-microARN del sector que se va a investigar en la DM1 —

Valencia, Espafia, 18 de octubre de 2024 — ARTHEXx Biotech S.L., una empresa biotecnoldgica en fase clinica
especializada en el desarrollo de medicamentos innovadores a través de la modulacion de la expresion
génica, ha anunciado hoy la administracién de ATX-01 al primer participante en el ensayo de fase I-lla
aleatorizado, controlado con placebo y doble ciego ArthemiR™ para la distrofia miotdnica tipo 1 (DM1).
La DM1 es un trastorno neuromuscular raro y devastador que causa debilidad muscular y otras
complicaciones que limitan la esperanza de vida. Actualmente no hay tratamientos modificadores de la
enfermedad autorizados para la DM1.

ATX-01, el primer tratamiento anti-microARN del sector que se va a evaluar para la DM1, se dirige al
microARN 23b (miR-23b), que se sabe que es un regulador de la expresion de proteinas de la familia
«muscleblind» (MBNL, por sus siglas en inglés) que son esenciales para la correcta expresion (splicing) de
muchos acidos ribonucleicos mensajeros (ARNm) y, por tanto, proteinas, en el cuerpo. La patogénesis de
la DM1 es causada por el secuestro de MBNL por el ARNm de la proteina quinasa de la distrofia mioténica
(DMPK, por sus siglas en inglés) en el nucleo y por la represién traduccional de la produccién de MBNL
causada por la sobreexpresién de miR-23b, que conducen a una disminucién neta de la proteina MBNL
disponible para ejercer sus funciones reguladoras habituales. ATX-01 es el Unico agente terapéutico que
actla con un mecanismo de accidn doble, (1) aumentando la produccion de MBNL y (2) desestabilizando
los focos de DMPK tdxicos que conducen a una reduccion del ARNm de DMPK y a la liberacién de la
proteina MBNL secuestrada. Ambos factores contribuyen a un aumento general de los niveles de MBNL y
a la correccion del splicing.

«Desde la fundaciéon de ARTHEx, hemos trabajado incansablemente para lograr nuestro objetivo de
crear una nueva opcidn terapéutica para las personas con DM1 y sus familias. Estamos orgullosos de
haber logrado un hito importante en nuestra empresa con la administracidon de ATX-01 al primer
participante en nuestro ensayo ArthemiR™», afirmé el Dr. Frédéric Legros, presidente y consejero
delegado de ARTHEx. «Creemos que el nicho de mercado para un nuevo tratamiento de la DM1 es muy
atractivo, dadas las importantes necesidades médicas insatisfechas y la ausencia de un agente capaz de
modificar el curso de la enfermedad autorizado».

«ATX-01 es una molécula muy exclusiva, que ha sido descubierta y desarrollada por completo por
cientificos de ARTHEx durante afios de disefio y ejecucidn, y estamos entusiasmados con el potencial de
su doble mecanismo de accion para mejorar las vidas de los pacientes con DM1», indicé la Dra. Beatriz
Llamusi, directora cientifica ejecutiva y cofundadora de ARTHEX.

El ensayo ArthemiR™ es un estudio global de fase I-lla, aleatorizado, controlado con placebo, doble
ciego, y dosis Unicas y multiples ascendentes en participantes con DM1 clasica. El objetivo principal es
determinar la seguridad y tolerabilidad de ATX-01 en los participantes con DM1. ARTHEx también
investigara la implicacion de la diana a nivel muscular mediante biomarcadores, entre otros, los niveles
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de MBNL y el indice de splicing. Los criterios de evaluacion clinicos del ensayo incluirdn medidas
relacionadas con la funcién muscular, resultados comunicados por el paciente y medidas de la calidad
de vida. El plan es reclutar a cincuenta y seis participantes para permitir una evaluacion del
comportamiento de ATX-01 en esta poblacion.

La Dra. Judy Walker, directora médica ejecutiva de ARTHEX, afiadid, «el ensayo ArthemiR™ esta disefiado
para evaluar la seguridad y tolerabilidad de ATX-01 en personas con DM1, asi como su actividad sobre la
fisiopatologia de la enfermedad y los resultados clinicos. Estamos muy contentos con el perfil de seguridad
no clinica de ATX-01 y estamos entusiasmados por hacer progresar este agente a la fase clinica, ya que
ofrece una nueva estrategia para tratar la enfermedad gracias a su doble mecanismo de accién.
Sinceramente, esperamos que ATX-01 conduzca a beneficios funcionales para los pacientes con DM1,
ofrezca un perfil de seguridad bien tolerado y mejore la calidad de vida de las personas que padecen esta
enfermedad. Esperamos seguir reclutando participantes e incluyendo mas centros de todo el mundo».

La Dra. Valeria Sansone, catedratica de neurologia en la Universidad de Mildn, comenté que, «la
administracién de ATX-01 al primer participante en el ensayo ArthemiR es un hito significativo que
refleja afios de investigacion y desarrollo para la DM1. El inicio de nuevos estudios clinicos con opciones
terapéuticas novedosas, como ATX-01, puede ser critico para que los pacientes, las familias y la
comunidad en general adquieran conocimientos adicionales que puedan ayudar a lograr mejores
resultados clinicos y, posiblemente, conducir a la aprobacidn de un tratamiento. Estoy deseosa de
evaluar el doble mecanismo de accidn de ATX-01 en el ensayo ArthemiR».

Acerca de ATX-01

ATX-01 es un oligonucledtido anti-miR disefiado para dirigirse al microARN 23b (miR-23b), que estd
implicado en la patogénesis de la DM1. Se ha demostrado, en lineas celulares de mioblastos de DM1
humanos y en dos modelos murinos, que ATX-01 tiene un doble mecanismo de accion exclusivo que
reduce el ARNm de DMPK tdxico y aumenta la produccién de MBNL.

ATX-01 fue descubierto mediante la plataforma tecnoldgica de ARTHEX, que fue creada para identificar,
disefar y optimizar moduladores de la expresidon génica novedosos y garantizar su administracion
preferente a los tejidos diana afectados por la enfermedad.

Acerca de la distrofia miotdnica tipo 1 (DM1)

La distrofia miotdnica tipo 1 (DM1) es una enfermedad muy incapacitante que afecta a mas de un millon
de personas en todo el mundo. La enfermedad afecta a los musculos y otros tejidos (provocando
problemas respiratorios, cansancio, hipersomnia, anomalias cardiacas, complicaciones gastrointestinales
graves y deterioro cognitivo y conductual). Lo mas comun es que se manifieste durante la edad adulta
(DM1 clasica). Aunque los signos y sintomas varian entre las personas que la padecen, con la progresion
de la enfermedad, los pacientes con DM1 experimentan una reduccidon en su capacidad de realizar
actividades cotidianas. Ademas, los pacientes tienen una esperanza de vida significativamente mas corta
y, en la actualidad, no existe un tratamiento autorizado que retrase la progresién de la enfermedad.

Acerca de ARTHEXx Biotech

ARTHEx Biotech es una empresa biotecnoldgica en fase clinica especializada en el desarrollo de
medicamentos innovadores a través de la modulacién de la expresidn génica. El candidato a farmaco en
investigacion de la empresa, ATX-01, esta siendo evaluado para el tratamiento de la distrofia miotdnica
tipo 1 (DM1), un trastorno neuromuscular raro, en el ensayo clinico de fase I-lla ArthemiR™. El ensayo
ArthemiR ha sido cofinanciado por el programa Accelerator del Consejo Europeo de Innovacion (EIC, por
sus siglas en inglés) en virtud del convenio de subvencidon n.2 190181217. ARTHEx estd optimizando su
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plataforma tecnoldgica para identificar y desarrollar tratamientos a base de acidos nucleicos para otros
trastornos con altas necesidades médicas insatisfechas, entre otros, enfermedades de origen genético. La
sede central de la empresa esta en Valencia, Espaiia.

Para obtener mas informacion, visite www.arthexbiotech.com y siganos en LinkedIn.

Persona de contacto de la empresa. Persona de contacto en materia de inversidon y medios
Frédéric Legros Amy Conrad

Presidente y director general Juniper Point

flegros@arthexbiotech.com amy@juniper-point.com

+33 6 7949 5790 +1 858 366 3243
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http://www.arthexbiotech.com/

