PROSENSA: 8. 10. 2013: 3 otazky a odpovédi advokaéni skupiny pacientt

PRO LENSA

1. Rozhodnuti spole¢nosti Prosensa pokracovat, i kdyZ velmi pozitivni, bude predstavovat
problém pro tym GSK. Sloucenina byla dale optimalizovdna od pocatku experimentu a je
prizptisobena kaidému jednotlivému exonu, které jsou jen obtiZné srovnatelné. Zpravy
z obou spolecnosti, pracujicich na stejném pateirnim projektu chemie, ale musi byt v souladu.

e GSK exkluzivné licencovala drisapersen a rozhodnuti o pozastaveni ddavkovani
drisapersenu je jejich rozhodnutim. | kdyZz produkty exon skippingu se stejnou paterni
chemii jsou podobné, nejsou stejné. Rizné skupiny pacientll se také mohou lisit
z hlediska pristupnosti na urcity skipping. Prosensa je nadale odhodlana k pokracovani
v praci na drisapersenu, v programu Duchenne obecné i v praci pro komunitu DMD.
Béhem nadchdzejiciho obdobi, ve kterém se uUdaje z rlznych studii s drisapersenem
detailnéji analyzuji, budou Prosensa programy pokracovat. Ocekavame, Ze vysledky
analyzy budou poskytovat vétsi vhled do ucinkd drisapersenu a tedy i do dopadu na
klinické programy Prosensa.

2. Moje posledni otazka a komentar se tyka dialogu s regulacnimi organy ohledné jejich
slouceniny, a také exon skippingu jako technologii a platformé obecné. Napriklad: Bude to
znamenat zpozdéni pro regulacni milniky u dalSich chemickych sloucenin a preparata na bazi
antisense. MizZete to osvétlit?

e Je prilis brzy predpovidat dopad faze 3 a jejich vysledk(l na ¢asovy plan a regulacni
mezniky program( Prosensa. Budeme muset pockat na vysledky plné po vyhodnoceni
profilu prinosu vs. rizik 1é¢by drisapersenem ve vsech studiich. Pak mGzeme ocekavat
lepsi pochopeni téchto dat.

3. Mohl byste zopakovat prohlaseni, které Prosensa vydala ohledné vlivu udaja ze studii
s drisapersenem na programy Prosensa, prosim?

e Zatimco jsme zklamani a pfekvapeni neCekanym vysledkem drisapersenové studie faze 3,
zUstavame velmi zainteresovani v drisapersenu, v programu Duchenne i komunité DMD
obecné. Budeme i nadale uUzce spolupracovat s GSK na tom, bychom dokazali lépe
pochopit data, a to i v ramci druhych, placebem kontrolovanych studii a otevienych
studiich. GSK oznamila, Ze potrebuje dalsi ¢as pro Uplné vyhodnoceni profilu prinos( vs.
rizik 1écby drisapersenem ve vsech studiich. GSK oznamila, Ze ocekavaji, Zze toto
hodnoceni bude dokonceno do konce roku. V nadchazejicim obdobi, v némz jsou udaje
z rlznych drisapersenovych studii nadale podrobnéji analyzovany, bude Prosensa ve
svych programech pokracovat.

Ocekdvame, ze vysledky analyz budou poskytovat vétsi vhled do ucink(i drisapersenu
a také ohledné dopadu na programy Prosensa.

Jsme velmi vdécni rodindm, které podporuji Prosensa programy. Budeme pokracovat
v komunikaci novych informaci tak, jak se ocekava.



