Pfizer recibe la designacién de via rapida (“fast track’) de la
FDA para su terapia génica en investigacion para la distrofia
muscular de Duchenne

Esta designaciéon se ha concedido basandose en los datos del estudio de
fase 1b que indican que la administracion intravenosa de la terapia génica
en investigacion fue bien tolerada y que los niveles de expresién de
distrofina se mantuvieron durante un periodo de 12 meses en nifios con
distrofia muscular de Duchenne.

La distrofia muscular de Duchenne es una enfermedad genética grave,
caracterizada por la debilidad y la degeneracién muscular progresiva.

Madrid, 7 de octubre de 2020 — Pfizer ha anunciado que su candidato de terapia génica en
investigacion (PF-06939926), que se esta desarrollando para tratar la distrofia muscular de
Duchenne (DMD), ha recibido la designacion de via rapida (“fast track”) de la Administracion de
Alimentos y Medicamentos de Estados Unidos (FDA, por sus siglas en inglés). Actualmente, PF-
06939926 esta siendo evaluado para determinar su seguridad y eficacia en nifios con DMD.

La via rapida es un proceso disefiado para facilitar el desarrollo y acelerar la revision de nuevos
medicamentos dirigidos a tratar o prevenir enfermedades graves que tienen el potencial de
abordar una necesidad médica no cubierta. Esta designacién se ha concedido basandose en los
datos del estudio de fase 1b, que indican que la administracion intravenosa de PF-06939926 fue
bien tolerada durante el periodo de infusion y que los niveles de expresion de distrofina se
mantuvieron durante un periodo de 12 meses.

"La decision de la FDA de conceder la designacion de via répida a nuestra terapia génica en
investigacion PF-06939926 subraya la urgencia de abordar una importante necesidad de
tratamiento no cubierta en la distrofia muscular de Duchenne", explica Brenda Cooperstone,
MD, directora de desarrollo de la unidad de enfermedades raras de Pfizer Global Product
Development. "La DMD es una enfermedad grave y, los pacientes y sus familiares esperan
urgentemente opciones terapéuticas. Estamos trabajando para avanzar en nuestro programa de
Fase 3 lo mas rapido posible".

La DMD es una enfermedad grave y potencialmente mortal ligada al cromosoma X y causada
por mutaciones en el gen que codifica la distrofina, necesaria para la estabilidad y el adecuado
funcionamiento de la membrana muscular. Estos pacientes presentan una degeneracion
muscular que empeora progresivamente con la edad hasta el punto de requerir silla de ruedas
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en la adolescencia temprana y, desafortunadamente, suelen sucumbir a su enfermedad cuando
llegan a los veinte afios.

Acerca de PF-06939926

PF-06939926 es una terapia génica en desarrollo, basada en una capside recombinante de virus adeno-
asociado de serotipo 9 (rAAV9) que lleva en su interior una version acortada del gen de la distrofina
humana (mini-distrofina) bajo el control de un promotor especifico de musculo humano. La capside
rAAV9 fue elegida como vector debido a su potencial para dirigirse al tejido muscular. Pfizer inici6 el
ensayo de fase 1b multicéntrico, abierto, no aleatorizado, de dosis ascendente de PF-06939926 en una
Unica infusion intravenosa en 2018 con el objetivo de evaluar la seguridad y la tolerabilidad de esta
terapia génica en investigacion. Otros objetivos del ensayo clinico incluyen la medicién de la expresién y
distribucion de distrofina, asi como evaluaciones de la fuerza, calidad y funcién muscular.

Pfizer en Enfermedades Raras

Las enfermedades raras incluyen algunas de las mas graves de todas las enfermedades y afectan a
millones de pacientes en todo el mundo, lo que representa una oportunidad para aplicar nuestros
conocimientos y experiencia para ayudar a tener un impacto significativo en la atencién de las
necesidades médicas no cubiertas. El enfoque de Pfizer en enfermedades raras se basa en mas de dos
décadas de experiencia, una unidad de investigacion dedicada a las enfermedades raras y una cartera
mundial de multiples medicamentos dentro de una serie de areas de enfermedades de interés,
incluyendo la hematologia, la neurociencia y los trastornos metabdlicos hereditarios.

Pfizer en Enfermedades Raras combina una ciencia pionera y un profundo conocimiento de como
funcionan las enfermedades con los conocimientos de colaboraciones estratégicas innovadoras con
investigadores académicos, pacientes y otras empresas para ofrecer tratamientos y soluciones
transformadoras. Innovamos cada dia aprovechando nuestra huella global para acelerar el desarrollo y
la entrega de medicamentos innovadores y la esperanza de curar.

Pulsa este enlace para saber mas sobre nuestra cartera de enfermedades raras y como capacitamos a
los pacientes, involucramos a las comunidades en nuestros programas de desarrollo clinico y
apoyamos los programas que aumentan la conciencia de la enfermedad.

Pfizer, innovaciones que cambian la vida de los pacientes®

Pfizer, como compania biomédica que trabaja para mejorar la salud de las personas, se dedica al
desarrollo de terapias y vacunas innovadoras para curar y prevenir enfermedades o aliviar sus
sintomas. Con una trayectoria de més de 170 afos, Pfizer mantiene su compromiso con la sociedad y
apuesta por la I+D para dar respuesta a las necesidades médicas de hoy y del mafiana. El avance de la
ciencia y la tecnologia, asi como su aplicacion médica, exige colaborar con todos los implicados para
maximizar la cartera de medicamentos y que la innovacion farmacéutica llegue a todas las personas
que la necesitan de manera rapida, asequible, fiable y con transparencia, de acuerdo a los mas altos
estandares de calidad y seguridad. Para mas informaciéon www.pfizer.es
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