PTC Therapeutics Nonsense Mutasyonlu Duchenne Muskiler Distrofi’li
Hastalarin Tedavisinde Avrupa Birligi’nden Ataluren (Translarna~) ig¢in Sarth
Onay Almistir

- Bu DMD icin onaylanan ilk tedavidir

SOUTH PLAINFIELD, NJ —4 Agustos 2014 — PTC Therapeutics, Inc. (NASDAQ: PTCT) 5
yas ve uzerindeki ambulatuar, Nonsense Mutasyonlu Duchenne Muskiler Distrofi'li
Hastalarin  Tedavisi igin  Avrupa Birligi Ulkelerinde  Avrupa  Komisyonu’'nun
Translarna™ (Ataluren) igin Sartli Pazar Onayi aldigini duyurmustur.

PTC Therapeutics, Inc’nin CEO’su Ph. D Stuart W. Peltz: “Nonsense mutasyonlu Duchenne
muskuler distrofi tedavisinde Translarna’nin onay almasindan memnuniyet duymaktayiz.
DMD’nin altinda yatan nedenlerini hedef alarak, hastaligin gidisatini degistirme sansimiz var.
Bu Urinun AB’deki tim hastalara erigilebilir olmasi igin hizli bir sekilde hareket ediyoruz ve
dinya gapinda Translarna’dan yarar gérebilecek tim ¢ocuklar i¢in var gucimuzle galismaya
devam ediyoruz. Yillardir Translarna’nin arastirma ve gelistirimesinde PTC Therapeutics’i
destekleyen hasta, aile, dernek ve hekimlere sukranlarimizi sunuyoruz. DMD toplulugu ¢ok
uzun zamandir bu hastalik i¢in tedavi segeneklerini beklemektedir ve sarth onay aldigimiz
bu giin hepimiz igin gok dnemlidir. © diye belirtmigtir.

Bu onay 174 nmDMD hastasinda 48 hafta suren, randomize, c¢ift kdr, ¢ok merkezli
calismanin guvenlik ve etkinlik sonucglarina ve g¢alisma verilerinin geriye donuk analizlerine
dayanarak verilmistir.

Altt  dakika boyunca yurinilen uzaklik degisim o6lgimu ile Translarna’nin yuriyebilme
Uzerindeki etkisi incelenmistir. ileri analizlerle ¢alisma 6ncesi tarama déneminden 48.
Haftaya kadar, Translarna (3 ayri dozda toplamda 40mg/kg/gin ) kullanan hastalarin 6
dakikalik yarame uzakhginin ortalama 12,9 metre azaldigi, plasebo alan hastalarda ise bu
azalmanin 44.1 metre oldugu gosterilmigtir.

Yani 6 dakikalik Yurime Uzakliginda baslangigtan 48 haftaya kadar olan dénemde gdzlenen
degdisim plasebo (aktif ilaci almayan grup) grubuna gére Translarna grubunda 31.3 metre
daha iyi olarak belirlenmistir.

Bundan baska baslangigta 6 dakikalik yurime uzakhgr 350 metreden daha az olan, daha
agir hastalarda Translarna grubunda plasebo grubuna gére 68 metre daha iyi oldugu
gozlenmistir. Ayrica Translarna grubundaki hastalarin yurime yetisinin daha yavas ve uzun
zamanda bozuldugu gosterilmistir.

Avrupa Ilag Ajansinin insan Kullanimi igin ilag Uriinleri Komitesi (CHMP) yorumuna gore ,
bu sonuglarin Translarna kullanan nmDMD hastalarinda yuriume yetenedi kaybini
yavaslattigini géstermistir.

Ek olarak, geriye donlk analizler sonucunda, tedavi goéren hastalarda, merdiven ¢cikma ve
merdiven inis fonksiyon testleri gibi ikincil testlerde de daha iyi sonuglar gdsteriimis ve
plaseboya karsilastirildiginda bu grubun hastalik ilerleyisinin yavasladigi belirlenmistir.
Guvenlilik sonuglari ise Translarna’nin genellikle iyi tolere edildigini gdstermistir. Ciddi yan
etkiler sik goézlenmemekle birlikte higbiri Translarna ile iligkili bulunmamistir. Onerilen
dozlarda en sik gbzlenen yan etki, mide bulantisi, kusma ve bas agrisidir. Bu yan etkiler
genellikle tibbi tedavi gerektirmemis ve hicbir hasta yan etkilere bagli olarak tedaviyi
sonlandirmamigtir.

Bu onay ile PTC, 28 Avrupa Birligi Uye Ulkesinde ve Avrupa Ekonomik Bélge (yesi olan
izlanda, Lihtenstayn ve Norveg'te Translarna’yl pazara sunacaktir. Sartll Pazar Onayinin
kosullarindan biri ise PTC’nin nmDMD (ACT DMD) hastalarindaki dogrulayici, halen
suregelen Faz 3 calismasini tamamlamak, calismadan c¢ikan ek yeterlilik ve guvenlik
verilerini bildirmek zorunda olmasidir. Turkiye de bu galismaya 15 hasta ile katilmaktadir.
Bizim grubumuzda Irak, Hindistan ve Bulgaristan’dan da gelen hastalar mevcuttur.
Calismanin iceriginde 7 yastan biyik olmak ve 6 dakika icinde en az 150 m ydriyor olmak



vardir. Bu grup i¢in hasta alimi kapanmistir. Sonuglar ilacin yetkili kurullar tarafindan gergcek
lisans icin degerlendiriimesinde karar verdirici 6zellikte olacaktir.



