PAGE 1 |

Cambridge, Etats-Unis, 21 avril 2017 - Biogen (NASDAQ: BIIB) annonce ce jour que le SPINRAZA®
(nusinersen) a requ un avis positif du Comité des médicamens a usage humain (CHMP) de I’Agence
européenne des médicaments pour une autorisation de mise sur le marché pour le traitement de
I'amyotrophie spinale (SMA). Le CHMP a évalué le SPINRAZA dans le cadre d'une procédure
réglementaire accélérée qui permet aux patients d'avoir accés de fagon anticipée a un traitement
répondant a leurs besoins jusque la insatisfaits. Le SPINRAZA est le premier traitement de la SMA ayant
regu un avis positif du CHMP en vue d'une autorisation de mise sur le marché (AMM) dans 'Union
européenne.

« L'avis favorable rendu par le CHMP aprés une procédure d'évaluation accélérée reconnait I'efficacité
indiscutable du SPINRAZA et souligne le besoin des patients européenns ayant une SMA d'avoir acces a
un traitement efficace », a déclaré Michael Ehlers, vice-président exécutif de la recherche et du
développement chez Biogen. « Nous attendons avec impatience la décision de la Commission
européenne et sommes convaincus que le SPINRAZA présente un progrés important pour les personnes
atteintes de SMA dans I'UE. »

L'avis positif du CHMP a été transmis a la Commission européenne chargée d’examiner les demandes
d’AMM centralisées pour 'UE. La décision de la Commission devrait étre rendue dans les prochains mois.

Données soutenant l'avis favorable

La recommandation a été octroyée sur la base de I'évaluation par le CHMP des deux études pivots

controlées ENDEAR (pour la SMA infantile) et CHERISH (pour les autres types de SMA). Ces deux études

ont permis de démontrer I'efficacité et la sécurité du SPINRAZA.

e Lorsdel’étude ENDEAR, un nombre significativement supérieur de patients ayant une SMA infantile
(@ méme de développer une SMA de type 1) traités par le SPINRAZA a montré des améliorations de
la fonction motrice par rapport aux individus ne recevant pas le traitement. Les acquisitions motrices
chez certains individus recevant le SPINRAZA concernent la faculté a donner des coups de pied, a
maintenir sa téte, a se retourner, a s'asseoir et a ramper. En outre, une réduction statistiquement
significative du risque de mortalité ou de la ventilation permanente chez les personnes atteintes
d’amyotrophie spinale (SMA) traitées par SPINRAZA en comparaison avec ceux n'ayant recu aucun
traitement a été observéea la fin de I'étude.

e L’'étude CHERISH a révélé une amélioration statistiquement et cliniquement importante de la
fonction motrice chez les personnes traitées par le SPINRAZA ayant une SMA plus tardive (@ méme
d’évoluer en SMA de type 2 ou 3) par rapport aux personnes non traitées, au moment de I'analyse
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intermédiaire. Les améliorations ont été mesurées d'apres I'échelle d’examen de la fonction motrice
de Hammersmith (HFMSE). L'échelle HFMSE est un outil fiable et validé congu spécialement pour
évaluer la fonction motrice chez les enfants atteints de SMA

e Lesdonnéesissues des essais en ouvert chez les patients symptomatiques et pré-symptématiques
les plus a méme de développer une SMA de type 1, 2 ou 3 sont conformes aux résultats des études
pivots et ont permis d’étayer I'indication recommandée. Les conclusions de ces études confortent
I'efficacité et la sécurité du SPINRAZA pour le traitement des personnes ayant une SMA

e SPINRAZA a démontré un profil de sécurité favorable. Les effets secondaires les plus fréequents
retrouvés dans les études cliniques ont été des infections dans les voies respiratoires supérieures, des
infections des voies respiratoires inférieures et de la constipation. SPINRAZA doit étre administré
par des professionnels de santé expérimentés dans la réalisation de ponctions lombaires en raison

des risques associés a ce geste (céphalée, mal de dos, vomissements, notamment).

Le programme SPINRAZA

Biogen a acquis les droits de développer, de produire et de commercialiser le SPINRAZA dans le monde
entier auprés de lonis Pharmaceuticals (NASDAQ : IONS), premier groupe mondial des traitements anti-
sens. Biogen et lonis ont conduit un programme de développement clinique innovant avec
I'administration d'une premiere dose de SPINRAZA a des sujets humains en 2011 et la premiére
autorisation de mise sur le marché du SPINRAZA accordée par la FDA (Food and Drug Administration)
aux Etats-Unis en 2016.2

Le SPINRAZA a requ sa premiére autorisation par la FDA le 23 décembre 2016, trois mois apres le début
de la procédure. Biogen a également déposé des demandes aupres des autorités réglementaires du
Japon, du Canada, de I'Australie et de la Suisse et prévoit d’en faire de méme dans d'autres pays en 2017.

A propos de la SMA37

L'amyotrophie spinale (SMA) se caractérise par la dégénérescence de motoneurones de la moelle
épiniére et du bulbe rachidien, causant une atrophie et une faiblesse musculaires séveres et progressives.
Les individus développant les formes les plus graves d’amyotrophie spinale peuvent étre paralysés et
éprouver des difficultés dans la réalisation des fonctions vitales essentielles comme la respiration et la
déglutition.

En raison d’une délétion ou d'une anomalie sur le géne SMN3, les personnes atteintes d’amyotrophie
spinale ne produisent pas suffisamment de protéine de survie des motoneurones, essentielle a leur bon
fonctionnement. La gravité de I'amyotrophie spinale est corrélée a la quantité de protéine de survie des
motoneurones. Les individus ayant une SMA de type 1, forme nécessitant des soins intensifs et palliatifs,
présentent un déficitimportant en protéine de ce type et ne parviennent pas a tenir la position assise ou
a vivre au-dela de deux ans sans assistance respiratoire. L'amyotrophie spinale de type 2 et celle de 3
sont, grace a une production plus élevée de protéine de survie des motoneurones, moins graves mais
restent trés invalidantes

A propos du SPINRAZA® (nusinersen)
Le SPINRAZA est un médicament développé mondialement pour le traitement de I'amyotrophie spinale.

C'est un oligonucléotide anti-sens congu pour traiter I'amyotrophie spinale qui est le résultat de
mutations ou de délétions du gene SMNz1 situé sur le chromosome 5q causant une déficience en protéine
de survie du motoneurone (SMN). Le SPINRAZA modifie I'épissage de '’ARN pré-messager du gene
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SMN2 afin de soutenir la production d'une protéine SMN compléte. 8 Les oligonucléotides anti-sens sont
des anneaux de nucléotides synthétiques courts qui se lient de fagon sélective a I’ARN cible et régulent
I'expression génique. Grace a cette technologie, le SPINRAZA provoque une augmentation de la
quantité de protéine compléte de survie des motoneurones chez les patients atteints d’'amyotrophie
spinale

Le SPINRAZA est administré par injection intratéchale directement dans le liquide céphalo-rachidien
entourant la moelle épiniere,® lieu de dégénérescence des motoneurones chez les patients atteints
d’amyotrophie spinale en raison d’une quantité de protéine de survie des motoneurones insuffisante.*

Il existe un risque de réactions indésirables provoquées par la ponction lombaire (céphalée, mal de dos,
vomissements, notamment).Des troubles de la coagulation et des cas de thrombopénies, notamment
quelques cas de thrombopénies aigués et graves, ont été observés suite a 'administration de certains
oligonucléotides anti-sens. L’administration de certains oligonucléotides anti-sens peut entrainer une
toxicité rénale.

A propos de Biogen

A travers des technologies scientifiques et médicales de pointe, Biogen découvre, développe et propose
aux patients du monde entier des thérapies innovantes pour le traitement de maladies neurologiques et
neurodégénératives graves. Biogen est une entreprise pionniére dans les biotechnologies qui dispose
aujourd’hui du premier portefeuille de traitements pour la sclérose en plaques (SEP) et a introduit le
premier et le seul traitement pour I'amyotrophie spinale. Elle est a la pointe de la recherche sur les
maladies neurologiques telles que la maladie d’Alzheimer, la maladie de Parkinson et la sclérose latérale
amyotrophique (SLA). En outre, Biogen fabrique et commercialise des produits biosimilaires innovants
issus des dernieres avancées en biologie. Pour plus d'informations, consultez www.biogen.com. Suivez-
nous sur les réseaux sociaux Twitter, LinkedIn, Facebook, YouTube.

Déclaration exonératoire de Biogen

Le présent communiqué de presse contient des déclarations prospectives, notamment sur les bénéfices,
la sécurité et |'efficacité que présente potentiellement le SPINRAZA, sur les demandes d'autorisation
actuelles, et sur les projets de demandes d'autorisation supplémentaires dans d'autres pays. Ces
déclarations peuvent étre accompagnées de termes tels que « penser », « s'attendre a », « estimer »,

« potentiel », « prévoir », d'expressions du futur ou de termes revétant une signification similaire. Elles
reflétent nos attentes et convictions actuelles. Il est conseillé de ne pas se fierindiment a ces
déclarations. Ces déclarations impliquent des risques et des incertitudes qui pourraient se traduire par
des écarts importants entre les résultats réels et ceux suggérés dans ces déclarations, notamment
I'incertitude concernant la commercialisation du SPINRAZA liée, entre autres, aux facteurs suivants : état
de préparation des professionnels de santé pour traiter les patients ; difficultés d’obtention et de
maintien du remboursement du SPINRAZA ; efficacité des actions commerciales et marketing ;
difficultés liées a la fabrication du SPINRAZA ; survenue d'événements indésirables concernant la
sécurité du produit ; non-délivrance d’AMM dans d'autres pays ; impossibilité de protéger les droits
relatifs a la propriété intellectuelle et d'autres droits de propriété ; actions en responsabilité vis-a-vis du
produit ; risques inhérents aux partenariats engagés avec des tiers ; et autres risques et incertitudes
décrits dans la section « Risk Factors » (facteurs de risque) du rapport annuel ou trimestriel le plus récent
de Biogen ou dans d'autres documents transmis a la Securities and Exchange Commission (commission
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ameéricaine des opérations de bourse). Les présentes déclarations ne sont valables qu’a la date du
présent communiqué de presse. Biogen se dégage de toute obligation de publier une révision des
déclarations prospectives..
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