U NOVARTIS

L'équipe du programme « Branaplam » communique
Chére communauté SMA

Depuis des années, nos chercheurs s'impliquent pour mettre a disposition un nouveau traitement
pour la SMA. A ce titre, le LMIO70 est un composé prometteur que nous développons dans notre
pipeline. En 2016, nous avons d{ interrompre le recrutement de patients SMA type 1 dans notre
premiere étude clinique CLMI070X2201, car des signes de Iésions nerveuses avaient été observés
lors de certains tests sur des animaux.

Depuis, nous avons travaillé en concertation avec des experts sur le terrain pour mieux
comprendre ces résultats. Nous sommes maintenant heureux de vous faire part d’une bonne
nouvelle : nous élargissons I'étude clinique de cette molécule LMI0O70, qui s'appellera désormais
«branaplam».

Cette étude est ouverte dés maintenant, suite aux approbations respectives du comité des
autorités sanitaires et de I'éthique. Ainsi, nous reprenons le recrutement de patients SMA type 1
pour |'étude en cours sur la SMA (CLMIO70X2201), sur les sites investigateurs existants en
Belgique, en Allemagne, au Danemark et en Italie. CLMIO70X2201 est une étude ouverte (tous
les patients recoivent du branaplam) ou différentes doses sont testées chez les patients atteints
de SMA de type 1 4gés de moins de 6 mois. Vous trouverez plus d'informations sur I'essai clinique
en cours sur notre site Web, sur clinicaltrials.gov et sur le Registre des essais cliniques de I'UE.

Maintenant que le recrutement a repris, nous cherchons a |'étendre a d'autres sites et pays. Nous
vous tiendrons au courant lorsque de nouveaux sites seront ouverts. Plus précisément pour les
patients localisés aux Etats-Unis, nous pouvons également vous indiquer que nous avons
récemment déposé une demande d'enquéte sur les nouveaux médicaments (IND) avec la FDA.
Cela signifie que nous sommes autorisés a recruter des patients américains dans I'étude. Nous
aviserons la communauté SMA lorsque des sites américains seront ouverts.

Au-dela de la reprise du recrutement, nous avons également apporté quelques modifications a la
facon dont I'étude est menée. Pour rappel, branaplam est concu pour étre administré par voie
orale. Désormais, les patients auront la possibilité de prendre la dose hebdomadaire de
médicament par voie orale plutét que via un tube d'alimentation. Nous avons fait ce changement
- et d'autres - en réponse aux commentaires des familles et des enquéteurs des patients. Nous
espérons sincérement que ces modifications faciliteront les conditions de |'étude.

Le bien-étre de chaque patient dans I'étude est d'une importance primordiale pour nous. Par
conséquent, afin de surveiller la sécurité des patients recrutés, des tests neurologiques
supplémentaires ont été ajoutés au protocole de I'étude.

Parallelement, nous travaillons également en étroite collaboration avec les autorités de
réglementation pour définir le meilleur moyen d'étendre rapidement le programme d'essai
clinique de Branaplam pour des patients SMA autre que type 1. Récemment, la FDA (autorité de
la santé aux USA) a accordé une désignation "fast-track" 1 pour les SMA de type 1. La route est
encore longue mais nous sommes ravis de relancer ce projet.

Nous croyons que la meilleure fagon d'aboutir a un produit qui procure le plus de bénéfices pour
les patients SMA et leurs familles, c’est de travailler en étroite collaboration avec eux. Donc, en
avancant dans le projet, nous veillerons a ce que la communauté SMA soit informée régulierement
sur le développement du branaplam.

Nous tenons a remercier tous ceux qui participent ou participeront a I'étude de branaplam, et
tous ceux qui les soutiennent. Cette contribution est inestimable.

Meilleures salutations,

Traduction : « Familles SMA France » SM



