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Accure Therapeutics recluta al primer paciente en el
ensayo clinico en fase II para el tratamiento de la
neuritis optica aguda con el farmaco candidato ACT-01

e Estudio de 6 a 12 meses de duracion, aleatorizado, con dos grupos,
controlado con placebo y con doble ciego en el que se hara el seguimiento
a 36 pacientes con neuritis 6ptica aguda (NOA)

¢ Evaluacion de la seguridad, la tolerabilidad y la eficacia de ACT-01 en
comparacion con placebo en el grosor de las capas retinianas y los
parametros clinicos de la vision

¢ Asiste a nuestro webinar sobre neuritis 6ptica aguda: una via con una
potente evolucion clinica hacia la esclerosis miltiple (EM), con oradores
expertos, el martes 2 de marzo a las 19:30 CET/13:30 ET/10:30 PST

Barcelona, Espaia, 1 de marzo del 2021 - Accure Therapeutics, empresa
biotecnoldgica especializada en I+D y que se encuentra en fase clinica en el ambito del
Sistema Nervioso Central (SNC), anuncia hoy que ha incluido al primer paciente en el
ensayo clinico fase II ACUITY, para pacientes con neuritis éptica aguda (NOA). Se incluira
a un total de 36 pacientes en dos grupos paralelos aleatorizados. Se les hara un
seguimiento durante seis meses para evaluar la seguridad y los signos preliminares de
eficacia. Los resultados se esperan para la segunda mitad del 2022.

El estudio ACUITY se lleva a cabo dentro de la red de neurologia y oftalmologia de la
Asistencia Publica - Hospitales de Paris (AP-HP), principalmente en el hospital La Pitié-
Salpétriere. Supervisan el estudio la investigadora principal, la Dra. Céline Louapre, del
Instituto del Cerebro y de la Médula espinal (ICM), y la asesora cientifica, la Dra. Sophie
Bonnin, del Departamento de Oftalmologia del hospital La Pitié-Salpétriere. El ICM,
ubicado en La Pitié-Salpétriére, reine a pacientes, médicos e investigadores con el
objetivo de encontrar rapidamente tratamientos para trastornos del sistema nervioso y
hacer posible que los pacientes se beneficien de ello lo antes posible.

La Dra. Céline Louapre ha comentado que «este estudio se ha creado para confirmar la
seguridad y la tolerabilidad del farmaco de Accure (ACT-01) , tanto en pruebas clinicas
como de imagen mediante tomografias de coherencia 6ptica (TCO), en pacientes con
enfermedades desmielinizantes inflamatorias como la NOA. Estos primeros resultados de
eficacia en pacientes nos daran una estimacion del efecto del tratamiento y nos ayudaran
a calcular el tamafio muestral para el proximo estudio clinico».

Se aleatorizaran un total de 36 participantes durante los diez primeros dias desde la
aparicion de la NOA (signos de pérdida de vision) para recibir cinco infusiones intravenosas
de ACT-01 (N = 18) o placebo (N = 18) durante cinco dias. Como tratamiento habitual
para la NOA, a todos los pacientes se les administraran corticoesteroides por via
intravenosa como terapia simultdnea, a menos que esté contraindicado. Un neurdlogo y
un oftalmdlogo evaluaran a los pacientes clinicamente y mediante pruebas de diagndstico
por la imagen no intervencionistas.

La eficacia preliminar de ACT-01 se evaluara durante un periodo de seis meses, después
de la aparicién de los signos de la NOA. Para entonces, se espera que casi todos los
pacientes ya hayan mejorado de manera natural; por lo tanto, este periodo estratégico
servira para comparar los perfiles de la evoluciéon de la enfermedad y la evolucidon
estructural y funcional entre los pacientes de los dos grupos de tratamiento. Para la
mayoria de los pacientes, la reduccion del grosor de las capas de la retina del ojo afectado
ocurre durante los primeros seis meses desde la aparicion de la NOA, segun las medidas
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tomadas a partir de la capa de fibras nerviosas de la retina, y la capa de las células
ganglionares y capa plexiforne mediante TCO.

«Estamos muy ilusionados de iniciar la fase II del estudio con nuestro farmaco candidato
ACT-01 en pacientes con trastornos desmielinizantes inflamatorios», comenta la Dra.
Rosella Medori, CMO de Accure Therapeutics. «Los resultados del estudio en fase II pueden
servir como base soélida para ampliar el futuro desarrollo clinico determinante de nuestro
farmaco candidato innovador y modificador de la NOA con el objetivo de abordar los
problemas de discapacidad residual y acumulada en otros trastornos neurodegenerativos
cronicos del SNC».

Asiste al webinar en inglés y al debate sobre neuritis dptica aguda que mantendran el
profesor Shiv Saidha, de la Universidad Johns Hopkins (Baltimore, Estados Unidos) y la
profesora Fiona Costello, de la Universidad de Calgary (Canadad), expertos en la materia.
Se trataran los temas siguientes:
e La neuritis dptica aguda (NOA) es, muy a menudo, un prédromo (sindrome clinico
aislado, SCA) o una recaida durante la evolucion de la EM
e La NOA es una excelente via de innovacion clinica en la EM para la
neuroproteccion
e Debates sobre los nuevos ensayos que se han llevado a cabo con pacientes con
neuritis 6ptica aguda
e Habra un turno de preguntas al final del seminario
Si te interesa, inscribete y confirma tu asistencia: URL de inscripcion al webinar (Zoom)

Criterios para el reclutamiento de candidatos:

» Inclusién de candidatos de entre 18 y 60 afios diagnosticados con NOA unilateral
de origen desmielinizante (con o sin diagndstico de esclerosis multiple) con la
aparicion de signos de pérdida de vision durante los diez dias previos a la
aleatorizacion, con una puntuacion entre 0 y 5,5 en la escala ampliada del estado
de discapacidad (EDSS).

» Criterio de exclusion principal: neuropatia optica de origen no desmielinizante,
como enfermedades infecciosas, isquémicas, traumatologicas, tumorales, entre
otras; y neuromielitis dptica con anticuerpos antiacuaporina 4 (AQP4-Abs).

Mas informacién sobre el ensayo

Sobre ACT-01

e ACT-01 es un farmaco peptidomimético innovador modificador de la esclerosis
multiple (EM) y de la neuritis optica aguda (NOA); en este Ultimo caso esta
designado como farmaco huérfano por la FDA, en Estados Unidos, y por la EMA en
Europa. Atraviesa la barrera hematoencefdlica mediante transporte activo para
favorecer la supervivencia de las células neuronales y la mielinizacion

e En la célula, ACT-01 activa los pasos posteriores de las vias de los factores
neurotroficos BDNF e IGF-1, y se une selectivamente a un pequefio grupo de
quinasas. ACT-01 también favorece la translocacion fuera del nucleo del factor de
transcripcion FOXO03, altamente expresado en el sistema nervioso central. La
translocacion de FOXO3 inhibe la expresion de genes proapoptoéticos y produce la
expresion de genes antiapoptoéticos, enzimas antioxidantes y vias de diferenciacion

e In vivo, ACT-01 manifestd propiedades neuroprotectoras al reducir el dafio en el
nervio optico y la retina en modelos animales de NOA y glaucoma por hipertension
ocular. ACT-01 también redujo la evolucion de la paralisis en el modelo animal de
la encefalomielitis autoinmune experimental (EAE) de referencia para la EM

e En el estudio de fase I se demostrdé la seguridad y la tolerabilidad de ACT-01
administrado tanto en dosis Unica como en varias dosis por via intravenosa en
voluntarios sanos. En los datos obtenidos de estos estudios se demuestra el
potencial terapéutico de ACT-01 en el tratamiento de enfermedades
neurodegenerativas, como la NOA y la EM


https://us02web.zoom.us/webinar/register/2216139914476/WN_xpR2uVKwS7yQHAKVAslreg
https://www.clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT04762017
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Sobre la neuritis 6ptica aguda (NOA)

La NOA es un trastorno desmielinizante inflamatorio agudo del nervio éptico. Los pacientes
afectados presentan pérdida de vision unilateral, subaguda y dolorosa. Se considera una
enfermedad minoritaria, con una incidencia de 1 a 5 casos por cada 100 000 personas al
afo.

Mientras que hasta en el 20 % de los pacientes la NOA es el primer signo de la esclerosis
multiple (EM), en la mitad de los casos, la NOA aparece como una recaida de la EM durante
la evolucion de la enfermedad.

La variabilidad en la gravedad y la mejoria de los signos es muy amplia, y no se puede
saber cuando las recuperaciones no seran buenas ni cuando quedaran disfunciones
residuales. Se sabe que la gravedad y la mejoria de la primera recaida estan relacionadas
con la gravedad y la mejoria de las recidivas posteriores.

Los corticoesteroides intravenosos o orales a dosis altas son el estandar habitual de
tratamiento, aunque actualmente no existe ninguna terapia aprobada que conserve la
vista o la integridad de las fibras nerviosas ganglionares y retinianas después de un
episodio de NOA. Por lo tanto, es necesario un farmaco neuroprotector; uno que pueda
evitar la pérdida axdnica a largo plazo y, con suerte, consiga un desenlace mucho mas
favorable en la conservacion de la vista.

Sobre Accure Therapeutics

Accure Therapeutics es una empresa biotecnoldgica especializada en I+D y que se
encuentra en fase clinica en el ambito del Sistema Nervioso Central (SNC). Tiene sede en
Barcelona (Espafia), e inicio su actividad en el 2020 con una primera ronda de financiacion
liderada por Alta Life Sciences Spain I con el apoyo del Centro para el Desarrollo
Tecnoldgico Industrial (CDTI). Esta empresa europea de vision internacional dispone de
una cartera Unica con tres programas en desarrollo dirigidos a dianas terapéuticas
innovadoras, y tiene potencial para incorporar nuevos programas. Accure se centra en el
desarrollo de nuevos farmacos modificadores de enfermedad para tratar trastornos y
enfermedades graves como la neuritis Optica, la esclerosis multiple, la enfermedad de
Parkinson y la epilepsia. Gracias a su equipo comercial y cientifico de amplia experiencia,
Accure Therapeutics es una de las pocas empresas que aplican un enfoque agndstico en
la fase inicial para el desarrollo de farmacos de vanguardia para el SNC.
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