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ITF Therapeutics LLC anuncia la disponibilidad comercial de DUVYZAT™ (givinostat) en los
EE. UU. para el tratamiento de pacientes con distrofia muscular de Duchenne

Primer tratamiento no esteroideo aprobado para pacientes con seis anos de edad o mds
con distrofia muscular de Duchenne (DMD), independientemente de la mutacion
genética, que ahora se encuentra disponible en los EE. UU.

ITF también anuncia el lanzamiento del programa ITF ARC para servicios de acceso,
recursos y atencién para pacientes (Access, Resources and Care, ARC) para ofrecer
apoyo y recursos educativos a los pacientes y sus familias

CONCORD, Mass., 25 DE JULIO DE 2024 — ITF Therapeutics LLC, el grupo comercial de
enfermedades raras con sede en los EE. UU. de Italfarmaco, anuncié hoy el lanzamiento
comercial en los EE. UU. de DUVYZAT™ (givinostat), un inhibidor de la histona deacetilasa,
para el fratamiento de pacientes con seis anos de edad o mds que tienen distrofia
muscular de Duchenne (DMD). DUVYZAT fue aprobado por la Administraciéon de Alimentos
y Medicamentos (Food and Drug Administration, FDA) de los EE. UU. el 21 de marzo de
2024,

“Luego de la aprobacién de DUVYZAT por parte de la FDA, nuestro equipo se ha centrado
en poner esta nueva opcidn de tratamiento a disposicion de la comunidad con DMD lo
mds rapido posible. También hemos implementado equipos de campo vy servicios y
plataformas de comunicacion féciles de explorar para proporcionar a los pacientes,
cuidadores y médicos la informacidén y los recursos que necesitan para tomar decisiones
informadas sobre el fratamiento de la DMD con DUVYZAT. Esto incluye nuestro programa
de servicios para pacientes recientemente lanzado, el ITF ARC, que ofrece informacidn Util
en dreas que incluyen navegar por la cobertura del seguro. Estamos muy agradecidos por
la orientacién que recibimos de los lideres de defensoria de la DMD durante el desarrollo
del ITF ARC. Sus aportes han sido fundamentales para ayudarnos a disenar el conjunto de
servicios que ofrecemos a la comunidad,” dijo Matt Trudeau, presidente de ITF
Therapeutics. “También expresamos nuestro agradecimiento a las personas que viven con
DMD que participaron en nuestros ensayos clinicos, sus familias, los lideres de defensoria de
la DMD vy los profesionales de la salud que han desempenado un papel fundamental en
ayudarnos a poner DUVYZAT a disposicidon de la comunidad con DMD."

Para ayudar a permitir el acceso al tratamiento con DUVYZAT a los pacientes aptos en los
EE. UU., el programa ITF ARC de ITF Therapeutics incluye servicios para ayudar a los
pacientes y sus familias a atravesar los desafios del seguro, apoyo farmacéutico
personalizado, asistencia financiera y de acceso para pacientes elegibles, materiales
educativos y otfros recursos. Para obtener mds informacioén sobre los servicios de apoyo al
paciente ofrecidos a través del ITF ARC, visite www.DUVYZAT.com o llame al 1-855-448-3272.

Después de confirmar que DUVYZAT es una terapia adecuada para un paciente, los
médicos pueden visitar www.DUVYZAT.com para acceder a informacién sobre la
prescripcidon de DUVYZAT e iniciar el proceso de cumplimiento de recetas a través de
PANTHERX® Rare, un proveedor de farmacias especializadas lider que se centra en brindar
apoyo a pacientes con enfermedades raras.

La aprobacion de DUVYZAT por parte de la FDA fue respaldada por los resultados del
ensayo clinico esencial de fase 3, multicéntrico, aleatorizado, doble ciego, controlado con
placebo EPIDYS (NCT02851797). En el estudio EPIDYS, un total de 179 ninos de sexo
masculino ambulatorios de seis anos de edad o mds recibieron tratamiento con
glucocorticoesteroides, y DUVYZAT dos veces al dia o un placebo. El estudio EPIDYS
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cumplid con su criterio de valoracidn primario, lo que demuestra que los pacientes
tratados con DUVYZAT mostraron una diferencia estadisticamente significativa y
clinicamente importante en el tiempo para completar la evaluacién de subir cuatro
escalones. DUVYZAT también mostrd resultados favorables en comparacion con el
placebo en los criterios de valoracion secundarios clave, incluida la evaluacién
ambulatoria North Star (NSAA) y la evaluacion de infiltracidon de grasa mediante
espectroscopia por resonancia magnética. La mayoria de los efectos adversos observados
con DUVYZAT fueron de gravedad leve a moderada. Los resultados de este estudio se
publicaron en The Lancet Neurology en marzo de 2024.

DUVYZAT recibid revisidon prioritaria, y las designaciones de fdrmaco huérfano y
enfermedad pedidtrica rara por parte de la FDA. Actualmente, la Agencia Europea de
Medicamentos (EMA) estd revisando una solicitud de autorizacién de comercializacion
para givinostat como posible fratamiento contra la DMD. ltalfarmaco tiene presencia
infernacional y ha iniciado o fiene previsto iniciar conversaciones con organismaos
reguladores en otras regiones geogrdficas para respaldar la revision de los datos clinicos
de givinostat.

Para obtener mds informacion sobre DUVYZAT, visite www.DUVYZAT.com.

Acerca de la distrofia muscular de Duchenne (DMD)

La DMD es una enfermedad genética neuromuscular grave caracterizada por debilidad
muscular progresiva y degeneracion, y es el tipo mds frecuente de distrofia muscular a
nivel mundial. La DMD es causada por mutaciones en el gen de la distrofina que provocan
la ausencia de una proteina distrofina funcional. Sin distrofina, las miofibras son altamente
susceptibles a lesiones y esta lesibn muscular continua generalmente provoca inflamacion
crénica, deterioro de la regeneracién muscular y reemplazo muscular por tejido fibrético y
adiposo. La enfermedad afecta principalmente a los ninos, y los sinfomas generalmente se
observan por primera vez entre los dos y los cinco anos de edad. Los sinfomas empeoran
con el tiempo y afectan la capacidad de caminar. Finalmente, se ven afectados los
musculos cardiacos y respiratorios, que son las dos causas principales de muerte
prematura. La incidencia de la DMD es de aproximadamente uno de cada 3500 a 6000
varones nacidos en todo el mundo.

Acerca de DUVYZAT™ (givinostat)

DUVYZAT es una terapia aprobada por la FDA de los EE. UU. indicada para el fratamiento
de pacientes con seis anos de edad o mds con DMD que se descubrid a través de los
esfuerzos de investigacion y desarrollo de Italfarmaco en colaboracién con Telethon y el
Proyecto de Padres de Duchenne (Italia). DUVYZAT es un inhibidor de la histona
deacetilasa (HDAC) que modula la actividad desregulada de las HDAC en el muUsculo
distréfico, lo que es una consecuencia importante de la falta de distrofina asociada con la
DMD. Aunque se desconoce el mecanismo de accidn exacto de DUVYZAT, se cree que
inhibe la hiperactividad patoldgica de las HDAC para abordar la cascada de eventos que
provocan dano muscular, lo que contrarresta la patologia de la enfermedad y retrasa el
deterioro muscular.
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Acerca de ITF Therapeutics LLC

ITF Therapeutics se lanzé en enero de 2024 como el grupo comercial de los Estados Unidos
de ltalfarmaco centrado en el desarrollo y la comercializacién de productos para tratar
enfermedades raras, incluida la distrofia muscular de Duchenne. Aprovechando un legado
basado en la colaboraciéon y la innovacion, ITF Therapeutics se esfuerza por asociarse con
lideres de las comunidades de tratamiento y defensa del paciente para garantizar que
nuestros programas reflejen y respalden sus necesidades y objetivos Unicos. El
establecimiento de ITF Therapeutics también refleja el objetivo de Italfarmaco de crear un
equipo de expertos de primera clase que compartan una pasidon por causar un impacto
positivo en las comunidades de enfermedades raras. Para obtener mds informacién, visite
www.itftherapeutics.com.

Acerca de ltalfarmaco

Fundada en 1938 en Mildn, Italia, Italfarmaco es una compania farmacéutica global
privada que ha liderado el desarrollo y la aprobacién exitosa de muchos productos
farmacéuticos en todo el mundo. El grupo Italfarmaco opera en mds de 90 paises a fravés
de companias directamente controladas o dfiliadas. La compania es lider en investigacion
farmacéutica, desarrollo de productos, produccién y comercializacién con éxito
comprobado en muchas dreas terapéuticas, incluidas inmunooncologia, ginecologia,
neurologia, enfermedades cardiovasculares y enfermedades raras. La unidad de
enfermedades raras de Italfarmaco incluye programas en distrofia muscular de Duchenne,
distrofia muscular de Becker, esclerosis lateral amiotréfica y policitemia verdadera. Para
obtener mds informacion, visite www.italfarmaco.com.

Indicacion e Informacion importante de seguridad
¢Qué es DUVYZAT?

DUVYZAT es un medicamento con receta médica que se utiliza para el tratamiento de la
distrofia muscular de Duchenne (DMD) en personas de 6 anos de edad en adelante.

Se desconoce si DUVYZAT es seguro y eficaz en ninos menores de 6 anos de edad.
Informacién importante de seguridad
¢Cudl es la infformacion mas importante que debo conocer sobre DUVYZAT?

e Recuentos bajos de plaquetas en sangre (frombocitopenia). Las plaguetas son
importantes para la coagulacion de la sangre, y una disminucién de su niUmero puede
provocar un aumento del riesgo de hemorragia o hematomas. Su profesional de la
salud comprobard su recuento sanguineo antes de iniciar DUVYZAT y regularmente
durante el fratamiento para detectar cualquier signo de frombocitopenia. Liame a su
profesional de la salud de inmediato si observa alguna hemorragia inusual o
pequenas manchas rojas o moradas en la piel lamadas petequias. Su profesional de
la salud puede cambiarle la dosis de DUVYZAT si sus recuentos de plaquetas siguen
siendo bajos; o puede interrumpir su tfratamiento con DUVYZAT.
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e Aumento de los niveles de grasa (triglicéridos) en la sangre. Es posible que no tenga
ningun sintoma, por lo que su profesional de la salud le hard andlisis de sangre antes
de comenzar el fratamiento con DUVYZAT y con regularidad durante este para
comprobar sus niveles de triglicéridos. Su profesional de la salud puede cambiarle la
dosis de DUVYZAT si sus niveles de triglicéridos continian siendo altos; o puede
inferrumpir su tratamiento con DUVYZAT.

e Deposiciones acuosas flojas frecuentes (diarrea) y vomitos. DUVYZAT puede provocar
vomitos y diarrea de moderada a grave. Si se produce diarrea, debe hacer un
seguimiento de la frecuencia y la gravedad de sus sinfomas de diarrea, beber mucho
liquido y ponerse en contacto con su profesional de la salud. Su profesional de la salud
puede cambiarle la dosis de DUVYZAT si la diarrea no se puede tratar o no
desaparece. Su profesional de la salud también puede interrumpir su tratamiento con
DUVYZAT.

Antes de recibir DUVYZAT, informe a su profesional de la salud de todas sus afecciones
médicas, incluido si:

e tiene algun problema cardiaco o si se administra algun medicamento que pudiera
aumentar sus posibilidades de ritmo cardiaco irregular.

e tiene algun problema hemorrdgico.

Informe a su profesional de la salud de todos los medicamentos que reciba, incluidos los
medicamentos con receta médica y de venta libre, vitaminas y suplementos a base de
hierbas.

Administrarse DUVYZAT junto con otros medicamentos puede afectar a los demas.
Administrarse DUVYZAT con otros medicamentos puede causar efectos secundarios serios.
No empiece a administrarse ni deje ofros medicamentos sin hablar con su profesional de la
salud.

DUVYZAT puede causar efectos secundarios serios, incluidos:
e Ver “;Cudl es la informacion mds importante que debo conocer sobre DUVYZAT?”

e Cambios en la actividad eléctrica del corazén denominados prolongacion del intervalo
QT. La prolongaciéon del intervalo QT puede aumentar el riesgo de desarrollar un tipo
de ritmo cardiaco irregular conocido como Torsades de Pointes. Liame a su profesional
de la salud de inmediato si se siente débil, tiene un latido cardiaco irregular, se siente
mareado o pierde la consciencia.

Los efectos secundarios mds frecuentes de DUVYZAT fueron diarrea, nduseas, vomitos,
dolor de estbmago, recuento bajo de plaguetas en sangre, aumento del nivel de grasa en
sangre y fiebre.

Estos no son todos los posibles efectos secundarios de DUVYZAT. Para obtener mds
informacidn, pregunte a su profesional de la salud o farmacéutico.

Liame a su médico para obtener asesoramiento sobre los efectos secundarios. Puede
notificar los efectos secundarios a la FDA al 1-800-FDA-1088.
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Consulte la Informacién de prescripcion completa y la Guia del
medicamento.

DUVYZAT es una marca comercial registrada de Italfarmaco S.p.A.

EE. UU.

Consultas de los medios: Brian Connor |+1 212 253 8881 | bconnor@berrypr.com

Oftras consultas: Lider de comunicaciones y defensoria de los pacientes en los EE. UU. |
c.allen@itftherapeutics.com

Global

Consultas de los medios: Charlotte Spitz o Jacob Verghese |+49 (0)151 7441 6179 |
italfarmaco@trophic.eu

Oftras consultas: Lider de comunicaciones y defensoria de los pacientes |
s.parker@italfarmacogroup.com
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