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Communiqué de presse

Poxel annonce l'obtention du statut « Fast Track » de
la Food and Drug Administration (FDA) pour le PXL770

dans l'adrénoleucodystrophie liee au chromosome X
(ALD)

LYON, France, le 11 avril 2022 - POXEL SA (Euronext : POXEL - FR0012432516),
societé biopharmaceutique au stade clinique déeveloppant des traitements
innovants pour les maladies chroniques graves a physiopathologie metabolique,
dont la steatoheépatite non alcoolique (NASH) et les maladies métaboliques rares,
annonce que la Food and Drug Administration (FDA) des Etats-Unis a accordé la
désignation « Fast Track » (FTD) au PXL770 pour le traitement des patients atteints
d'adrénomyéloneuropathie (AMN), la forme la plus courante
d'adrenoleucodystrophie liee au chromosome X (ALD). Le PXL770 est un nouvel
activateur direct de la proteine kinase activee par l'adénosine monophosphate
(AMPK), pour lequel linitiation d'une étude clinique de phase lla de preuve de
concept (POC) est prévue en milieu d'année, sous reserve de financements
additionnels.

Thomas Kuhn, Directeur genéral de Poxel a déclare : « L'accord par la FDA du
statut « Fast Track » au PXL770, peu de temps apres l'avoir accorde au PXL065, un
autre de nos produits, lui aussi trés prometteur, est une forte reconnaissance du
potentiel de nos deux programmes dans l'adrénoleucodystrophie, une maladie
pour laquelle il n'existe pas de traitement a 'heure actuelle. Poxel travaille au
déeveloppement de traitements innovants pour ameliorer la vie des patients
atteints de maladies chroniques graves et rares avec une physiopathologie
metabolique, et le statut «Fast Track» pourrait permettre d'accélérer
considérablement le délai d'approbation du PXL770 dans 'ALD. Nous travaillons
déja sur les prochaines éetapes, et notamment la préparation de nos deux etudes
cliniques de Phase 2a que nous prevoyons d'initier en milieu d'année avec des
résultats attendus debut 2023 ».

Statut « Fast Track »

e Le statut « Fast Track » est concu pour accélérer le développement de
medicaments ayant demontre le potentiel de repondre a des besoins medicaux
non satisfaits lieés a des pathologies graves ou mortelles.

e Pour Poxel, le statut « Fast Track » renforcera son acces a la FDA, y compris au
travers de réunions et d'échanges écrits tout au long du développement du
PXL06s5.
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e Les médicaments bénéficiant du statut « Fast Track » sont éligibles a une
procédure d'autorisation accélérée et a un examen prioritaire lors de la
soumission d'une demande d'enregistrement d'un nouveau medicament (New
Drug Application, NDA), ce qui peut permettre une autorisation de mise sur le
marche plus rapide du produit.

e e statut « Fast Track » permet egalement une revue continue, qui implique de
soumettre au fil de l'eau les sections de la demande d'enregistrement d'un
nouveau medicament, plutét qu'une demande compléte a la fin de son
developpement.

Prochaines étapes

Le lancement de l'étude clinique de phase Ila de preuve de concept (POC) pour le
PXL770 et le PXL065 dans l'adrénoleucodystrophie liee au chromosome X (ALD)
est prévu en milieu d'année, sous réserve de financements additionnels, avec des
resultats attendus debut 2023.

Statut « Fast Track »

Créé en vertu du FDA Modernization Act (1997), le statut « Fast Track » peut étre
accorde par la Food and Drug Administration (FDA) a des médicaments en
développement qui visent a traiter des pathologies graves ou mortelles et
réepondre a des besoins médicaux non satisfaits. Répondre a un besoin médical
non satisfait se definit comme le fait de fournir un traitement dans une indication
ou il n'y en existe pas ou de fournir un traitement potentiellement meilleur que
ceux existants. La FDA note que « l'objectif du programme « Fast Track » est de
mettre plus rapidement a la disposition des patients de nouveaux medicaments
importants® ». La demande de statut « Fast Track » doit étre soumise par la Societe
qui développe le meédicament et étre accompagnée d'une analyse détaillee des
données preécliniques et cliniques.

Les principaux avantages du statut « Fast Track » incluent un accés simplifiée a la
FDA, avec des opportunités regulieres et plus frequentes de rendez-vous et de
discussions. De plus, les medicaments en développement benéficiant du statut
« Fast Track » peuvent étre éligibles a une procedure d'autorisation accéleree,
grace a laquelle ils peuvent étre autorises avant que les données definitives ne
soient disponibles. Ils sont également eligibles a une procedure d'examen
prioritaire, qui reduit de 10 a 6 mois la durée standard du processus de revue par
la FDA d'une demande d'enregistrement. Le statut « Fast Track » permet
également une revue continue, qui permet la soumission au fil de l'eau des
sections de la demande d'enregistrement d'un nouveau meédicament, ce qui
accelere considérablement le processus d'approbation.

* Pour plus d'information sur le statut « Fast Track » (en anglais) consulter :
https.//www.fda.gov/patients/fast-track-breakthrough-therapy-accelerated-approval-priority-
review/fast-track.
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A propos de 'ALD

L'adrénoleucodystrophie liee au chromosome X (ALD) est une maladie
neurometabolique orpheline causeée par des mutations du gene ABCD1 qui code
pour une protéine clé necessaire au metabolisme des acides gras a tres longue
chaine (VLCFA) par les peroxysomes (organites cellulaires). L'ALD est la
leucodystrophie la plus courante avec une fréequence de cas similaire a celle de
lhémophilie - jusqua 1/10 000 de la population  globale
[https./“rarediseases.org/]. Les formes de cette maladie comprennent I'ALD
cerebrale (C-ALD) et l'adrénomyéeloneuropathie (AMN) - qui en est la forme la plus
courante - survenant geéneralement chez les jeunes adultes. L'AMN est
caracteriseée par une axonopathie distale, chronique et progressive, impliquant les
longs faisceaux de la moelle épiniére et, dans une moindre mesure, les nerfs
peériphériques, entrainant une raideur et une faiblesse progressives des jambes,
une altération de la marche et de l'équilibre, une incontinence et une perte de la
sensibilite. Presque tous les hommes atteints d'ALD developperont une AMN et de
nombreuses femmes avec cette mutation présentent eégalement des
caractéristiques de ['AMN, avec une apparition plus tardive. La C-ALD est
caractérisée par une déemyeélinisation inflammatoire des cellules du cerveau et
affecte généralement les enfants, mais une maladie cérébrale peut egalement
survenir a tout moment chez des hommes atteints d'/AMN ; ces lésions cerebrales
de la substance blanche entrainent de graves déficits neurologiques et conduisent
a la mort. Il Ny a pas de meédicaments approuves pour 'ALD (autres qu'un
traitement substitutif par les glucocorticoides pour linsuffisance surrénale
associee). La C-ALD, lorsqu'elle est detectée pour la premiere fois chez l'enfant,
peut étre traitée par greffe de cellules souches héematopoiéetiques. Cependant, les
greffes de cellules souches ne sont indiqués que dans les stades tres précoces de
la C-ALD et présentent des risques d'effets indésirables.

A propos de Poxel

Poxel est une société biopharmaceutique dynamique qui s'appuie sur son
expertise afin de développer des traitements innovants contre les maladies
métaboliques, dont la stéatohépatite non-alcoolique (NASH) et certaines maladies
rares. La Sociéte dispose actuellement de programmes cliniques et opportunites
a un stade précoce de developpement provenant de son activateur de la protéine
kinase activee par l'adénosine monophosphate (AMPK) et de ses plateformes de
molecules de thiazolidinediones deutérees (TDZ) pour le traitement de maladies
metaboliques chroniques et rares. Pour le traitement de la NASH, le PXL065 (R-
pioglitazone stabilisée par substitution au deuterium) est en cours d'évaluation
dans un essai de Phase Il (DESTINY-1). Le PXL770, un activateur direct, premier de
sa classe, de la proteine kinase activee par l'adenosine monophosphate (AMPK), a
terminé avec succes une étude de Phase lla de preuve de concept pour le
traitement de la NASH en atteignant ses objectifs. Dans le domaine de
'adrénoleucodystrophie (ALD), maladie métabolique héreditaire rare, la sociéte a
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l'intention d'initier des études de preuve de concept de Phase lla avec les PXL065
et PXL770 chez des patients atteints d'adrenomyéloneuropathie (AMN).
TWYMEEG® (Imeglimine), produit phare de Poxel et premier de sa classe de
medicaments, qui cible le dysfonctionnement mitochondrial, a été approuveé au
Japon et est commercialise pour le traitement du diabete de type 2. Poxel prévoit
de recevoir de Sumitomo Pharma des redevances et des paiements baseés sur les
ventes. Sumitomo Pharma est le partenaire strategique de Poxel pour l'Imeglimine
au Japon, en Chine, en Corée du Sud, a Taiwan et dans neuf autres pays d'Asie du
Sud-Est. La Société entend poursuivre son développement par une politique
proactive de partenariats stratégiques et le développement de son portefeuille de
candidats medicaments. Poxel est cotée sur Euronext Paris, son siege social est
situé a Lyon, en France, et la Société dispose de filiales & Boston aux Etats-Unis, et
Tokyo au Japon.

Pour plus d'informations : www.poxelpharma.com.

Toutes les declarations autres que les énonces de faits historiques inclus dans le
present communique de presse au sujet d'évenements futurs sont sujettes a (i) des
changements sans preavis et (ii) des facteurs indéependants de la volonté de la
Sociéte. Ces declarations peuvent comprendre, sans s'y limiter, tout énonceée
precede, suivi ou incluant des mots tels que « cibler », « croire », « s'attendre a »,
« viser », « avoir l'intention de », « pouvoir », « prévoir », « estimer », « planifier », «
projeter », « vouloir », « pouvoir avoir », « susceptible de », « probable », « devoir
», « prévisions » et d'autres mots et termes ayant un sens similaire ou la forme
negative qui en découle. Les déclarations prospectives sont assujetties a des
risques et a des incertitudes inhérentes indépendants de la volonté de la Société
qui pourraient conduire a ce que les resultats ou les performances réels de la
Société different considérablement des résultats ou des performances attendus
exprimes ou sous-entendus dans ces déclarations prospectives.

Contacts - Relations investisseurs / Médias
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