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© Enfermedad rara, genética,

hereditaria y con prondstico de
muerte durante la adolescencia
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fabricacion de una proteina
v © v ©
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© El material toxico se acumula en
las células hasta provocar su

muerte
© En la actualidad no existe

tratamiento alguno AFECTADO PORTADOR PORTADOR  SANO

La probabilidad de padecer la enfermedad es de 1 / 70.000.
La probabilidad de que te toque la loteria es de 1 / 85.000
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Patronato formado por familiares de nifios afectados y cientificos expertos
en bioquimica y terapia génica
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Antonia Ribes

Hospital Clinic de Barcelona. Estudio de
. CoQ10 en pacientes afectos de la
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Women’s and Children’s Hospital, Adelaida.

Estudio detallado de los procesos implicados DE LA ENFERMEDAD

en la patologia del Sindrome de Sanfilippo.
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ESTRATEGIA

Difusion dela  Captacion de Becas a
enfermedad fondos Investigacion
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DIFUSION

MAS DE 230.000 VISITAS EN LOS PRENSA, RADIO Y TV

ULTIMOS 12 MESES A NUESTRA WEB i )
© Articulos en El Pais, El Mundo, El

Confidencial, La Gaceta, La razon,

La Informacion, Deia, Diario
B [71Page views Vasco, ABC ...

B 4 Unique Visits
W [A visitas recurrentes

© Entrevistas en Onda cero, Cadena
RS Ser, RNE, Onda Madrid,

— Intereconomia, Radio Tarragona,
RNE, Happyfm, Cope ...

© Reportaje en noticias cuatro e
informativos Telecinco, Comando
Actualidad, Espejo Publico, ETB

Gran impacto mediatico al conocerse el caso
de una familia con tres nifios afectados

8.700 SEGUIDORES EN FACEBOOK Y 1.600 EN TWITTER



ASTURIAS BILBAO

CASTRICOM DE MO

¢ DESFILE A
< BENEFICO' >
£0° 30DEMARZ0 /18:30

% “3\ CENTRO CULTURAL VALEY

AYUDANOSALOGRARLO

isenos acaba el tiempo!

envia

STOPSF
228014

¥ CONTRISURAAS ALA LUCHA CONTRA B
SISTROME € SAELFY

“@ STOPSANFILIPPO

MADRID SEVILLA

I I I CARRERA POPULAR
SINDROME DE SANFILIPPO

% 3
N i 11
v .‘ﬂ‘“"\:—ir/.‘—y// /d)

‘@ STOPSANFILIPPO

MAYO
J4 /) 2014

o > _J 9:00h.
o s LAS

{ i TABLAS

.\a"/
AL 2 EE A b xesat 24

1‘?% STOPSANFILIPPO

woew stopsantiopo org

Q asa wg.. == K

"aCaba”

e 3
(Grada 0: ES85 2100 5839 7502 0014 1215

RECICLADO DE MOVILES

werr - .

To'movil puede salvar /. cLcos [ f]8]
Movilsolidario.es

WA (L SN I SAATUPYY 0L MAMSRE ENEL W00 L 7RO ot st (e 1y e v

TU VIEID MOVIL
PUEDE SALVAR VIDAS!

Descubre el proyecto >




MOMENTO ACTUAL

" Debido a su caracter de enfermedad huérfana, con una
prevalencia de 1:70.000, el interés de la industria
farmacéutica es especialmente limitado por su poco impacto
economico.

® Existen varios grupos en el mundo investigando la aplicacion
de terapia génica en este tipo de enfermedades
neurodegenerativas, y en concreto para Sanfilippo tenemos
constancia de que al menos existen cuatro frentes de
Investigacion con resultados exitosos publicados.

" Debido a la novedad de estos tratamientos innovadores y al
elevado coste asociado, ninguno de estos estudios ha
encontrado fondos hasta el momento para poder realizar un
ensayo clinico.



CONCLUSION

" El futuro de muchas enfermedades raras dependera de la
participacion activa de las organizaciones de pacientes

73 100 3%

medicamentos + medicamentos — de las 7.000
huérfanos se han comercializados enfermedades
aprobado entre entre 1995y 2014 raras tienen
2002y 2014 tratamiento

Entre 2010 y 2012 se aprobaron 73 O
medicamentos para EERR. 44 de ellos O
tuvieron su origen en Pymes u ONG’s

Fuentes informe Orphanet Junio de 2014 y Redaccion Médica



SOMOS PARTE DE LA

SOLUCION

" Ante esta situacion varias organizaciones de pacientes
afectados por el Sindrome de Sanfilippo a nivel mundial
alcanzamos un acuerdo para financiar un programa viable
para llegar a la clinica centrado en el tratamiento mediante
terapia génica.

" Fruto de este acuerdo nace una pegueia empresa americana
tipo consorcio, Abeona Therapeutics, que esta formada por
iInvestigadores y equipos clinicos de referencia en terapia
genica y enfermedad de Sanfilippo, las propias Fundaciones,
emprendedores y el Nationwide Children’s Hospital de Ohio

%= £ [ | NATIONWIDE CHILDREN'S .—-{ L “f’f*

% When your child needs a hospital, everything matters™



OBJETIVO

" Desarrollar ensayos
clinicos que prueben la
eficacia de la terapia
génica para Sanfilippo Ay
B

" Ensayo internacional con
un centro en EEUU y otro

en Espana
" Comienzo de los ensayos J
y
en 2015 NATIONWIDE

CHILDREN’S HOSPITAL

" Investigadores principales:
Kevin Flanigan y Pablo
Sanjurjo




AYUDANOS A PARAR LA ENEERMEDAD
Se NOos acaba el tiempo!



