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Novartis obtiene los derechos exclusivos para la
potencial terapia celular para el tratamiento del
sindrome de dificultad respiratoria aguda

Nov 23, 2020

¢ Novartis firma un acuerdo de licencia exclusiva mundial con Mesoblast para desarrollar, comercializar y
fabricar remestemcel-L para el tratamiento del sindrome de dificultad respiratoria aguda (SDRA), entre
otras indicaciones

e lLaincorporacién de remestemcel-L podria ampliar el portafolio de productos respiratorios de Novartis al
agregar una terapia para el tratamiento del SDRA, potencialmente la primera de su clase, utilizando una
tecnologia innovadora basada en células con potencial como plataforma

e El acuerdo incluye un pago en efectivo por adelantado de 50 millones de ddlares y una suscripcién de
capital/acciones, ademas de hitos en base al rendimiento y canones por el acceso a una plataforma
basada en terapia celular con derechos a nivel mundial para una variedad de posibles indicaciones

Basilea, 19 de noviembre de 2020 — Novartis ha anunciado hoy la firma de un acuerdo de licencia exclusiva
mundial y un acuerdo de colaboracién con Mesoblast para desarrollar, comercializar y fabricar remestemcel-L
para el tratamiento del sindrome de dificultad respiratoria aguda (SDRA), incluyendo el asociado al COVID-
19. EI SDRA es un area de importante necesidad no cubierta, con una tasa de mortalidad aproximada del
40% con el estdndar de tratamiento actual, que supone un tratamiento prolongado en la UCI y ventilacién

mecanica'?. Como primera terapia potencial para el tratamiento del SDRA, remestemcel-L utilizara células
madre mesenquimales (CMM), una plataforma tecnoldgica basada en células, para tratar esta enfermedad
mortal y mejorar los resultados. Remestemcel-L se esté estudiando actualmente en el SDRA relacionado con

el COVID-19 en un estudio de Fase Il en curso de 300 pacientes®. Novartis tiene previsto iniciar un estudio
de Fase lll para el tratamiento del SDRA no relacionado con el COVID-19 después del cierre anticipado del
acuerdo de licencia, asi como la finalizacién y los resultados exitosos del estudio actual.

"Creemos que Novartis se encuentra en una posicién Unica para promover esta nueva terapia potencial
importante” anuncié John Tsai, director de Desarrollo Global de Medicamentos y director Médico de Novartis.
“Novartis esta comprometida y ha demostrado su éxito con las terapias basadas en células y el tratamiento
transformador para un espectro de enfermedades respiratorias. Esto convierte a remestemcel-L en una
incorporacién importante a nuestro portafolio. Tiene el potencial de ser el primer tratamiento para pacientes
con SDRA enfermos de gravedad y nos brinda la oportunidad de aplicar afnos de experiencia especializada
directamente en nuestro objetivo de salvar vidas”.

La capacidad demostrada de Novartis para pasar rapidamente de la escala clinica a la comercial con terapias
basadas en células sera importante en el desarrollo exitoso y la comercializacién potencial de remestemcel-L,
al igual que las casi dos décadas de experiencia que Novartis tiene en el suministro de productos de primera
clase que abordan areas de necesidad respiratoria no cubiertas.

En marzo, se llevé a cabo un programa de uso compasivo abierto, que incluyé a 12 pacientes con SDRA
relacionado con COVID-19, que estaban recibiendo apoyo con ventilacién mecanica. El tratamiento con

Remestemcel-L se asocié a una tasa de supervivencig gel 83%*. En base a estos resultados, remestemcel-L



se esta estudiando en esta poblacion en un estudio de Fase Ill en curso de 300 pacientes, realizado en

colaboracién con Cardiothoracic Surgical Network, que esta previsto que se complete a principios de 2021 3
Después del cierre anticipado del acuerdo de licencia y la finalizacion exitosa y el resultado de este estudio en
curso, Novartis y Mesoblast trabajaran conjuntamente para desarrollar atributos de calidad criticos apropiados
que cumplan con los requisitos de la Food and Drug Administration de EE. UU. para remestemcel-L antes del
inicio del estudio de Fase Il para el tratamiento del SDRA no relacionado con COVID-19.

Segun el acuerdo de licencia, Novartis adquirira los derechos exclusivos en todo el mundo para desarrollar,
comercializar y fabricar remestemcel-L para el tratamiento del SDRA, y obtendra acceso a una plataforma
innovadora de terapia celular con una variedad de aplicaciones potenciales mas alla de las enfermedades
respiratorias graves. Novartis realizara un pago inicial de 25 millones de délares e invertira 25 millones de
dolares en acciones de Mesoblast con pagos y canones adicionales adeudados una vez alcance los hitos
comerciales, regulatorios y de desarrollo acordados. Ademas, Novartis proporcionara cierto apoyo para
permitir la ampliacion de la fabricacion comercial. Novartis tiene la opcion, en caso de que se ejerza, de
distribuir remestemcel-L para el tratamiento de la enfermedad de injerto contra receptor (EICR) (fuera de
Japén). Ambas partes tienen derecho a cofinanciar el desarrollo y la comercializacion de otras indicaciones no
respiratorias. El cierre del contrato de licencia esta sujeto a la expiracion o finalizaciéon del periodo de espera
en virtud de la Ley de Mejoras Antimonopolio de Hart-Scott-Rodino y algunas otras condiciones.

Acerca de remestemcel-L

Remestemcel-L, es una terapia en investigacién que comprende células madre mesenquimales expandidas

en cultivo derivadas de la médula ésea de un donante no emparentado.® Se cree que Remestemcel-L tiene
propiedades inmunomoduladoras para contrarrestar las tormentas de citoquinas que estan implicadas en
diversas enfermedades inflamatorias al regular a la baja la produccion de citoquinas proinflamatorias,
aumentar la produccién de citoquinas antiinflamatorias y permitir el reclutamiento de células antiinflamatorias

naturales en los tejidos involucrados®. En el estudio de Fase |l para el tratamiento del SDRA relacionado con
COVID-19, remestemcel-L se administra mediante dos infusiones de 2x106 CMM/kg administradas de tres a

cuatro dias de diferencial. La administracién de remestemcel-L para el tratamiento del SDRA de cualquier
causa podria ser un tema para un analisis posterior.

Acerca de las células madre mesenquimales

Las células madre mesenquimales (CMM) se aislan de la médula ésea, el tejido adiposo y otras fuentes que

pueden expandirse en cultivo a mayores cantidades.® En estudios preclinicos, se ha sugerido que las CMM se
acumulan transitoriamente en la circulacion pulmonar y tienen potentes funciones

inmunomoduladoras.” Expresan receptores para multiples receptores de quimioquinas, citoquinas y factores
de crecimiento y en enfermedades inflamatorias secretan mediadores inmunomoduladores que tienen efectos

de accidén amplia para promover la resolucién de la inflamacion y la reparacién de '[ejidos.8 Se han infundido
CMM en mas de 1.000 pacientes, incluyendo nifos pequenos, sin efectos adversos graves hasta la fecha, lo

que demuestra la seguridad general de este enfoque '[erapéutico.9
Acerca del sindrome de dificultad respiratoria

El sindrome de dificultad respiratoria aguda (SDRA) es un sindrome clinico que representa una via comun
final para la lesién pulmonar causada por una variedad de factores que incluyen infecciones bacterianas y

virales (incluido el COVID—19)2. Se caracteriza por hipoxemia potencialmente mortal e infiltrados pulmonares

bilaterales sin evidencia de insuficiencia cardiaca'?. La mortalidad a menudo supera el 40%2. Ademas del
manejo apropiado de ventiladores y fluidos, no se ha gﬂnostrado que ninguna terapia mejore



consistentemente la supervivencia en ensayos clinicos aleatorios®11.
Este comunicado contiene ciertas informaciones anticipadas sobre el futuro, concernientes al negocio de la
Compariia. Hay factores que podrian modificar los resultados actuales.

Acerca de Novartis

Novartis esta reimaginando la medicina con el fin de mejorar y prolongar la vida de las personas. Como
compania lider mundial en desarrollo de medicamentos, utilizamos la innovacién basada en la ciencia y las
tecnologias digitales para el desarrollo de terapias disruptivas en areas con necesidades médicas
desatendidas. En nuestra mision de descubrir nuevos medicamentos, nos situamos entre las mejores
compafias a nivel mundial en términos de inversion en investigacion y desarrollo. Los productos de Novartis
llegan a cerca de 800 millones de personas a nivel global y nos esforzamos en encontrar innovadoras vias
para expandir el acceso a nuestros tratamientos. Mas de 110.000 personas de mas de 140 nacionalidades
trabajan en Novartis a nivel mundial. Descubre mas en http://www.novartis.com

Novartis esta en Twitter. Siganos a través de @NovartisSpain
Para contenido multimedia de Novartis, visite www.novartis.com/news/media-library
Para cuestiones sobre la web, por favor contacte con media.relations@novartis.com
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