Visao geral da tecnologia
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A JCR é a primeira e Unica empresa a obter aprovacao de uma terapia para MPS Ii
concebida para atravessar a barreira hematoencefalica (BHE) e penetrar no sistema
nervoso central (SNC); aprovada no Japao em 2021.

O que é J-Brain Cargo®?

J-Brain Cargo® é nossa plataforma tecnoldgica proprietaria que nos permite desenvolver terapias que
atravessam a BHE e penetram no SNC.

Por que uma terapia para tratar um distirbio de armazenamento lisossomico (LSD) precisa
atravessar a BHE para ser eficaz?

Terapias anteriores para tratar LSDs ndo foram capazes de atravessar a BHE para penetrar no SNC

. Essas terapias ndo foram capazes de tratar as complicacdes do SNC das LSDs. Elas s6 foram capazes
de tratar os sintomas somaticos ou corporais da doenca

« As complicacdes do SNC costumam ser graves, resultando em atrasos do desenvolvimento, afetando a
cognicdo, o comportamento, a memoria e, acima de tudo, o prognédstico

« Essas complicacdes afetam tanto a independéncia quanto a qualidade de vida dos pacientes e de seus
cuidadores

Como funciona o J-Brain Mecanismo de acdo J-Brain Cargo® que carreia a enzima
Cargo®? através da barreira hematoencefalica

« O J-Brain Cargo® nos permite
desenvolver terapias enzimaticas que
penetram o SNC e, assim, tratam °
sintomas da doenca no SNC, além de
tratar a doenca no resto do corpo.
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Como usamos o J-Brain Cargo® para desenvolver terapias para LSDs?

- Somos lideres no desenvolvimento de terapias para LSDs raros e ultra-raros usando nossa
plataforma de tecnologia J-Brain Cargo®.

- Estamos desenvolvendo terapias para doencas que ndo possuem tratamentos aprovados, bem
como para doencgas onde ha necessidade de desenvolver um padrdo de tratamento melhor.

« N6s nos esforcamos para expandir as possibilidades para os pacientes acelerando os avancos
médicos com foco em nossos programas de pesquisa e desenvolvimento clinico, com quatro
programas atualmente em fase clinica.

Tratamento para MPS

Atualmente, existem algumas terapias de reposicao enzimatica

(TREs, que substituem as enzimas defeituosas em pessoas com LSDs)
aprovadas pela ANVISA do Brasil para tratar varias formas de
Mucopolissacaridose (MPS)."” Além disso, o transplante de células-tronco
hematopoiéticas (TCTH) demonstrou ser uma opc¢ao de tratamento para
algumas LSDs.

Tratamentos adicionais para MPS concentram-se principalmente no
manejo dos sintomas. Esses tratamentos podem exigir uma equipe de
especialistas, por exemplo, otorrinolaringologistas para ajudar com
problemas auditivos, oftalmologistas para ajudar com comprometimento
de visao, ortopedistas para ajudar com problemas esqueléticos e assim
por diante.’

Cirurgias podem ajudar em alguns casos no tratamento de sintomas
como a sindrome do tunel do carpo e malformacdes esqueléticas.
Fisiotera1pia e exercicios também podem ajudar a melhorar a rigidez
articular.

Para saber mais sobre as terapias investigativas para MPS | e Il atualmente em
desenvolvimento através de ensaios clinicos em todo o mundo, acesse clinicaltrials.gov.
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