Octubre 2009

California Stem Cell, Inc. y Families of Spinal Musular Atrophy
Anuncian la Finalizacion del Encuentro Pre-IND conla FDA en
relacion a la Terapia con Células Madre para el Treamiento de la

Atrofia Muscular Espinal Tipo |I.

Avance Significativo hacia Terapia Novedosa para Eayos Clinicos Humanos.

California Stem Cell, Inc. (CSC) y Families of SglirMuscular Atrophy (FSMA)
anunciaron hoy que ya han finalizado el encuentron&l previo Droga Nueva de
Investigacion(Pre-IND meeting-en Inglésjon la FDA (Administracion de Drogas y
Alimentos)en donde se trataron las pautas en relacion gdess, requerimientos
clinicos y regulatorios para la presentacion deDroga Nueva de Investigaci@iND-
en Inglés)con el objeto de poder iniciar los ensayos coasshumanos utilizando una
terapia de reemplazo de neuronas motoras derivdelaglulas madre para la Atrofia
Muscular Espinal (AME) Tipo 1.

AME es la causa genética principal de muerte dentes. Es un trastorno genético
causado por la deficiencia cronica en la producd@®proteina SMN, la cual es esencial
para el buen funcionamiento de las neuronas moemwadsa médula espinal. AME se
distingue por el deterioro de los musculos que rotart el gateo, el caminar, la
deglucion y la respiracion. No existen terapia®badas para el tratamiento de AME.
Aproximadamente 1 de cada 6.000 bebes que naceanafsitado. 1 de cada 40
personas es portadora genética, lo que indicxitdeacia de aproximadamente 7.5
millones de portadores en Estados Unidos.

CSC (California Stem Cell Inc,)una empresa lider en la terapéutica de célulasana
ha desarrollado un producto de reemplazo de nesirordoras derivadas de células
madre para el tratamiento de AME Tipo |. Estudiosclinicos, completados con la
colaboracion del cientifico Hans Keirstead de laiversidad de California, Irvine
mostraron pruebas clinicas del concepto con la d#amdn del beneficio funcional
observado en modelos de animales tratados coro@ligio de reemplazo de neuronas
motoras de CSC, &otorGraftTM.

MotorGraftTM tiene el potencial de beneficiar a AME mediants deecanismos: 1)
reemplazar directamente las neuronas motoras perdilirante el curso de la
enfermedad, lo que permitira que se tenga nuevaacién del musculo, y 2) dar a las
neuronas motoras restantes una funcion de apoyo.

"Nos sentimos muy alentados por la respuesta favoée que recibimos de la FDA"
dijo Chris Airriess, Gerente de Operacion GeneelGS5C, "Esto nos ayudara
enormemente en la preparacion de nuestra solicitudND (Droga Nueva de
Investigacion)final. La cumplimentacion de este logro clave es upaso importante
para hacer avanzar nuestro programa con AME hacia d fase clinica.
"Estamos muy satisfechos con el resultado del encueo pre-IND con la FDA"

dijo Kenneth Hobby, Presidente de FSMAPara desarrollar esta terapia de
reemplazo de neuronas motoras para AME, FSMA ha irertido casi $2 Millones



de dolares en los ultimos 8 afios. Este encuentrgsificd un logro importante para
la posterior presentacion IND y eventual aplicaciore la terapia a pacientes”

Acerca de Families of Spinal Muscular Atrophy:

Families of Spinal Muscular Atrophy se dedica &r@acion de un tratamiento y cura
mediante: la financiacién y avance de un programangestigacion exhaustivo; el
apoyo mediante trabajo en red a familias con AMEjnformacion y servicios; la
optimizacién de cuidados para todo paciente con AMEeducacion del publico en
general y profesionales de la salud acerca de ANpBedido de apoyo gubernamental a
AME; el acogimiento en una comunidad amorosa a todamerson AME. La vision
de FSMA es un mundo en el que la Atrofia Musculapial sea tratable y curable.
Families of SMA es una organizacién sin finesw&d, eximida del impuesto 501(c)3,
con 26 Centros a lo largo y ancho de Estados Unjdms mas de 65.000 miembros y
personas que brindan su apoyo. Families of SMAntiizay dirige los programas de
investigacion de AME. Los resultados y progresdsosas logrados que van desde la
investigacion basica hasta los programas de destehto de una droga dan esperanza
certera a familias y pacientes.

Acerca de California Stem Cell, Inc.:

California Stem Cell, Inc. es una empresa privada se dedica a la fabricacién de
células humanas de alta pureza para desarroljpéigtiao. Desde su fundacion en 2005,
California Stem Cell, Inc. ha evolucionado y posee las instalaciones de Irvine
métodos de propiedad intelectuphra la produccion graduable de neuronas motoras,
progenitores neuronales, células del musculo aardianédulo sinoauricular. California
Stem Cell actualmente se encuentra en la etapasderdllo preclinico de terapias con
células madre destinadas a la atrofia muscularnasgAME), Escoliosis Lateral
Amiotrofica (ELA), y dafios en la médula espinal.



