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Oryzon Genomics se alia con el
Centro Seaver para avanzar
contra el autismo

La biofarmacéutica de fase clinica estudiara los efectos de la inhibicién de LSD1 en modelos animales
deficientes para el gen Shanks.
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Oryzon Genomics avanza contra el autismo. La biofarmacéutica de fase clinica,
centrada en la epigenética para el desarrollo de terapias para enfermedades con
importantes necesidades médicas no resueltas, ha anunciado el inicio de una
colaboracion preclinica sobre autismo con investigadores del Centro Seaver de

Investigacion y Tratamiento del Autismo en la Facultad de Medicina Icahn en el
Hospital Mount Sinai de Nueva York.
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Las deleciones o mutaciones en el extremo del cromosoma 22 conducen a un defecto

del gen Shank3s y producen en los seres humanos una variedad de autismo conocida
como sindrome de Phelan-McDermid (PMS, por sus siglas en illliglés). El 80% delas

personas con PM S presentan un trastorno def espectro autista (TEA).

En estos pacientes, la incapacidad de la copia restante del gen Shank3 de producir
suficiente proteina Shank3 para el funcionamiento neuronal normal
(haploinsuficiencia) puede ser responsable de la mayoria de los sintomas

neurologicos (retraso del desarrollo, autismo y ausencia del habla) asociados con este
trastorno.

Un trabajo reciente publicado por investigadores estadounidenses ha demostrado
que el complejo LSD1-Hdac2 esta implicado en el PMS y que, en modelos animales
deficientes en Shank3 que recapitulan muchos sintomas del sindrome humano, la

inhibicion de LSD1 restaura la electrofisiologia neuronal y rescata los déficits de
aprendizaje. Esta colaboracién explorara los efectos de vafidemstat en modelos

animales desarrolladosy caracterizados en el Centro Seaver para el autismo, un centro
de referencia mundial.

Oryzon Genomics llevara a cabo esta investigacion
en el Hospital Mount Sinai de Nueva York

Vafidemstat es un inhibidor selectivo de la LSD1, activo por via oral, que se encuentra
en fase II de desarrollo clinico y que ha mostrado un muy buen perfil de seguridad y
ha demostrado su eficacia en la reduccién de la agitacion y la agresividad en estudios
clinicos en pacientes con la enfermedad de alzheimer, el trastorno limite de la

personalidad (TLP), el trastorno por déficit de atencion e hiperactividad (Tdah) y el
TEA.

Actualmente, Vafidemstat esta siendo explorado en un ensayo clinico de fase IIb en
TLP (estudio Portico) y la empresa esta preparando también un ensayo de Fase IIb en

esquizofrenia (estudio Evolution). La empresa también est4 explorando el uso de
vafidemstat en el campo de la psiquiatria de precision.

Fundada en 2000 en Barcelona, Oryzon es una biofarmacéutica de fase clinica
especializada en epigenética. El programa LSD1 de la compaiia tiene en la actualidad
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dos moléculas en ensayos clinicos de fase II, vafidemstat e iadademstat. Ademas,
Oryzon cuenta con programas en curso para el desarrollo de inhibidores contra otras
dianas epigenéticas. L a compafiia posee también una fuerte platafor ma tecnoldgica

paralaidentificacion de biomarcadoresy valida biomarcadores y dianas para una
variedad de enfermedades oncolégicas y neurologicas.
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