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Liebe SMA Community,

in Hinblick auf Ihre Anfrage freuen wir uns, lhnen Neuigkeiten zur ASCEND-Studie mitteilen zu kénnen.
Dabei handelt es sich um eine neue, weltweite klinische Priifung, deren Start derzeit von Biogen
geplant wird.

Obwohl in jlingerer Zeit Fortschritte bei der Behandlung der SMA gemacht wurden, bleibt weiterhin
Spielraum nach oben, wenn es darum geht, den Krankheitsverlauf und die Lebensqualitdt der
Patienten zu verbessern. Die ASCEND-Studie hat zum Ziel, zu beurteilen, ob die Behandlung mit einer
hoheren, experimentellen Nusinersen-Dosis die klinischen Ergebnisse verbessern kann und den
ungedeckten medizinischen Bedarf bei Patienten mit spater einsetzender SMA, die zuvor mit
Risdiplam behandelt wurden, zu decken.3

Uberblick iiber die ASCEND-Studie

In der ASCEND-Studie wird untersucht, ob Nusinersen in einer experimentellen, héheren Dosis einen
bestehenden klinischen Bedarf bei Patienten mit spater einsetzender SMA, die mit Risdiplam
behandelt wurden und ihre Behandlung umstellen mochten, decken kann. Dazu gehéren sowohl
Erwachsene, die bereits vor Risdiplam mit Nusinersen behandelt worden sind, als auch Kinder,
Jugendliche und Erwachsene, die nur mit Risdiplam behandelt worden sind und Nusinersen noch nicht
erhalten erhaben.

Studiendesign

Der Prifplan der ASCEND-Studie ist bei den zustdndigen Behérden eingereicht worden. Die ASCEND-
Studie wird voraussichtlich etwa 2,5 Jahre dauern. Aufgenommen werden voraussichtlich 135 nicht
gehfdhige Patienten mit spater einsetzender SMA und einem Alter von 5 bis 39 Jahren. Alle
Teilnehmer miissen vor der Aufnahme in die Studie mit der Risdiplam-Héchstdosis von 5 mg behandelt
worden sein und zudem willens und in der Lage sein, ihre Behandlung auf eine hohere Nusinersen-
Dosis umzustellen. Dariiber hinaus werden weitere Eignungskriterien gelten. Alle Teilnehmer werden
zunachst 2 Initialdosen zu 50 mg im Abstand von 2 Wochen erhalten und anschlieBend wahrend der
restlichen Studiendauer alle 4 Monate Erhaltungsdosen zu 28 mg. Die Nusinersen-Dosen zu 50 mg
bzw. 28 mg sind nicht zugelassen und hoher als die derzeit zugelassene Nusinersen-Dosis von 12 mg.
Diese hdheren Dosen werden derzeit auch in der DEVOTE-Studie gepriift.*

Patienten-Ergebnisparameter

In dieser Studie soll die Wirksamkeit mit Hilfe des sogenannten Revised Upper Limb Module (RULM)
beurteilt werden. Weitere klinische Ergebnisparameter beinhalten die Sicherheit, die Haommersmith
Functional Motor Scale Expanded (HFMSE) und die Belastung fir Pflegende. Zudem wird ein
neuronales Protein, das sogenannte Neurofilament, als Biomarker der Krankheitsaktivitat untersucht.
Und bei Teilnehmern ab 13 Jahren wird die Feinmotorik der Arme auch mit einer Smartphone-App
beurteilt.

Zeitplan

Voraussichtlich werden die ersten geeigneten Patienten gegen Ende 2021 in die ASCEND-Studie
aufgenommen. Weitere Informationen zur Studie (Study ID Nummer: 232SM303)

werden bald auf veroffentlicht.



Partnerschaftliche Zusammenarbeit

Um das Studiendesign zu skizzieren und um sicherzustellen, dass diejenigen klinischen
Ergebnisparameter verwendet werden, die den Patienten am wichtigsten sind, haben wir uns mit der
SMA-Community beraten. Wir danken allen Angehérigen, Pflegenden und Priféarzten, die uns
unermidlich dabei unterstiitzen, die Versorgung fiir Familien mit SMA zu verbessern.

Als Team bleiben wir weiterhin ein engagierter Partner der SMA-Community und werden Sie auch in
Zukunft auf Anfrage lber die jlingsten Entwicklungen informieren.

Mit freundlichen GriiRen
Anna Sidmeyer

Patient Advocacy Manager
Biogen GmbH | Riedenburger Str. 7 | 81677 Miinchen | Deutschland

www.biogen.de
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