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CLINICAL TRIAL

JAGUAR
GENE

THERAPY
(EUA)

Fase | (Inicio maio/2025- O primeiro
ensaio clinico em humanos com JAG201
estd dentro do cronograma e 3 criangas

ja receberam a dose com seguranga,
sem nenhuma preocupacao relacionada
ao tratamento até o momento.

JAG201

TERAPIA GENICA

Restaurar a fungédo genética adequada do
gene SHANK 3 através do vetor AAVO.

https://tracxn.com/d/companies/jaguar-
gene-

therapy/ dg5S4BERZKEGBS5eovWFkInz

ak8XvrwUhjteuMMtTZRk/funding-and-
investors

https://clinicaltrials.
gov/study/NCT06662188?

cond=SHANK3%

20Haploinsufficiency&term=JAG201&ra
nk=1

NEUREN
PHARMACEUTICALS
(AUSTRALIA)

Koala é um ensaio clinico de Fase 3,
randomizado, duplo-cego e controlado
por placebo, que avalia a seguranga e a
eficacia do NNZ-2591 em 160 criangas de
3al12anos SPM. Um periodo de triagem

de até 4 semanas é seguido por
tratamento com NNZ-2591 ou placebo
por 13 semanas. O ensaio esta
atualmente
recrutando participantes nos EUA .

NNZ-2591

CONECTIVIDADE DE
CELULAS NEURONAIS

Analogo sintético experimental do ciclo-
glicil-prolina (cGP) que resulta da
decomposicéo do fator de crescimento
semelhante a insulina humana 1 (IGF-1). Ele
também é testado para outras sindromes
(Angelman, Pit Ropkins, Prader Willi)

Ja comercializa outro produto da NEUREN
(DAYBUE) para Sindrome de Rett.

https://Mmww.neurenpharma.

com/investors/dashboard

https:/mwww.neurenpharma.
com/science/nnz-2591published-
studies-presentations/nnz-2591-in-
phelan-mcdermid-syndrome2

Study Details | NCT0O7281079 | A Study
of NNZ-2591 in Pediatric Participants
With Phelan-McDermid Syndrome |

ClinicalTrials.gov)

O programa de SPM para o NNZ-2591
recebeu as designagdes Fast Track do
FDA.

PYC THERAPEUTICS
(AUSTRALIA)

Pré-clinica (final em dezembro 2024)
Inicio trial humano em 2026

PYC-002

ASO

O PYC-002 busca restaurar a produgao da
proteina SHANK3. Os oligonucleotideos-
antisense (ASOs) ligam-se especificamente
a sequéncia do RNA alvo e modulam a
expressao proteica.

https:/fpyctx.com/investors

10Z BIOTECH
(BRASIL)

Inicio da fase pré-clinica em 2026

TERAPIA GENICA

Restaurar a fungédo genética adequada do
gene SHANK 3 através do vetor zika virus.

Aguarda investidor

NeuroNOS, subsidiaria
da Beyond Air e
(EUA) e XTL
Biopharmaceuticals

Pré-clinico

Os primeiros dados em humanos sdo
esperados para 2026.

FDA dos EUA concedeu a Designagado
de Medicamento Orfao (ODD) & sua
principal terapia experimental em 21 de
abril 2025

BA-102

INIBICAO DA ATIVIDADE DA
nNOS

Ainibicdo da atividade da nNOS reduz o
estresse nitrosativo no cérebro e reverte
fendtipos semelhantes aos do TEA

https:/www.beyondair.net/investors

https:/www.sciencedirect.
com/science/article/abs/pii/S10898603

23000836?via%3Dihub

USP - GENOMA
(BRASIL)

TERAPIA POR REGULAGCAO
EM CIS, CRISPRa

Aumentar a expressao da copia saudavel
de SHANK3, sem modificar o DNA

Aguarda investidor

AMO PHARMA
(INGLATERRA)

Estudo publicado em dezembro/2024
do AMO-01 na Escola de Medicina Icahn
no Monte Sinai, em Nova York, em
pacientes com TPM de 12 a 45 anos, que
também tém epilepsia

AMO-01

INIBIDOR DA VIA Ras-ERK

A via Ras-ERK estd implicada na
fisiopatologia da geragao de convulsdes e
nos sintomas neurocomportamentais na
SPM.

Em 2015, a empresa captou US$ 25
milhdes em financiamento de private
equity com a Woodford Patient Capital
Trust, um investidor lider global.

https:/clinicaltrials.
gov/study/NCT034936072

cond=SHANK3&term=amo--01&rank=1

AELIS FARMA
(FRANGA)

Fase pré-clinica para PMS
Fase | para Sd de Down

Com base nos resultados da Fase 1/2, a

Aelis Farma espera iniciar um estudo

multicéntrico internacional de Fase 2

para determinacéo da dose com o

AEFO0217, para o tratamento de
deficiéncias comportamentais

associadas a sindrome de Down. Esta

Fase 2 estd prevista para comegar em

meados de 2025.

AEF0217 & CB1-SSi

INIBIDOR DO RECEPTOR
CB1

Originalmente desenvolvido para a
sindrome de Down. Para a sindrome de
Phelan-McDermid, a Aelis trabalhou num
modelo In-Live no contexto de uma
colaboracdo entre varios laboratérios. o
ARFO0217 também reverteu uma alteragdo
neuroldgica (hiperatividade cortical),
considerada um marcador neurobiolégico
do autismo. CBI1-SSi sdo novas entidades
moleculares (NME) que imitam um
mecanismo de defesa natural do cérebro
que foi desenvolvido para neutralizar uma
hiperatividade do receptor CBI.

https://mww.aelisfarma.com/investors
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ORYZON
(ESPANHA)

Sera conduzido
inicialmente na
Espanha como parte
das atividades apoiadas
pela iniciativa
Med4Cure IPCEI da UE,
recentemente
aprovada.

Um novo estudo de Fase Il para avaliar o
vafidemstat no tratamento da
agressividade em pacientes com TEA.
HOPE-2 planeja incluir, entre outros,
subpopulagbes de TEA geneticamente
definidas, como individuos com
sindrome de Phelan-McDermid (SPM).

Vafidemstat

VAFIDEMSTAT (ORY-2001) E
UMA PEQUENA MOLECULA
ORAL QUE FOI OTIMIZADA
PARA INDICAGOES NO
SISTEMA NERVOSO
CENTRAL (SNC) E QUE ATUA
COMO UM INIBIDOR
COVALENTE DA ENZIMA
EPIGENETICA DESMETILASE
ESPECIFICA DE LISINA-,
LSD1 (KDMIA).

Os inibidores da LSD1 demonstraram
"reconfigurar" a transcrigdo neuronal e
reverter fenétipos de comportamento
social e agressividade em diversos modelos
genéticos de TEA (Transtorno do Espectro
Autista), incluindo camundongos com
deficiéncia de shank3.
Inibidor da LSD1 de administragdo oral e
com capacidade de penetrar na barreira
hematoencefalica, da Oryzon.

https:/www.oryzon.
com/en/investors/information-
shareholders-and-investors

NORTHWESTERN
UNIVERSITY
(EUA)

Fase pré-clinica in-live (2022)

B2

Péptido derivado de IGFBP2,
relacionado ao fator de
crescimento semelhante a
insulina.

Desenvolvido um fragmento peptidico
mimético do IGFBP2, JB2, e demonstrado
que promove a plasticidade estrutural e
funcional basal das sinapses em neurdnios.

Bolsa R4IMH121140 do Instituto Nacional
de Saude Mental.

ITAY&BEYOND
(ISRAEL)

Terapias ASO- RNA

Apresentam-se como o primeiro
tratamento baseado em RNA para
subpopulagéo de PEA (Sindrome de
Phelan-McDermid) publicado como
Pedido de Patente PCT.

O foco desta empresa foi criar um modelo
que permitisse ultrapassar as fases pré-
clinicas, utilizando organoides cerebrais
integrados com uma interface
computacional com IA, que permite
simular alteragdes no comportamento
cognitivo resultantes da aplicagdo de
compostos farmacéuticos.

O lema é um cérebro num chip, com
analise avangada de inteligéncia artificial,
para a descoberta de medicamentos para
disturbios psiquiatricos e neurolégicos.

Shenzhen Reborngene
Therapeutics
(CHINA)

Um ensaio clinico de Fase 1/2 esta
atualmente avaliando a seguranga e a
eficacia em 8 criancas de 3 a 18 anos.

RBOO1

TERAPIA GENICA

Administra um minigene SHANK3
otimizado por meio de uma Unica injegao
intracerebroventricular (ICV) para restaurar

a expressdo da proteina no sistema

nervoso central.
Utiliza um vetor AAV para fornecer um
gene SHANK3 funcional para substituir o

gene mutado ou ausente.

https:/clinicaltrials.
gov/study/NCT07014020
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