Unternehmens-Factsheet

Alnylam Pharmaceuticals — Pioniere einer neuen Ara der Biomedizin

Nutzung von RNA-Interferenz - eine Revolution in der Biomedizin

Alnylam ist das weltweit fihrende Biopharma-Unternehmen in der Erforschung und Entwicklung innovativer
Arzneimittel auf Grundlage der Nobelpreis-pramierten Entdeckung der RNA-Interferenz. Die RNA-Interferenz
(RNAI) ist ein naturlicher Mechanismus in Zellen, mit dem sich einzelne Gene gezielt ,herunterregeln® lassen.
Das Prinzip der RNA-Interferenz erméglicht eine véllig neue Klasse von innovativen Medikamenten, die das
Leben von Patienten mit eingeschrankten oder unzureichenden Behandlungsmaoglichkeiten veréndern
kénnen. Alnylam baut daher eine robuste und fortwéahrende Produkt-Pipeline von RNAi-basierten Arzneimit-
teln auf.

Alnylam wurde 2002 in Cambridge (Massachusetts, USA) mit der kilhnen Vision gegriindet, die wissenschaft-
lichen Durchbriiche im Bereich der RNAI fir Patienten nutzbar zu machen. Heute beschaftigt Alnylam weltweit
mehr als 1.000 Mitarbeiter. Seit seiner Griindung hat Alnylam mehr als drei Milliarden US-Dollar in die For-
schung und Entwicklung investiert. Trotz einiger hoher Hirden und wiederholter Ruckschlage hat das Unter-
nehmen die Herausforderung angenommen und weiter leidenschaftlich an seiner Vision gearbeitet, RNAi-
Therapeutika fur Patienten nutzbar zu machen.

Heute wéachst das Unternehmen rapide, auch in Europa. Die deutsche Niederlassung von Alnylam befindet
sich in Mlnchen.

Vom Nobelpreis zur Anwendungsreife

Die Entdeckung der sogenannten RNA-Interferenz war ein wissenschatftlicher Durchbruch fiir das Verstandnis
von der Funktionsweise von Genen in Zellen. Im Jahr 2006 wurde die Entdeckung der RNAiI mit dem Nobel-
preis fur Medizin ausgezeichnet. RNAIi-Therapeutika gelten heute als eine der vielversprechendsten und sich
am schnellsten entwickelnden Produktklassen und revolutionieren die Behandlung von Erkrankungen.
Alnylam hat sich dieser medizinischen Revolution verschrieben und dank kontinuierlicher Arbeit die RNAi zu
einer realen Behandlungsmaoglichkeit entwickelt fir Erkrankungen, fur die bislang keine oder nur
unzureichende Therapieoptionen verfugbar sind.

Aufbau einer robusten Produkt-Pipeline

Medikamente aus der RNAIi-Therapeutika-Plattform von Alnylam haben das Potential zur SchlielBung wesentli-
cher Licken von gegenwartig verfugbaren Therapien. Alnylam baut deshalb eine robuste und fortwahrende
Pipeline von RNAI-Therapeutika auf. Schwerpunkte der Entwicklung liegen in den vier strategischen Therapie-
bereichen genetische Krankheiten, Herz- und Stoffwechselkrankheiten, Infektionskrankheiten der Leber und
Erkrankungen des zentralen Nervensystems (ZNS) sowie Augenerkrankungen.

Das weltweit erste Arzneimittel auf RNAi-Basis wurde 2018 in den USA und Europa zugelassen. Ende 2019
bzw. im Marz 2020 folgte die zweite Zulassung:

= Patisiran zur Behandlung von hATTR-Amyloidose bei Erwachsenen mit Polyneuropathie im Stadium 1
oder 2

= Givosiran zur Behandlung der akuten hepatischen Porphyrie bei Erwachsenen und Jugendlichen ab 12
Jahren

Weitere Produktkandidaten befinden sich in spaten Entwicklungsphasen:
= Lumasiran: Primare Hyperoxalurie Typ 1 (Zulassung beantragt)
= Fitusiran: Hamophilie und weitere seltene Blutungserkrankungen (klinische Phase IlI)

= Inclisiran: Hypercholesterinamie (klinische Phase Ill)
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Die Alnylam Produkt-Pipeline in der klinischen Entwicklung

Vier strategische Therapiebereiche:
@ Genetische Medikamente
@ Hepatische Infektionskrankheiten
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Unser Ziel: 2020

LAlnylam 2020“ steht flir unsere angestrebte Entwicklung von einem Unternehmen fir spate klinische Entwick-
lungsphasen zu einem kommerziellen Multiproduktunternehmen mit einer robusten und fortwahrenden Pipeline
von sich in der Erprobung befindenden Arzneimitteln — ein Profil, das in der biopharmazeutischen Branche bis-

her nur selten erreicht wurde.
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Wir verfolgen unbeirrt die Entwicklung neuer Therapien, denn die Patienten verdienen deren Entdeckung.
Jeder Einzelne von ihnen.

Weitere Informationen zu unseren Mitarbeitern, unserer Wissenschaft und unserer Pipeline von sich in der Er-
probung befindenden RNAIi-Therapeutika finden Sie unter alnylam.com

Folgen Sie uns auch bei Twitter unter @Alnylam und bei LinkedIn.
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http://www.alnylam.com/alnylam-rnai-pipeline

