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Z dravotnické spolecnosti jsou v roce 2020 zhavym zbozim. Trhy totiz doufaji, Ze pokud zdravotnické
spolecnosti pomohou vyresit pandemii Covid-19, tak vlady v nasledujicich letech budou benevolentni v
otazce regulace ceny novych lék{. Pro bézného ceského investora se investice do zdravotnictvi, nebo
pfimo biotechnologii jevi vystfedné. My to vidime jako promarnénou Sanci, protoze biotechnologické
spolecnosti, reprezentované indexem SPDR S&P Biotech za posledni tfi roky vydélaly v priméru 12,5 %
ro¢né a porazily tak nejvétSich 500 americkych firem v indexu S&P500. Rozhodli jsme se proto svét
biotechnologii ceskému investorovi pfriblizit. Sérii analyz zacneme spolecnosti uniQure, kterad je
prikopnikem v novém odvétvi genovych terapii.

UniQure je biotechnologicka spolecnost, ktera se snazi pomoci genové terapie lécit Hemofilii B a
predevsim pak Huntingtonovu nemoc (,HN"). Hlavni hodnotu spolecnosti vidime v novém léku na
Huntingtonovu nemoc, ktery mize dosahnout statusu ,blockbuster” tedy trzeb pres $1 mid. Proto se
soustiedime zejména na tuto indikaci.

Huntingtonova nemoc je dédi¢né onemocnéni mozku, které zapficifuje postupné poskozeni nervové
tkané. To se projevi v ndhodnych a nekontrolovanych pohybech riznych casti téla. Protein, ktery
onemocnéni zplsobuje, byl pojmenovan Huntington — podle amerického |ékare, ktery chorobu v roce
1872 popsal.

V soucCasné dobé na tuto nemoc neexistuje lécba, ale priznaky se daji tlumit zklidnujicimi léky
(neuroleptiky). V USA je postizeno 30 000 pacientd, ktefi maji symptomy nemoci, predpoklada se, ze u
dal3ich 70 000 se nemoc teprve projevi. V Cesku trpi nemoci asi 1 000 pacientdl a primérné postihuje 7
z 100 000 lidi. Pacienti jsou vetsinou diagnostikovani mezi 30 a 40 rokem zivota a umiraji po 10 az 20
letech od diagndzy, kvili oslabenému imunitnimu systému.

UniQure se snazi nemoc vylécit za pomoci védcili z Ceska

V roce 2009, uniQure ve spolupraci s vyzkumnym Centrem PIGMOD v Ustavu Zivodiéné fyziologie a
genetiky AV CR v Libéchové, proved! prvni pokusy nového Iéku na samici miniprasete. Miniprase se
podle védcl podoba clovéku prdmérnou vahou a velikosti organl. Védci Adéle, jak byla samice
pojmenovana, zavedli zmutovany gen, ktery zapficinil Huntingtonovu chorobu. Na jejich potomcich pak
studovali Ucinnost genové terapie uniQure. Zavéry studie prokazaly, ze je metoda lécby bezpecna a
efektivni. LéCba byla Uspésné testovana v pre-klinickych studiich vcéetné 5 zvifecich modeld ze 4 rliznych
zvitecich druhl. Tyto studie potvrdily vysledky ceskych védcl, ze AMT — 130 snizuje hladinu
zmutovaného Huntigtonova proteinu, zlepsuje motorické funkce a prodluzuje délku zivota.

V soucasné dobé probihaji testy léku AMT-130 v klinické studii, ktera zahrne 26 pacient(. Studie zacala
dvéma pacienty, ktefi byli po 90 dnech zkontrolovani Radou pro bezpecnost lécby, ta rozhodla o
zahrnuti dalSich pacientl. To ndm indikuje, Ze by bezpecnost l1éku méla byt na pfijatelné Urovni. Pristi
schize rady probéhne na zacatku 2021 a dojde k vyhodnoceni dosavadniho pribéhu a bezpecnosti
studie. Vysledky toho zasedani budou zverejnény do konce prvniho kvartalu 2021 a budou mit velky vliv
na cenu akcie.

Disclaimer: Odhady vykonnosti jsou neauditované a mohou byt pfedmétem Uprav. Minuld vykonnost neni zarukou budoucich vysledka.
Skutecna navratnost se bude pravdépodobné liSit od minulé a investicni vysledek mlze kolisat. Tento dokument nepredstavuje nabidku k
prodeji nebo vyzvu ke koupi jakychkoli cennych papir.
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Konkurence ve vyvoji Iéku na Huntingtonovu chorobu

V soucasné dobé je hned nékolik genetickych terapii, které se snazi o vylé¢eni HN. Nejdale ve svém
vyzkumu je kromé uniQure spolecnost Voyager, ktera testuje l1ék v pre-klinickych studiich a pouziva jiny
zplsob implementace léku. Nicméné pred zacatkem testovanim na lidech v fijnu 2020, americky
regulator (FDA) pozdrzel dalsi testovani, kvili nesrovnalostem ve vyrobé a chemickém slozeni léku. V
reakci na tuto udalost se akcie Voyageru propadly o 11%.

Kromé genové terapie vyviji spolecnosti Roche a Wave Life Sciences |é¢bu pomoci protismysinych
oligonukleotidu. Nejblize komerénimu schvaleni je 1écba od Roche, ktera je ve treti fazi klinickych testd.
Hlavni nevyhodou oproti genové terapii zistava pravidelné davkovani. Testovany lék RG6042 musi byt
podavan 1x kazdé 2-4 mésice. Taky neni jesté jasné, jestli bude zabirat na zlepSeni motorickych funkci, a
ne pouze na zhorSené mentalni schopnosti.

Jak jsme zminili vySe, trh pro Huntingtonovu nemoc je obrovsky. Credit Suisse pfi 15 %
pravdépodobnosti schvaleni |é¢by predpoklada sou¢asnou hodnotu 1éka $43 na akcii. uniQure by mélo
reportovat vysledky Ph1/2 v 1Q2020. Pokud zde bude alespon naznak toho, zZe lécba funguje, tak akcie
mUzou vyletét o $50-$75 (vice nez zdvojnasobit sou¢asnou hodnotu spolecnosti). Nutno fict, ze velké
potencionalni zhodnoceni sebou nese také velké riziko, protoze rozhoduje experimentalni lécba, ktera
se lisi od ostatnich genovych terapii.

Kratce k hemofilii

Hemofilie je dédicné onemocnéni, které se projevuje poruchou srazlivosti krve. Porucha se objevuje
hlavné u muzského pohlavi, zatimco zeny jsou nosickami. Je nékolik typt hemofilie, nicméné za hlavni
kategorie se povazuje ,A" a ,B". Hemofilie A se vyskytuje u 1z 5 000 chlapct, zatimco hemofilie u 1z 30
000 chlapcl. Uniqure vyviji lék na Hemofilii B a Uspésné prosla druhou fazi testovani. V breznu 2020 pak
dokoncila davkovani pacientu ve tfeti fazi testovani. Sesti mésiéni data by méla byt zvefejnéna ve
ctvrtém kvartale 2020. V prfipadné dobrych vysledk( chce spolecnost podat BLA (Biologic License
Application; zadost o prodej Iéku) v prvni poloviné 2021. V Cervnu 2020 uniQure uzavrela dohodu o
licencovani Iéku s CSL Behring, ktera zaplatila $450 miliéonu v hotovosti moznost utrzit az $1,6 miliardy
pfi splnéni urcitych milniku. CSL Behring je v soucasné dobé leader v |é¢bé hemofilie, coz usetfi uniQure
naklady na distribuci a prodej lIéku v pripadé jeho schvaleni.

Americky regulator FDA v srpnu zamitl konkurencni genovy Iék na hemofilii A od spolecnosti Biomarin
(Roctavian). Dlvod bylo nedostatek dlouhodobych dat. Konkrétné FDA pozaduje alespon dva roky
klinickych dat pro schvaleni Roctavianu. Tento pozadavek m{ze byt také tim, ze prozatimni data z faze 3
pro Roctavian ukazuji nizsi FVIII drovné nez u Ph1/2. Co se tyCe uniQure, tak oba tyto ddvody by nemély
byt problém. V dobé, kdy bude uniQure Zadat o schvaleni, bude mit data za pét let a vysledky mezi
jednotlivymi klinickymi studiemi jsou konzistentni.

Zaver

Vyhodou biotechnologickych spolecnosti je, ze vyvoj Iéku a jeho schvaleni neni obecné korelovano s
financnimi trhy. uniQure ma do konce 1Q21 dva duleziti milniky, které znacné ovlivni cenu akcie. To
sebou pfinasi velky potencionalni vynos, ale také velké riziko. Pro sofistikovanéjsi investory mize davat
smysl investice pomoci opci, které mohou limitovat pfipadnou ztratu.
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