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Modalis Therapeutics

MODALIS

» Based in Greater Boston area

» Pioneering the first CRISPR-based gene
modulation technology since 2016

» Leading company in CRISPR epigenetic
modulation

» Develops novel precision medicines for
genetic disorders that have no cure

39 Copyright and proprieta MODALI S



5. Q&A

Copyright and MODALI S



Q: MDL-1010D78ER A DD RIBE U(F2026FEDWVWDEETU L DM ?

« AT 21— )UFE DR, INDZ2026FDHAR, JBERA D ZRFRNZBEIRE LT
RELTHEDFET,

41 Copyright and proprietary to Moc M(') DALIS



Q: USOBREEDHE (L EDS BV DFTIH ? (FBiE)

« FALE. RARBREEPAFINRA LHmESN, SHEAEELQRD IA0-ELT
HEDFINH. HEDICBEENDFEZ RN I D CIRGSN. FEMEIEENDIZEN
5, ZTECHIETECVNDLEEWVDTZLVIRIR T,

« TORTNLONFEDEREEENHDEDEITNL, 1) BE. 2) B, 3)EREB(CEET
DBERIZEN DTSN TN, FIRIEABICELDT SADIEL., BERD YA FADF
L% FOl> TULBRE., AP THEFBNDIEDED D, FEHMAEEEUWEEZE X TUE
9,

« —HC. EFBICELTE, SRDABHIRNAKIBICETU CEEMEEI DI EICAD
2D CNFTTHOIZXIMER(CT T DIFBREAIANMBRULIZD T EhHN
(. DENSITBRICHENDDAIREMEEH DI EBZEZITNET,

42 Copyright and proprietary to Modalis MQ)DA LIS



	Slide 1
	Slide 2: 本資料の取扱について
	Slide 3: Modalis について
	Slide 4: MODALISのバリューハイライト
	Slide 5: CRISPR-GNDM® GNDMはエピゲノムを書き換えて、目的の遺伝子の発現量制御を行う
	Slide 6: モダリスのコアコンピタンスと協業の状況 遺伝子治療のためには薬効の本体であるペイロードとそれを目的組織に運ぶカーゴ(ベクター)が重要
	Slide 7: 薬剤投与から薬効までの3段階 AAVが細胞にGNDMを運び、タンパクとしてして読み出されたGNDMが目的遺伝子を制御する
	Slide 8: CRISPR-GNDM® は医療に革命を起こす新技術 1回の投与で病態改善効果が持続
	Slide 9: エピゲノム編集の競合環境 エピゲノム編集のモメンタムは維持されている
	Slide 10
	Slide 11: 1. 2025年第3四半期のトピック
	Slide 12: パイプラインの状況 MDL-101を中心とした神経筋疾患にフォーカスして開発
	Slide 13: LAMA2-CMD（別名:CMD1A, 先天性筋ジストロフィー1A型） LAMA2 遺伝子の変異によって生じる重篤な筋ジストロフィーの一種
	Slide 14: MDL-101-001 臨床試験のデザイン 2用量のオープンラベル試験。自然経過観察試験との比較で薬効を検討
	Slide 15: 製造の状況 プロセス開発を経て、GMP製造を実行中
	Slide 16: 治験に向けた調整 治験サイトの選定が進行中
	Slide 17: MDL-101のまとめ MDL-101は治験に向けてGMPおよびIND-enablingを遂行中
	Slide 18: Duchenne型筋ジストロフィー(DMD) Dystrophin遺伝子の変異を原因とする筋ジストロフィー
	Slide 19: ジストロフィンの機能 筋肉の衝撃吸収材かつ信号伝達分子として機能
	Slide 20: 競合他社のマイクロディストロフィンの構造 サイズ上の制約があるために、ベッカー型患者由来の小型ジストロフィンを使用
	Slide 21: MDL-201 の治療コンセプト 成長の過程でスリープモードに入っているUtrophin遺伝子を再起動して、異常Dystrophinの機能を補完する
	Slide 22: MDL-201による機能改善 MDL-201はベンチマーク薬剤と同レベルの薬効を1桁下の用量で実現
	Slide 23: 筋力回復効果 mMDL-201はEDL筋試験において、ベンチマークと同等の筋回復効果を低用量で実現
	Slide 24: 顔面肩甲上腕型筋ジストロフィー(FSHD) Dux4遺伝子を原因とする神経変性疾患
	Slide 25: FSHDの病態メカニズム 骨格筋における毒性のあるDux4の異常発現
	Slide 26: DUX4下流遺伝子はGNDMによって抑制された
	Slide 27: 論文掲載および学会発表 MDL-101の前臨床データを2つのカンファレンスで報告
	Slide 28: パイプラインの状況と今後のマイルストーン MDL-101のINDファイリング目標を2026年期央に設定
	Slide 29: 主な進捗と今後予定されるマイルストーン
	Slide 30: 知財の状況 MDL-103および104関連特許がそれぞれ日本で登録
	Slide 31: 2． 2025年12月期 第3四半期末の 財務状況
	Slide 32: 2025年第3四半期末  財務状況(貸借対照表) 2025年以降の事業に向けて必要な一定水準の現金および預金を維持
	Slide 33: 2025年第3四半期末  財務状況(損益計算書) MDL-101プログラムの臨床試験に向けた活動費用が主なものとなり、事業費用1,815百万円を計上
	Slide 34: 3．成長戦略
	Slide 35: 成長の3ステップ 3段階のミッションを持ったパイプライン群で可能性を最大化
	Slide 36: 開発パイプラインと市場規模のイメージ MDL-101 で作る開発実績を、201、202などの大型パイプラインが追いかける
	Slide 37: 4．まとめ
	Slide 38: 2025 3Qのキーポイント
	Slide 39: Modalis Therapeutics
	Slide 40: 5．Q&A
	Slide 41: Q: MDL-101の治験入りの見通しは2026年のいつ頃でしょうか？
	Slide 42: Q: USの政策変更の影響はどのぐらいありますか？(再掲)

