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Roca Therapeutics secures first-ever EMA recognition of
iati as ion - and
Orphan Drug Designation

Lead clinical candidate, RCT002, first-in- cla;s eye—dmp ther:py designed
to address both in patients
experiencing vision loss after radiotherapy for s uv:al melanoma, head and

cancers, on track to enter first-in-human clinical trials in

Nice, France, August 26, 2025 - Ruca Therapeutics (Roca), a pioneer in non-invasive,
first-in-class therapies for severe ocular diseases, today announces the granting of Orphan
Drug Designation (ODD) by the European Medicines Agency (EMA) for its lead clinical
candidate, RCTO02, in the treatment of Radiation Maculopathy. This regulatory milestone
is the result of Roca'’s strategic and sustained efforts to elevate Radiation Maculopathy from
being viewed merely as a secondary medical complication to being formally recognized by
the EMA as a distinct and differentiated clinical indication.

Radiation Maculopathy is a vision-threatening retinal complication that arises from
exposure of the macular region to ionizing radiation. It commonly affects. patients who
have undergone radiotherapy, not only for ocular or periocular tumors, but also for
malignancies of the head and neck or brain, where incidental radiation ta the eye may
occur. For this indication, there is currently no approved standard of care and off-label
treatment remains the prevailing clinical practice, albeit with poor results.

Developed within two years from its proprietary platform, RCTO02is a game-
changing first-in-class small molecule eye-drop. RCT002 has been rationally designed to
safely and concomitantly address resistant neovascularization, inflammation, fibrsis and
oxidative stress.

“Recognition of Radiation Maculopathy as a distinct indication marks a critical step forward
in patient care - enabling earlier diagnosis, targeted therapeutic development and
expanded access to for patients exper g vision loss after
radiotherapy for eye, head and neck or brain cancers,” said Zaki Sellam, executive
chairman of Roca Therapeutics. "This orphan designation also opens the door to
accelerated innovation and regulatory support, creating a clear pathway for investment in
a high-need, under-addressed therapeutic area.”

Roca is eurrently fundrai
commence in 2026.
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About RCT002
RCTO02 is a topically administered small-molecule drug candidate designed to target
CXCRZ and DRAKL, two key drivers of treatment resistance in retinal diseases. By

9 oxidative stress and chronic
macrophage-driven inflammaticn, RCT002 offers a navel, multi-mechanistic approach
distinct from existing anti-VEGF therapies. The development of RCTOD2 is supported by a
solid translational evidence pharmacological data package. Its lead indication s Radiation
Maculopathy (RM); secondary larger indications include Diabetic Macular Edema (DME) and
other neavascular retinopathies.

About Roca Therapeutics
Co-founded from the ground up in 2021 by a team of academic innovators (Université Céte
d'Azur/CNRS/Inserm/IRCAN/ICN) and Landmark BioVentures AG - who led lhe corporate
and drug ', Roca i
pioneering non-invasive, first-in-class therapies for severe ocular diseases. wl[h mghunmel
medical need
Roca Therapeutics' name was inspired by Monaco's 'La Roca’ (The Rock), an iconic
landmark crowned by the Prince’s Palace. This was proposed by one of the co-founders,
native to Monaco, to reflect both the company’s origins and its amitious mission to combat
disease.
The company Is developing topical small-molecule drugs based on a systems biology
approach, simultaneausly targeting key pathogenic mechanisms such as exacerbated
and chronic - hallmarks of

resistance to standard anti-VEGF therapies.

was secured early-stage fi Fnam:lal 2nd strategic backing from the 38 Future Health
Fund. The company partners, including
SATT Sud-Est, Bpifrance, Unlvus-ze ane d'Azur, Eurobiomed, Incubateur PACA-Est,
Métropole Nice Céte d'Azur, the Provence-Alpes-Cote d'Azur Regional Council and
European Regional Development Fund (FEDER). These strategic partnerships and financial
milestones reflect strong confidence in RCTO02's potential to reshape the therapeutic
tandscape in retinal diseases and position Roca as a frontrunner in ophthaimic innovation
i roca-therapeutics.org
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L?ncer une attaque violente contre une cible thérapeutique ultra-spécifique induirait une riposte

Ine méme ampleur. Enseignant-chercheur en chimie, Cyril Roneo, bouleverse un paradigme.
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"m Design, Synthesis and Biological Evaluation of Novel
Anticancer Amidinourea Analogues via Unexpected
1,3,5-Triazin-2-one Ring Opening
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BiPER Therapeutics
awarded by Galien
Prize USA 2023
nomination.

Spotlight and article
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project.
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Roca Therapeutics se bat
CONTRE LE CANCER DE L'OEIL

Coup de cceur

La levée de fonds bouclée
par Ia startup nicoise lui
permettra de continuer
ses recherches pour lutter
contre le cancer de I'ceil.

Liaée

Depuis plus de dix ans, quatre chercheurs
nicois - deux biclogistes, Masva Dufies et
Gilles Pageés de I'lnstitut de recherche sur
le cancer et le visilissement de Nice
(IRCAN), et deux chimistes, Cyril Ronco et
Rachid Benhida de I'lnstitut de Chimie de
Nice (ICN), —travaillent pour comprendre
les mécanismes de résistance dans les can-
cers, plus précisément le mélanome wveal
(de V'l trés agressif. De leurs travaux
sont nées en 2019 une molécule brevetée,
1a RCTO01, et une biotech Therapeu-
tics en avril 2021 a Nice. Celleci vient de
claturer une levée de fonds - dont le mon-
tant reste confidentiel — qui leur permet de
poursuire leurs racherches pour transfor-
nér 1a RCTOO1 en potentiel médicament.

Le produit
« Notre molécule est une sorte de torpil ne
chimique qui va toucher les cel
rales, les vaisseaux sanguins et les mau-
vaises cellules du systeme immunitaire,
explique Maeva Dufies, cofondatrice et
g de Roca Therapeutics. Le tour de
inancement d'amorgage mené par 38
Fonds Avenir Sante Il et fa SAl | Sud-Est
qui nous permet de valider notre candidat
médicament, de faire toutes les démons-
trations in vitro et in vivo, de mieux com-
prendre fe mécanisme d'action de notre
molecule. On avart [a theone, mamtenant,
on a les premieres pites. » Le cancer de
I'oeil n'est pas le seul concerné parla
RCT001 : « Elle fonctionnera aussi sur
cewx de la téte, du cou et durein. »

La plus-value

L’investissement

Pas de chiffre d'affaires pour la biotech créée 3
Nice en avril 2021 «il 'y en aura pas avart
longtemps », confirme sa pdg et cofondatrice
car la commerdalisation du médicament issu
de la molécule n'est pas prévue

sieurs années. Uwhpﬁleveedeimdsqmm
d'étre cloturée. Pour autant, les recherches de
RoaTherapammuessem.hvmmusa
création, « Nous avions été accompagnés par
Fincubsteur Paca £, soutenus fnancirement
par [Université Cote d’Azur. » En tout, la star-
up a levé 3 ME grice aux différents finance-
ments privés et publics qu'l s'agisse d'une co-

aussi été fauréats du concours iLab 2022 lqu
recompensent les projets de creation d entre-
prises de technologies innovartes, ndir] et du
Programme d' mmmm davemr MA) 2
- quia
boration avec leCNRSdumsont xssuslesfen—
dateurs et dont elle exploite les brevets —
compte dowze collaborateurs.

Le défi

« Gelule ? Cachet 7 Nous allons devorr definir
e meilleur enrobage pour administrer le pro-
dun amf & homme, expique la dingeante

son équipe, lavat déj3 déterming
lors do Vétape pracinicue. Nots avons sors
opte pour une solution iquide. »

bjectif]
Les ines &t ? «On recherche dés
ot naoe e e G o o
série A, prévue mi-2023, pour financer lesssi
dinique chee les patients attents dun mélano-
me uvéal métastatique ainsi que chez ceux
souffrant d'un cancer du rem, de [ téte et du
cou métastatique. vl.esresukisnesompas

mummﬁh Jdes
‘essais et commerdalisera le.

« dans fe meilleur des cas en 2032». Et ce n'est
que 3 que |a biotech percavra des royalties.

> WG ety KARINE WENGER

Fundraising for Roca
Therapeutics —
completion of seed
funding round.
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