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1. Podstawowe informacje o Spółce 

• Celem niniejszego raportu jest wycena projektu multiQure™, ze szczególnym uwzględnieniem analizy 

kosztów, czasu trwania poszczególnych faz klinicznych oraz etapu komercjalizacji projektu. 

• Marka multiQure™ jest związana z działalnością Dystrogen Gene Therapies, Inc. („Spółka”), spółki 

zarejestrowanej w stanie Delaware. Dystrogen Gene Therapies, Inc. działa w sektorze 

biotechnologicznym i koncentruje się na tworzeniu innowacyjnych terapii przeznaczonych dla 

pacjentów cierpiących na rzadkie neurodegeneracyjne choroby o podłożu genetycznym.  

• Główna siedziba spółki znajduje się w Miami na Florydzie, natomiast jej działalność obejmuje również 

Europę, w tym obecność operacyjną w Warszawie. Firma funkcjonuje od 2019 roku. 

• multiQure™ rozwija innowacyjną platformę terapeutyczną RNAi ukierunkowaną na leczenie rzadkich, 

genetycznych chorób neurodegeneracyjnych.  

• Najbardziej zaawansowanym programem spółki jest terapia choroby Huntingtona, jednak potencjalny 

zakres zastosowania technologii obejmuje również inne choroby poliglutaminowe, takie jak DRPLA, 

SCA3 czy SCA7. Wspólnym mechanizmem biologicznym tych schorzeń są ekspansje powtórzeń CAG, co 

nadaje technologii multiQure™ charakter platformowy i pozwala budować strategię rozwoju 

wykraczającą poza pojedyncze wskazanie terapeutyczne. 

• Kluczowym założeniem naukowym spółki jest możliwość allelo-selektywnego wyciszania zmutowanego 

genu poprzez celowanie w ekspansje CAG na poziomie transkryptów RNA, przy jednoczesnym 

zachowaniu ekspresji prawidłowej kopii genu. Takie podejście może mieć istotne znaczenie z 

perspektywy bezpieczeństwa biologicznego, szczególnie w chorobach, w których prawidłowa forma 

białka pełni ważne funkcje komórkowe. Projekt znajduje się obecnie na etapie przedklinicznym, przy 

czym spółka przeprowadziła już badania na modelu myszy YAC128, wykorzystywanym w badaniach nad 

chorobą Huntingtona. 

 

Źródło: Opracowanie własne DM INC 
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• Istotną przewagą multiQure™ jest silne zaplecze naukowe. Technologia została opracowana przez 

wysoko wykwalifikowany i międzynarodowo rozpoznawalny zespół z Instytutu Chemii Bioorganicznej 

PAN, kierowany przez prof. Martę Olejniczak. Wiarygodność projektu wzmacniają publikacje naukowe 

w renomowanych międzynarodowych czasopismach, co wspiera pozycjonowanie spółki jako projektu 

opartego na solidnych podstawach evidence-based medicine. Dodatkowo rozwój spółki wspierany jest 

przez doświadczony zespół Biofund Capital Management, posiadający kompetencje w komercjalizacji i 

rozwijaniu zaawansowanych technologii biomedycznych. 

• Spółka zabezpiecza swoje rozwiązania poprzez międzynarodowy portfel patentowy obejmujący m.in. 

cząsteczki kwasu nukleinowego, kasety ekspresyjne, wektory je zawierające oraz ich 

zastosowaniaterapeutyczne w chorobach indukowanych ekspansją CAG. Ochrona własności 

intelektualnej stanowi istotny element strategii budowania wartości, szczególnie w kontekście 

potencjalnego rozwoju wielu programów terapeutycznych opartych na tej samej platformie 

technologicznej. 

• Elementem uzupełniającym pozycjonowanie multiQure™ jest Quantum Discovery Engine, opisywany 

jako warstwa obliczeniowa łącząca biologię, sztuczną inteligencję oraz podejścia inspirowane 

obliczeniami kwantowymi. Narzędzie to ma wspierać selekcję celów terapeutycznych, projektowanie 

konstruktów, analizę translacyjną oraz priorytetyzację programów badawczo-rozwojowych. Tym 

samym spółka wpisuje się w szerszy trend zwiększania efektywności R&D w biotechnologii poprzez 

wykorzystanie zaawansowanych systemów analitycznych. 

• Z perspektywy analitycznej multiQure™ można postrzegać jako projekt biotechnologiczny o wysokim 

potencjale innowacyjnym, działający w obszarze chorób o istotnej niezaspokojonej potrzebie 

medycznej. Główne czynniki budujące wartość spółki to platformowy charakter technologii, możliwość 

selektywnego oddziaływania na zmutowany allel, silne zaplecze naukowe, ochrona patentowa, 

wstępna walidacja przedkliniczna oraz doświadczenie zespołu odpowiedzialnego za rozwój i 

komercjalizację projektu. 

 

1.2. Zespół 

• Zespół stojący za platformą RNAi multiQure™ składa się z doświadczonych ekspertów, posiadających 

wieloletnie doświadczenie i komplementarne kwalifikacje, co zapewnia solidne zaplecze kliniczne, 

naukowe, technologiczne i biznesowe dla rozwoju platformy oraz budowy wartości spółki. 

dr Kris Siemionow - certyfikowany chirurg ortopeda, specjalista chirurgii 

kręgosłupa i przedsiębiorca medtech. Łączy doświadczenie kliniczne, badania nad 

neurodegeneracją oraz rozwój technologii medycznych opartych na AI. 

Współtworzył m.in. Holo Surgical, Inteneural Networks i Kardiolytics, a obecnie 

jest prezesem notowanej na GPW spółki Medicalgorithmoics. Jest autorem 

ponad 100 publikacji oraz posiada 25 skomercjalizowanych patentów i zgłoszeń 

patentowych. Jego kompetencje mogą wspierać rozwój programu 

terapeutycznego multiQure™ i budowę wartości spółki. 

 

dr Paul Lewicki - kognitywista, przedsiębiorca i inwestor specjalizujący się w AI, 

analizie danych i komercjalizacji technologii. Był profesorem psychologii 

poznawczej na University of Tulsa oraz założycielem StatSoft, firmy data mining 

sprzedanej Dell w 2014 r. Obecnie wspiera rozwój spółek AI w medycynie. Jego 

doświadczenie może pomóc multiQure™ w rozwoju platformy obliczeniowej i 

selekcji kandydatów terapeutycznych. 
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dr Sławomir Wójcik - ekspert z zakresu chemii i life science. Współautor 11 

publikacji naukowych dotyczących białek związanych z cukrzycą i chorobami 

neurodegeneracyjnymi oraz układów modelowych takich jak kwas 

poliglutaminowy. Posiada także wieloletnie doświadczenie w doradztwie 

strategicznym (McKinsey & Company), a także w zarządzaniu R&D i inwestycjach 

w nowe technologie (Qemetica Ventures). 

 

 

Prof. Mirosław Ząbek - jeden z najwybitniejszych polskich neurochirurgów, 

pionier innowacyjnych metod leczenia operacyjnego mózgu i postać formatu 

światowego w dziedzinie neurostymulacji oraz terapii genowej. Wraz ze swoim 

zespołem wykonywał skomplikowane operacje w ramach badań klinicznych dla 

wiodących globalnych firm farmaceutycznych. Współautor ponad 180 

oryginalnych prac naukowych i przeszło 70 książek. 

 

 

Tomasz Nocuń - menedżer i ekspert z obszaru finansowania w branży 

biotechnologicznej. Pełnił role kierownicze w Selvita i Ryvu Therapeutics w 

latach 2007-2022, a następnie objął stanowisko CEO w FamiCordTx, spółce 

rozwijającej terapie komórkowe i genowe. Aktywnie współtworzy polski i 

europejski ekosystem innowacji life science poprzez doradztwo na szczeblu 

ministerialnym i unijnym. Jego doświadczenie wesprze multiQure™ w obszarze 

strategii biznesowej, pozyskiwania kapitału i komercjalizacji 

 

 

Prof. Marta Olejniczak - Polska biolog molekularna, genetyk  

i profesor nauk ścisłych i przyrodniczych, koncentrująca się na opracowaniu 

skutecznych terapii dla chorób rzadkich o podłożu genetycznym. Kierownik 

Zakładu Inżynierii Genomowej Instytutu Chemii Bioorganicznej PAN. Autorka 

licznych publikacji naukowych cytowanych blisko 2000 razy oraz kluczowych 

patentów dotyczących zastosowania technologii RNAi w terapiach chorób 

poliglutaminowych. 

 

2. Profil Spółki  

2.1. Profil Biznesowy Spółki 

• Strategia rozwojowa multiQure™ opiera się na platformie interferującego RNA, zaprojektowanej z myślą 

o chorobach, w których patologia wynika z ekspresji zmutowanych genów prowadzących do produkcji 

toksycznych białek, ze szczególnym nakierowaniem na terapię choroby Huntingtona. Technologia 

wykorzystuje wektor terapeutyczny oparty na autorskiej cząsteczce kwasu nukleinowego oraz wektorze 

wirusowym. Celem takiego rozwiązania jest umożliwienie długotrwałej produkcji interferującego RNA 

w komórkach, co ma prowadzić do trwałego wyciszenia ekspresji genu chorobotwórczego. 
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• Kluczowym założeniem terapeutycznym platformy jest allelo-selektywność, czyli hamowanie produkcji 

białka zmutowanego przy jednoczesnym zachowaniu ekspresji prawidłowego białka. Spółka wskazuje, 

że jej cząsteczka została zaprojektowana tak, aby rozpoznawać wydłużone powtórzenia CAG w 

transkryptach mRNA i w konsekwencji ograniczać produkcję toksycznych białek zawierających domeny 

poliglutaminowe, tzw. polyQ. 

2.2. Główny projekt spółki – platforma RNAi 

• Fundamentem działalności spółki jest projektowanie unikalnych cząsteczek kwasów nukleinowych 

oraz tworzenie na ich podstawie wektorówekspresyjnych, które mają zdolność do wytwarzania 

interferującego RNA. Technologia multiQure™ opiera się na mechanizmie interferencji RNA, czyli 

naturalnym procesie wykorzystywanym przez komórki do regulowania aktywności genów. Technologia 

ta służy do precyzyjnego, długofalowego wyciszania genów odpowiedzialnych za rozwój chorób o 

podłożu genetycznym. W praktyce mechanizm ten pozwala komórce ograniczać produkcję wybranych 

białek poprzez „wyciszanie” określonych cząsteczek mRNA, które stanowią instrukcję do ich 

wytwarzania. 

 

Mechanizm RNAi:  

• Spółka wykorzystuje naturalny proces interferencji RNA (RNAi), pełniący w komórkach funkcję 

regulacyjną i obronną. Rozwiązania firmy bazują na krótkich, dwuniciowych cząsteczkach RNA (dsRNA) 

o długości 20–30 nukleotydów. Interferencja RNA jest procesem naturalnie występującym w organizmie 

i pełni m.in. funkcję ochronną, pomagając komórkom bronić się przed wirusami oraz niepożądanymi 

elementami genetycznymi. 

• multiQure™ wykorzystuje ten biologiczny mechanizm jako podstawę swojej platformy 

terapeutycznej. W uproszczeniu technologia polega na doprowadzeniu do trwałego wytwarzania w 

komórkach krótkich cząsteczek RNA, zaprojektowanych tak, aby rozpoznawały konkretny fragment 

mRNA związany z chorobą. Po jego rozpoznaniu uruchamiany jest proces prowadzący do zahamowania 

produkcji niepożądanego białka. W przypadku choroby Huntingtona celem jest ograniczenie syntezy 

zmutowanej huntingtyny — białka, którego nieprawidłowa forma odpowiada za uszkadzanie 

neuronów. 

 

Wykorzystanie kompleksu RISC:  

• Kluczową rolę w tym procesie odgrywa kompleks RISC (RNA-Induced Silencing Complex), czyli zespół 

cząsteczek RNA i białek działający wewnątrz komórki. Można go traktować jako biologiczny system 

naprowadzający: rozpoznaje on określoną sekwencję w mRNA, a następnie prowadzi do jej degradacji 

albo blokuje wykorzystanie tej informacji do produkcji białka. 

• Aktywny kompleks rozpoznaje i wiąże się z komplementarnymi sekwencjami mRNA, doprowadzając 

do ich degradacji lub blokowania translacji. Dzięki temu możliwe jest selektywne ograniczenie ekspresji 

wybranego genu. 
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Źródło: Opracowanie własne DM INC na podstawie Gene Therapy Company Focusing on Neurological Diseases, Chicago, Illinois 

 

Selektywność alleliczna:  

• Głównym celem terapeutycznym spółki jest zahamowanie produkcji zmutowanego białka przy 

jednoczesnym zachowaniu pełnej funkcjonalności białka prawidłowego. Podejście to, zwane 

selektywnością alleliczną, pozwala na precyzyjne uderzenie w przyczynę choroby bez zaburzania 

naturalnych procesów organizmu. 

 

Specjalizacja w domenach polyQ:  

• Technologia spółki jest ukierunkowana na transkrypty zawierające rozszerzone powtórzenia sekwencji 

CAG. Dzięki temu możliwe jest skuteczne hamowanie produkcji toksycznych białek z tzw. domenami 

poliglutaminowymi (polyQ). 

 

Przewaga konkurencyjna i innowacje: 

• Wyróżnikiem spółki jest wykorzystanie chronionej prawem własności technologii multiQure™. 

Obejmuje ona autorskie sekwencje kwasów nukleinowych oraz zawierające je wektory, które 

umożliwiają: 

• Wysoce selektywne dostarczanie terapii do konkretnych, objętych procesem chorobowym tkanek. 

• Osiągnięcie trwałego efektu terapeutycznego, co stanowi przełom w leczeniu przewlekłych schorzeń 

genetycznych. 

• Precyzyjną regulację ekspresji interferującego RNA typu shRNA oraz amiRNA. Z perspektywy 

technologicznej multiQure™ rozwija własne konstrukcje RNAi, w tym rozwiązania oparte na shRNA 

oraz amiRNA. Spółka podkreśla również znaczenie odpowiednich wektorów i promotorów, które mają 

umożliwiać kontrolowane dostarczanie oraz ekspresję cząsteczek terapeutycznych w odpowiednich 

komórkach i tkankach. Istotnym elementem platformy jest dążenie do uzyskania długotrwałego efektu 

terapeutycznego, czyli utrzymującego się wyciszenia genu po jednorazowym lub ograniczonym podaniu 

terapii. 

• Dzięki połączeniu zaawansowanej inżynierii molekularnej z precyzyjnym systemem dostarczania, 

spółka pozycjonuje się jako lider w dziedzinie nowoczesnych terapii genowych ukierunkowanych na 

selektywne wyciszanie wadliwych genów. 
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• W ujęciu inwestycyjnym RNAi stanowi dla multiQure™ podstawę platformy, która może być 

wykorzystywana nie tylko w chorobie Huntingtona, ale potencjalnie również w innych chorobach 

genetycznych, w których źródłem patologii jest produkcja toksycznego lub nieprawidłowego białka. 

 

Źródło: Opracowanie własne DM INC 

2.3. Choroba Huntingtona – krótka charakterystyka 

• Choroba Huntingtona, znana również jako pląsawica Huntingtona, jest ciężką, postępującą chorobą 

neurodegeneracyjną o charakterze autosomalnie dominującym. Oznacza to, że do rozwoju choroby 

wystarczy obecność jednej zmutowanej kopii genu spośród dwóch kopii obecnych w genomie. Szacuje 

się, że choroba dotyczy około 100 tys. osób na świecie, co klasyfikuje ją jako schorzenie rzadkie, ale o 

istotnym znaczeniu klinicznym i społecznym. 

• Pierwsze objawy choroby pojawiają się najczęściej w czwartej lub piątej dekadzie życia. Najbardziej 

charakterystycznym symptomem jest pląsawica, czyli mimowolne, nieregularne ruchy ciała. Obraz 

kliniczny choroby Huntingtona nie ogranicza się jednak wyłącznie do zaburzeń ruchowych. U pacjentów 

mogą występować również zmiany osobowości, pogorszenie pamięci oraz zaburzenia nastroju. Wraz z 

postępem choroby dochodzi do narastających zaburzeń poznawczych, które po wystąpieniu objawów 

ruchowych mogą prowadzić do otępienia. W późniejszych stadiach choroby pląsawica może stopniowo 

przechodzić w spowolnienie ruchowe, sztywność oraz objawy przypominające parkinsonizm. 

• Podstawową zmianą patologiczną obserwowaną w chorobie Huntingtona jest znaczny zanik prążkowia, 

czyli struktury mózgu odgrywającej kluczową rolę w kontroli ruchu i funkcji poznawczych. W przebiegu 

choroby prążkowie może ulec redukcji do niewielkiej części swojej pierwotnej objętości, co 

bezpośrednio przekłada się na postępujące pogorszenie funkcjonowania neurologicznego pacjenta. 

• Przyczyną molekularną choroby jest ekspansja powtórzeń CAG w pierwszym eksonie genu 

huntingtyny. U osób zdrowych liczba powtórzeń CAG wynosi zwykle od 6 do 35, natomiast u pacjentów 

z chorobą Huntingtona obserwuje się ich zwiększenie do 36–250 powtórzeń. Nadmierna liczba 

powtórzeń prowadzi do powstania nieprawidłowej formy białka huntingtyny, co inicjuje procesy 

neurodegeneracyjne odpowiedzialne za rozwój choroby. 

• Warto jednocześnie podkreślić, że prawidłowy gen koduje funkcjonalną huntingtynę, oznaczaną jako 

HTT. Jest to białko obecne zarówno w jądrze komórkowym, jak i w cytoplazmie, które uczestniczy w 

istotnych procesach komórkowych, takich jak transport aksonalny oraz regulacja sygnalizacji 
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wapniowej. Oznacza to, że strategie terapeutyczne ukierunkowane na obniżenie poziomu huntingtyny 

powinny uwzględniać nie tylko ograniczenie toksycznego wpływu zmutowanego białka, lecz także 

potencjalne znaczenie prawidłowej huntingtyny dla funkcjonowania komórek nerwowych. 

 

 
          Źródło: Opracowanie własne DM INC 

2.4. Program terapeutyczny multiQure™ w chorobie Huntingtona — mechanizm działania 

• Program terapeutyczny multiQure™ w chorobie Huntingtona opiera się na selektywnym wyciszaniu 

zmutowanego genu odpowiedzialnego za produkcję nieprawidłowej huntingtyny. Choroba 

Huntingtona jest związana z nadmiernym wydłużeniem sekwencji CAG w genie huntingtyny. Im dłuższy 

jest ten fragment, tym większe ryzyko powstawania toksycznego białka, które uszkadza komórki 

nerwowe i prowadzi do postępującej neurodegeneracji. 
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Źródło: Opracowanie własne DM INC na podstawie Gene Therapy Company Focusing on Neurological Diseases, Chicago, Illinois 

• Technologia multiQure™ została zaprojektowana tak, aby rozpoznawać wydłużone powtórzenia CAG 

w mRNA powstającym na podstawie zmutowanego genu. W praktyce oznacza to, że terapia ma 

„odróżniać” mRNA pochodzące z genu prawidłowego od mRNA pochodzącego z genu zmutowanego. 

Jest to istotne, ponieważ całkowite wyłączenie produkcji huntingtyny mogłoby być niekorzystne — 

prawidłowa huntingtyna podlega bowiem ekspresji w wielu komórkach zdrowego organizmu ludzkiego. 

• Mechanizm działania polega na wykorzystaniu interferującego RNA, które wiąże się z docelowym 

transkryptem RNA i blokuje produkcję nieprawidłowego białka. W przypadku prawidłowego allelu, 

zawierającego krótszy odcinek CAG, możliwe jest związanie mniejszej liczby kompleksów wyciszających. 

Natomiast zmutowany allel, posiadający wydłużony trakt CAG, tworzy więcej miejsc wiązania dla tych 

kompleksów. W efekcie terapia ma silniej oddziaływać na zmutowany transkrypt, ograniczając 

produkcję toksycznej huntingtyny, przy jednoczesnym zachowaniu możliwie większej aktywności 

prawidłowego genu. 

• Z perspektywy klinicznej istotą podejścia multiQure™ jest więc nie samo obniżenie poziomu 

huntingtyny, lecz preferencyjne ograniczenie produkcji jej zmutowanej, chorobotwórczej formy. Takie 

allelo-selektywne podejście może potencjalnie poprawiać profil bezpieczeństwa terapii, ponieważ 

zakłada zachowanie funkcji prawidłowego białka. Spółka wskazuje również, że efekt terapeutyczny ma 

mieć charakter długoterminowy, co wynika z zastosowania wektorowego systemu dostarczania i 

trwałej ekspresji cząsteczek RNAi w komórkach docelowych. 

• W założeniu terapia multiQure™ ma hamować jeden z podstawowych mechanizmów choroby 

Huntingtona — produkcję toksycznej, zmutowanej huntingtyny — a tym samym spowalniać lub 

ograniczać proces neurodegeneracji. Kluczową przewagą tego podejścia jest możliwość selektywnego 

celowania w mechanizm molekularny związany z ekspansją CAG, który stanowi źródło patologii w 

chorobie Huntingtona. 
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2.5. Główny konkurent spółki - uniQure 

• uniQure  to notowana na NASDAQ spółka biotechnologiczna specjalizująca się w terapiach genowych 

dla pacjentów z ciężkimi chorobami o wysokiej niezaspokojonej potrzebie medycznej. Firma pozycjonuje 

się jako jeden z liderów obszaru gene therapy, rozwijając podejście oparte na jednorazowym leczeniu, 

które potencjalnie może prowadzić do długotrwałego, a w wybranych wskazaniach nawet 

„funkcjonalnie całkowitego wyleczenia”.  

 

Źródło: Opracowanie własne DM INC 

• Obecnie kluczowym aktywem spółki jest AMT-130, eksperymentalna terapia genowa rozwijana w 

leczeniu choroby Huntingtona. uniQure planuje złożyć w Wielkiej Brytanii wniosek o dopuszczenie do 

obrotu, czyli Marketing Authorization Application, w III kwartale 2026 r., po konstruktywnym 
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spotkaniu przedzłożeniowym z brytyjskim regulatorem MHRA. Planowana aplikacja ma opierać się na 

trzyletnich danych z trwających badań klinicznych fazy I/II prowadzonych w USA i Europie. 

• Dane kliniczne przedstawione przez spółkę wskazują, że w grupie wysokiej dawki AMT-130 uzyskano 

statystycznie istotne spowolnienie progresji choroby o 75% po trzech latach, mierzone skalą cUHDRS 

względem zewnętrznej grupy kontrolnej dobranej metodą propensity score matching. Wynik osiągnął 

istotność statystyczną na poziomie p=0,003, a profil bezpieczeństwa został opisany jako zasadniczo 

dobrze tolerowany i możliwy do zarządzania klinicznie. 

• Równolegle uniQure prowadzi dialog z FDA w Stanach Zjednoczonych. Spółka ma zaplanowane 

spotkanie typu B w II kwartale 2026 r., podczas którego zamierza omówić potencjalny projekt badania 

fazy III oraz plan analizy statystycznej dla czteroletnich danych AMT-130, oczekiwanych w III kwartale 

2026 r. Firma sygnalizuje również aktywne poszukiwanie ścieżek rejestracyjnych na innych rynkach 

międzynarodowych. 

• Poza chorobą Huntingtona uniQure rozwija pipeline terapii genowych w takich obszarach jak oporna 

padaczka skroniowa, choroba Fabry’ego oraz inne ciężkie schorzenia. Z perspektywy konkurencyjnej 

wobec multiQure™, uniQure jest podmiotem o istotnie zaawansowanym profilu kliniczno-regulacyjnym, 

posiadającym doświadczenie w doprowadzeniu terapii genowej do zatwierdzenia oraz aktywo w 

chorobie Huntingtona znajdujące się potencjalnie blisko ścieżki rejestracyjnej. Jednocześnie ryzykiem 

pozostaje zależność dalszej wartości spółki od interpretacji danych klinicznych, uzgodnień z 

regulatorami oraz ewentualnej konieczności przeprowadzenia badania fazy III lub badania 

potwierdzającego. 

2.6. Program terapeutyczny multiQure™ w chorobie Huntingtona — przewaga konkurencyjna spółki 

pod względem technologicznym nad podobnymi terapiami 

• Podejście multiQure™ różni się od części konkurencyjnych terapii tym, że nie jest projektowane pod 

pojedynczy fragment genu ani pod konkretny wariant genetyczny występujący tylko u części 

pacjentów. Spółka koncentruje się na bezpośrednim celowaniu w powtórzenia CAG, czyli 

charakterystyczny element molekularny związany z chorobą Huntingtona. 

• Ma to istotne znaczenie, ponieważ wydłużone powtórzenia CAG są podstawową przyczyną 

powstawania nieprawidłowej, toksycznej huntingtyny. Zamiast więc dopasowywać terapię do 

określonych mutacji lub wariantów SNP u wybranych grup pacjentów, multiQure™ rozwija podejście 

ukierunkowane na mechanizm leżący u źródła choroby. 

• W praktyce może to oznaczać szerszą użyteczność terapii. Technologia CAG amiRNA potencjalnie 

mogłaby być stosowana u większej liczby pacjentów z chorobą Huntingtona, ponieważ nie 

wymagałaby obecności konkretnego wariantu genetycznego. Ograniczałoby to ryzyko zawężenia 

populacji docelowej wyłącznie do pacjentów spełniających określone kryteria genetyczne. 

• Dodatkowo celowanie w powtórzenia CAG może mieć znaczenie platformowe. Ten sam typ zaburzenia 

występuje nie tylko w chorobie Huntingtona, ale również w innych chorobach neurodegeneracyjnych z 

grupy polyQ. Oznacza to, że technologia multiQure™ może być rozwijana nie tylko jako pojedyncza 

terapia dla HD, ale potencjalnie jako szersza platforma terapeutyczna dla chorób związanych z 

ekspansją CAG. 

• Z perspektywy inwestycyjnej najważniejszy wniosek jest taki, że wartość technologii multiQure™ może 

wynikać nie tylko z programu w chorobie Huntingtona, lecz także z możliwości przeniesienia tej samej 

logiki terapeutycznej na inne wskazania genetyczne. Potwierdzenie skuteczności takiego podejścia w 

HD mogłoby więc zwiększać atrakcyjność całej platformy, a nie wyłącznie pojedynczego aktywa 

terapeutycznego. 
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                    Źródło: Opracowanie własne DM INC na podstawie https://multiqure.com/our-hd-theraphy/ 

2.7. Program terapeutyczny multiQure™ w chorobie Huntingtona — przewaga konkurencyjna spółki 

na tle spółek porównawczych 

• Na tle konkurencyjnych podejść terapeutycznych rozwijanych w chorobie Huntingtona technologia 

oparta na sztucznym miRNA może wyróżniać się bardziej kompleksowym profilem potencjalnych 

przewag klinicznych i komercyjnych. Obecnie dostępne zatwierdzone leki mają przede wszystkim 

charakter objawowy — ich celem jest łagodzenie przebiegu choroby, a nie oddziaływanie na jej 

podstawową przyczynę biologiczną. Z kolei terapie znajdujące się w rozwoju klinicznym często wiążą się 

z ograniczeniami dotyczącymi selektywności, trwałości efektu lub wygody stosowania. 

 

                Źródło: Clinicaltrials.gov 
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• Kluczowym elementem różnicującym sztuczne miRNA jest selektywność wobec zmutowanego genu 

huntingtyny. W chorobie Huntingtona problemem nie jest sama obecność genu HTT, lecz jego 

zmutowana wersja prowadząca do produkcji toksycznej huntingtyny. Podejście selektywne zakłada 

ograniczenie produkcji chorobotwórczej formy białka przy potencjalnym zachowaniu funkcji 

prawidłowej huntingtyny. Może to stanowić przewagę wobec terapii nieselektywnych, które obniżają 

ekspresję zarówno zmutowanego, jak i prawidłowego allelu, a także wobec małocząsteczkowych 

kandydatów terapeutycznych działających ogólnoustrojowo, poza komórkami docelowymi. 

• Istotną przewagą może być również potencjalnie szeroka adresowalność populacji pacjentów. Część 

konkurencyjnych technologii, zwłaszcza podejścia zależne od określonych wariantów genetycznych, 

może obejmować jedynie wybrane grupy chorych. W przypadku sztucznego miRNA mechanizm 

celowania w ekspansję CAG może teoretycznie pozwalać na zastosowanie terapii u szerszej populacji 

pacjentów z chorobą Huntingtona, niezależnie od obecności konkretnego polimorfizmu. Ma to 

znaczenie zarówno kliniczne, jak i komercyjne, ponieważ wpływa na potencjalną wielkość rynku 

docelowego. 

• Kolejnym ważnym aspektem jest możliwość długotrwałego wyciszenia genu. Technologie RNAi 

dostarczane za pomocą wektorów wirusowych mogą potencjalnie utrzymywać efekt terapeutyczny 

przez dłuższy czas po jednorazowym lub ograniczonym podaniu. Stanowi to istotną różnicę wobec 

terapii wymagających powtarzalnego dawkowania co kilka tygodni oraz leków małocząsteczkowych, 

które zwykle muszą być przyjmowane codziennie, potencjalnie przez całe życie. W chorobie przewlekłej 

i postępującej, takiej jak choroba Huntingtona, trwałość działania może przekładać się na większą 

wygodę leczenia, mniejsze obciążenie pacjenta, łatwiejsze przestrzeganie zaleceń oraz potencjalnie 

korzystniejszą ekonomikę terapii. 

• Z perspektywy inwestycyjnej szczególne znaczenie ma także potencjalna platformowość technologii. 

Sztuczne miRNA może mieć zastosowanie nie tylko w chorobie Huntingtona, lecz również w innych 

chorobach związanych z ekspansją CAG. Oznacza to, że wartość rozwiązania nie musi ograniczać się do 

pojedynczego programu terapeutycznego. W przypadku potwierdzenia mechanizmu działania spółka 

mogłaby rozwijać kolejne wskazania w ramach tej samej logiki biologicznej, zwiększając potencjał 

skalowania pipeline’u. 

• Podsumowując, sztuczne miRNA może być pozycjonowane jako technologia o zbalansowanym i 

potencjalnie wyróżniającym się profilu względem konkurencyjnych terapii rozwijanych w chorobie 

Huntingtona. Łączy ono cechy istotne z perspektywy klinicznej i komercyjnej: selektywność wobec 

zmutowanego genu, szeroką adresowalność populacji pacjentów, długotrwały mechanizm działania 

oraz możliwość rozszerzenia zastosowania na inne choroby związane z ekspansją CAG. 

2.8. Potencjalne czynniki zwiększające atrakcyjność analizowanej terapii 

• Analizowana terapia może posiadać dodatkowy potencjał rozwojowy wykraczający poza podstawowy 

scenariusz kliniczny i komercyjny. Jednym z najważniejszych czynników pozytywnych są przesłanki 

wskazujące, że w przyszłości możliwe może być zastosowanie nowej metody podania terapii. Taki 

sposób dostarczenia leczenia mógłby istotnie uprościć procedurę, skrócić czas jej przeprowadzenia 

oraz ograniczyć wymagania dotyczące specjalistycznej infrastruktury i wyposażenia. W praktyce 

oznaczałoby to możliwość wdrożenia terapii w większej liczbie ośrodków medycznych, a tym samym 

poprawę skalowalności, szybszą adopcję rynkową oraz wzrost potencjału komercyjnego projektu. 
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Źródło: Opracowanie własne DM INC 

 

• Dodatkowym elementem wzmacniającym atrakcyjność programu jest możliwość rozszerzenia 

zastosowania technologii na inne choroby poliglutaminowe, które charakteryzują się zbliżonym 

mechanizmem molekularnym. Do potencjalnych wskazań należą między innymi rdzeniowo-móżdżkowa 

ataksja typu 3, rdzeniowo-móżdżkowa ataksja typu 7 oraz zanik czerwienno-zębaty (DRPLA). Choć 

każde z tych wskazań wymagałoby odrębnej ścieżki rozwojowej i regulacyjnej, podobieństwo 

biologicznego mechanizmu choroby może tworzyć podstawy do dalszej ekspansji platformy 

terapeutycznej. 

• Istotnym czynnikiem ryzyka i jednocześnie potencjalnym katalizatorem wartości jest możliwość 

pierwszego zastosowania terapii u ludzi jeszcze na etapie przedklinicznym, w ramach procedury 

ATMP-HE u kilku pacjentów w Polsce. Na podstawie dotychczasowych doświadczeń, w tym badań 

prowadzonych przez UniQure, scenariusz taki wydaje się prawdopodobny. Uzyskanie pozytywnych 

wyników w tym trybie mogłoby stanowić ważny argument w rozmowach z regulatorami oraz 

dostarczyć wczesnych danych dotyczących bezpieczeństwa i skuteczności terapii jeszcze przed 

formalnym rozpoczęciem badań klinicznych. 

• Z perspektywy harmonogramu rozwoju klinicznego możliwe jest również połączenie fazy 1 i fazy 2 

badania, między innymi ze względów etycznych oraz ze względu na charakter populacji pacjentów. Takie 

podejście mogłoby przełożyć się zarówno na ograniczenie części kosztów, jak i skrócenie całkowitego 

czasu rozwoju klinicznego. W wariancie bazowym mogłoby to oznaczać około cztery lata łącznego 

trwania fazy 1/2 zamiast sekwencyjnego prowadzenia dwóch odrębnych etapów, które łącznie mogłyby 

zająć około pięciu lat. 

• Nie można również wykluczyć scenariusza warunkowego dopuszczenia terapii do obrotu po 

zakończeniu fazy 2 lub badania fazy 1/2. Taki wariant nadal wiązałby się z koniecznością 

przeprowadzenia badania fazy 3 oraz poniesienia związanych z nim kosztów, jednak umożliwiałby 

wcześniejsze rozpoczęcie komercjalizacji. W efekcie przychody mogłyby pojawić się istotnie szybciej niż 

w klasycznym modelu pełnego zakończenia programu klinicznego przed wejściem na rynek, co 

pozytywnie wpływałoby na profil ekonomiczny całego projektu. 
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2.9. Pipeline multiQure™ w tym choroby poliglutaminowe (polyQ) 

• multiQure™ deklaruje rozwój platformy RNAi skoncentrowanej na chorobach poliglutaminowych, 

czyli schorzeniach polyQ wynikających z ekspansji powtórzeń trinukleotydowych w określonych genach. 

Spółka wskazuje, że do tej grupy należą m.in. choroba Huntingtona, zanik zębato-czerwienny i gałkowo-

niskowzgórzowy — DRPLA, rdzeniowo-móżdżkowa ataksja typu 3 — SCA3, znana również jako choroba 

Machado-Josepha, oraz rdzeniowo-móżdżkowa ataksja typu 7 — SCA7 

 
Źródło: Opracowanie własne DM INC na podstawie https://multiqure.com/#pipeline 

 

• Pipeline multiQure™ należy postrzegać nie jako pojedynczy program terapeutyczny, lecz jako platformę 

skoncentrowaną na wspólnym mechanizmie biologicznym: chorobach polyQ wywołanych ekspansją 

powtórzeń trinukleotydowych. Najbardziej zaawansowanym wskazaniem jest choroba Huntingtona, 

natomiast potencjalne rozszerzenie platformy obejmuje inne rzadkie choroby neurodegeneracyjne, w 

których patologia jest powiązana z ekspansją CAG. 

 

2.10. Platforma RNAi multiQure™ - plan rozwoju projektu DYST201 

 

 
Źródło: Opracowanie własne DM INC na podstawie danych ze Spółki 
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• Plan rozwoju projektu DYST201 zakłada sekwencyjne ograniczanie kluczowych ryzyk technologicznych, 

regulacyjnych i klinicznych w latach 2026–2028.  

• Harmonogram rozpoczyna się od wytworzenia wektora wirusowego w standardzie GMP oraz 

potwierdzenia jego skuteczności i bezpieczeństwa, co stanowi podstawę do dalszych działań 

translacyjnych.  

• Kolejne etapy obejmują konsultację regulacyjną z FDA, pierwsze podanie terapii pacjentom w ramach 

ścieżki ATMP hospital exemption oraz pozyskanie wczesnych danych biomarkerowych i 

obserwacyjnych. Równolegle projekt przygotowuje się do formalnego wejścia w badania kliniczne 

poprzez opracowanie i złożenie wniosku IND.  

• Taka struktura roadmapy wskazuje na pragmatyczne podejście do rozwoju terapii — łączące walidację 

przedkliniczną, kontrolowany kontakt z pacjentem, generowanie danych wspierających oraz stopniowe 

budowanie gotowości regulacyjno-klinicznej. 

 

2.11. Rodzina chorób poliglutaminowych (polyQ) 

• Choroby poliglutaminowe, określane jako polyQ disorders, stanowią grupę dziedzicznych chorób 

neurodegeneracyjnych, do której należy m.in. choroba Huntingtona. Ich wspólną cechą molekularną 

jest nieprawidłowa ekspansja powtórzeń trinukleotydowych CAG w określonych genach. Sekwencja 

CAG koduje glutaminę, dlatego zwiększona liczba powtórzeń prowadzi do powstania białek 

zawierających wydłużony odcinek poliglutaminowy. 

 

 
Źródło: Opracowanie własne DM INC 

• W warunkach prawidłowych liczba powtórzeń CAG mieści się w określonym, fizjologicznym zakresie — 

typowo 6–35 powtórzeń. U pacjentów z chorobami polyQ dochodzi natomiast do patologicznego 

zwiększenia tej liczby, które może obejmować 36–250 powtórzeń CAG. Taka ekspansja powoduje 

powstawanie białek o zaburzonej strukturze i funkcji, co prowadzi do ich nieprawidłowego fałdowania, 

agregacji oraz toksycznego oddziaływania na komórki nerwowe. 
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Źródło: Opracowanie własne DM INC 

 

• Za kluczowy czynnik napędzający proces chorobowy w tej grupie schorzeń uznaje się właśnie 

rozszerzone domeny CAG/polyQ. Ich obecność zaburza prawidłowe funkcjonowanie neuronów i 

uruchamia procesy prowadzące do postępującej neurodegeneracji. Choroby te dotyczą przede 

wszystkim ośrodkowego układu nerwowego, a ich przebieg wiąże się ze stopniową dysfunkcją, 

degeneracją oraz śmiercią określonych populacji neuronów. 

• Z perspektywy klinicznej i terapeutycznej choroby polyQ są szczególnie istotne, ponieważ łączy je 

wspólny mechanizm molekularny, mimo że poszczególne jednostki chorobowe mogą różnić się 

obrazem klinicznym, lokalizacją zmian neurodegeneracyjnych oraz tempem progresji. Wspólny 

charakter patologii stwarza potencjalną możliwość projektowania terapii ukierunkowanych na 
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podstawową przyczynę choroby, czyli ograniczenie skutków ekspansji CAG i toksycznego działania 

wydłużonych domen poliglutaminowych. 

• W przypadku choroby Huntingtona mechanizm ten ma szczególne znaczenie, ponieważ ekspansja CAG 

w genie huntingtyny prowadzi do powstania zmutowanego białka HTT, które odgrywa centralną rolę 

w rozwoju procesu neurodegeneracyjnego. Tym samym choroba Huntingtona może być traktowana 

jako jeden z najlepiej poznanych przykładów szerszej rodziny chorób polyQ, a wnioski z badań nad tym 

wskazaniem mogą mieć znaczenie również dla innych pokrewnych schorzeń neurodegeneracyjnych. 

2.12. Quantum Discovery Engine 

Quantum Discovery Engine to koncepcja nowego modelu innowacji terapeutycznej, łączącego 

biologię, sztuczną inteligencję oraz rozwijające się technologie obliczeń kwantowych. Celem tej 

warstwy obliczeniowej ma być wsparcie procesu odkrywania i rozwoju leków poprzez lepszą 

identyfikację szans terapeutycznych, generowanie jakościowych hipotez badawczych, projektowanie 

protokołów testowych oraz wcześniejsze podejmowanie trafniejszych decyzji rozwojowych. 

 

 
Źródło: Opracowanie własne DM INC na podstawie https://multiqure.com/quantum-discovery-engine/ 

 

• Quantum Discovery Engine ma stanowić dedykowaną warstwę obliczeniową funkcjonującą w całej 

platformie multiQure™. System ma wspierać m.in. ocenę celów terapeutycznych, projektowanie 

cząsteczek i konstrukcji, analizę translacyjną oraz priorytetyzację programów. Spółka podkreśla, że 

celem nie jest samo wdrażanie nowych technologii, lecz budowa przewagi strategicznej poprzez 

zwiększenie precyzji, ograniczenie nieefektywności oraz przyspieszenie generowania wniosków 

badawczych. 

• Rozwój Quantum Discovery Engine wykorzystuje ponad 15-letnie doświadczenie w zaawansowanych 

technologiach obliczeniowych, w tym dziedzictwo StatSoft. W narracji spółki przyszli liderzy 

biotechnologii będą definiowani nie tylko przez jakość aktywów terapeutycznych, ale również przez 

inteligencję systemów odkrywania leków, które stoją za tymi aktywami. 

• Quantum Discovery Engine może być interpretowany jako element infrastruktury R&D, którego 

zadaniem jest zwiększenie efektywności procesu odkrywania i selekcji kandydatów terapeutycznych. 

https://multiqure.com/quantum-discovery-engine/
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Z perspektywy inwestora instytucjonalnego istotne jest, że spółka pozycjonuje to narzędzie nie jako 

niezależny produkt technologiczny, lecz jako wewnętrzną warstwę decyzyjno-analityczną, mającą 

wspierać rozwój platformy terapeutycznej w czasie. 

 

3. Wycena projektu multiQure™ 

 

3.1. Wycena - założenia 

• Projekt multiQure™ znajduje się obecnie na etapie przedklinicznym. Spółka przeprowadziła już badania 

na modelu myszy YAC128, stosowanym w badaniach nad chorobą Huntingtona.  

• multiQure™ planuje rozwój terapii z wykorzystaniem wyjątku szpitalnego dla ATMP, tj. ścieżki 

umożliwiającej zastosowanie terapii zaawansowanej bez pełnej, scentralizowanej rejestracji w UE, pod 

warunkiem że produkt jest przygotowywany nierutynowo, dla konkretnego pacjenta, w tym samym 

państwie członkowskim, w warunkach szpitalnych i pod odpowiedzialnością lekarza. Mechanizm ten 

może umożliwić szybsze, kontrolowane rozpoczęcie zastosowania kliniczno-komercyjnego oraz 

równoległe gromadzenie danych z praktyki klinicznej. 

3.1.1. Ścieżka i czas trwania faz rozwoju klinicznego 

• W modelu zakładamy, że multiQure™ zastosuje ścieżkę rozwoju klinicznego zbliżoną do uniQure, tj. 

połączone badanie fazy I/II, co może skrócić czas do potencjalnej komercjalizacji. UniQure prowadzi 

badania fazy I/II dla terapii choroby Huntingtona już czwarty rok i po spotkaniu z brytyjskim regulatorem 

zapowiedziała złożenie wniosku o dopuszczenie terapii w III kwartale 2026 r. Analogicznie zakładamy, 

że łączny czas trwania fazy I i II w przypadku multiQure™ potrwa 4 lata.  

• Biorąc pod uwagę informacje ze spółki oraz przykład UniQure i charakterystykę choroby, prognozujemy, 

że faza III może być prowadzona równolegle z ograniczoną komercjalizacją; jej szacowany czas trwania 

wynosi 4 lata.   

• Uwzględniając analogię do uniQure oraz przyjmując ostrożnościowe podejście, zakładamy rozpoczęcie 

komercjalizacji multiQure™ po 8 latach od pierwszego podania terapii pacjentom (planowanego na II 

połowę 2027r.), czyli w 2036 r.  

3.1.2. Koszty poszczególnych faz rozwoju klinicznego 

• Zgodnie z informacjami przekazanymi przez Spółkę, szacowane koszty etapu przedklinicznego, 

obejmującego przygotowanie do pierwszego podania terapii pacjentom oraz rozpoczęcia połączonych 

faz I/II badań klinicznych, wynoszą około 14 mln USD. Pierwsze podanie terapii pacjentom i zakończenie 

etapu przedklinicznego planowane jest na II połowę 2027 r. 

• W odniesieniu do połączonych faz I/II, Spółka zakłada, że koszty ich przeprowadzenia mogą wynieść 52 

mln USD. Badanie miałoby objąć populację około 40–50 pacjentów. Przyjęte założenie opiera się na 

benchmarku uniQure, przy czym należy wskazać, że multiQure™ planuje realizację badań wyłącznie w 

Polsce, co może skutkować niższym poziomem kosztów w porównaniu z modelem uniQure, 

zakładającym równoległe prowadzenie badań w USA i Europie. 

• Koszty fazy III przyjęto na odpowiednio wyższym poziomie, co wynika z oczekiwanej większej 

liczebności populacji pacjentów w porównaniu z fazami I/II. Zakładając, że liczba pacjentów w fazie III 

będzie około 2–3 razy wyższa, szacowany koszt tego etapu określono na poziomie 156 mln USD. 
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Źródło: Opracowanie własne DM INC 
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3.1.3. Populacja docelowa i zakładany udział multiQure™ w rynku 

• Potencjalna populacja pacjentów z chorobą Huntingtona w Europie i Ameryce Północnej wynosi ok. 100 

tys. osób, z czego ok. 47 tys. przypada na Europę, a ok. 53 tys. na Amerykę Północną. Roczna liczba 

nowych przypadków szacowana jest na ok. 10 tys., w tym ok. 3 tys. w Europie i ok. 7 tys. w Ameryce 

Północnej.  

• W wycenie przyjmujemy ostrożnościowo, udział pacjentów kwalifikujących się do terapii genowej 

wyniesie w USA  35%, a w Europie 30%.  

• Prognozujemy, że w szczytowym momencie multiQure™ osiągnie 17,5% udziału w rynku USA oraz 

11,5% w rynku Europejskim, po 5 latach od rozpoczęcia komercjalizacji, czyli w roku 2040.  

• Oznacza to potencjalną populację leczonych pacjentów w szczytowym momencie na poziomie ok. 7,5 

tys.  

• W modelu zakładamy stopniową penetrację rynku od prognozowanego momentu rozpoczęcia 

komercjalizacji w 2036 r., z poziomu ok. 0,9 tys. pacjentów w pierwszym roku sprzedaży do poziomu 

szczytowego wynoszącego ok. 7,5 tys. pacjentów w 2040 r.  

• W kolejnych latach zakładany jest stopniowy spadek liczby leczonych pacjentów, wynikający z 

malejącego udziału terapii w rynku oraz wpływu konkurencji. W końcowym okresie prognozy liczba 

pacjentów leczonych multiQure™ spada do ok. 3,1 tys. osób.  

• Model uwzględnia również wpływ pozostałych terapii genowych oferowanych przez konkurencję na 

potencjalną pulę pacjentów, którym może zostać podana terapia multiQure™. 

3.1.4. Założenia dotyczące przychodów i cen terapii 

• Prognozowana struktura przychodów pozostaje relatywnie stabilna geograficznie. Rynek USA generuje 

w całym okresie prognozy około 79% łącznych przychodów, natomiast Europa odpowiada za około 21% 

przychodów.  

Prognozowany poziom przychodów w podziale na rynki, 2036 – 2046, (mln USD) 

 
Źródło: Opracowanie własne DM INC 

• Ze względu na charakter terapii genowych oraz różnice pomiędzy rynkiem amerykańskim i europejskim 

przyjmujemy konserwatywne założenie dotyczące przychodu Spółki z tytułu podania terapii jednemu 

pacjentowi na poziomie 1,3 mln USD w USA oraz 1,0 mln USD w Europie.  
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• W celu odzwierciedlenia wpływu inflacji CPI na ceny, prognozujemy średni roczny wzrost cen terapii na 

poziomie 2% rocznie. 

 
Źródło: Opracowanie własne DM INC na podstawie https://www.drugdiscoverytrends.com/how-price-safety-and-efficacy-shape-
the-cell-and-gene-therapy-landscape/ 

• Wyższy udział USA w przychodach wynika przede wszystkim z założonej wyższej ceny terapii na rynku 

amerykańskim i wyższej puli zdiagnozowanych pacjentów zakwalifikowanych do leczenia terapią 

genową. 

3.1.5. Założenia kosztowe, podatkowe i operacyjne modelu DCF 

• Koszt własny sprzedaży, czyli COGS, został założony jako malejący procent przychodów — z 41,12% w 

pierwszym roku komercjalizacji do 28,62% od momentu osiągnięcia dojrzałej skali działalności. Spadek 

udziału COGS odzwierciedla efekt skali, optymalizację procesu wytwarzania oraz przejście od profilu 

kosztowego typowego dla wczesnej komercjalizacji w kierunku bardziej dojrzałego modelu 

farmaceutycznego.  

• Koszty sprzedaży, ogólnego zarządu i administracji, czyli SG&A, również maleją jako procent przychodów 

— z 41,36% w pierwszym roku sprzedaży do 21,22% w okresie stabilizacji modelu. Oznacza to, że w 

modelu założono wysokie początkowe nakłady komercyjne i organizacyjne, które następnie ulegają 

relatywnemu obniżeniu wraz ze wzrostem skali przychodów.  

• Koszty badań i rozwoju, czyli R&D, zostały przyjęte na stałym poziomie 11,0% przychodów w całym 

okresie prognozy. Założenie to wskazuje, że Spółka utrzymuje istotny poziom nakładów rozwojowych 

również po rozpoczęciu komercjalizacji, jednak ich relacja do przychodów pozostaje stabilna. 

• W zakresie planowanych umów dotyczących licencjonowania własności intelektualnej oraz współpracy 

rozwojowej przyjęto, że opłaty licencyjne będą wynosić 5% osiąganych przychodów. 
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Prognozowany poziom kosztów operacyjnych, 2036 – 2046, (mln USD) 

 
Źródło: Opracowanie własne DM INC 

• Stawkę podatku CIT ustalono na poziomie 21% stosownie do standardów amerykańskich 

• Założenia dotyczące kapitału obrotowego oparto na uproszczonym podejściu do cyklu rozliczeń. Po 

stronie należności przyjęto poziom odpowiadający 30 dniom przychodów, natomiast po stronie 

zobowiązań — 30 dniom kosztów operacyjnych.  

Prognozowany poziom kapitału obrotowego netto, 2036-2046, (mln USD) 

 

Źródło: Opracowanie własne DM INC 

• Do momentu rozpoczęcia sprzedaży komercyjnej zakłada się, że ponoszone nakłady są ujmowane 

bezpośrednio w kosztach okresu, w którym zostały poniesione. 
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• Wartość spółki/projektu oszacowano z wykorzystaniem metody zdyskontowanych wolnych 

przepływów pieniężnych (FCFF), bazując na prognozach finansowych przedstawionych we 

wcześniejszej części raportu.  

Prognozowany poziom CAPEX, 2026-2035, (mln USD) 

2026 2027 2028 2029 2030 2031 2032 2033 2034 2035 

7 7 13 13 13 13 39 39 39 39 

Źródło: Opracowanie własne DM INC 

• Planowane nakłady na prace rozwojowe (CAPEX) zostały ujęte w modelu w okresie 2026–2035, 

poprzedzającym zakładany moment rozpoczęcia komercjalizacji w 2036 r. Łączna wartość tych 

nakładów w analizowanym horyzoncie została oszacowana na 222 mln USD. 

3.1.6. Założenia dotyczące poziomu zysku operacyjnego i jego rentowności 

• W okresie 2026–2035 projekt znajduje się nadal na etapie rozwoju. W tym czasie Spółka ponosi 

nakłady związane z dalszymi pracami rozwojowymi, przy jednoczesnym braku przychodów 

operacyjnych. W konsekwencji wynik EBIT pozostaje ujemny. 

• W latach 2036–2041 następuje przejście do fazy komercyjnej. Wraz z rozpoczęciem sprzedaży rośnie 

skala działalności, a struktura kosztów dostosowuje się do zwiększającego się poziomu przychodów. 

EBIT osiąga maksymalną wartość na poziomie 3 019 mln USD, natomiast marża EBIT stopniowo 

zwiększa się do 34,2%. Po osiągnięciu tego poziomu marża pozostaje stabilna do końca okresu objętego 

prognozą. 

• W latach 2042–2046 wynik EBIT zaczyna stopniowo się obniżać. Spadek ten wynika przede wszystkim 

ze zmniejszających się przychodów, na które wpływ mają nasilająca się presja konkurencyjna oraz 

ograniczająca się liczba pacjentów możliwych do objęcia terapią. 

Prognozowany poziom EBIT oraz marży EBIT, 2026-2046, (mln USD) 

 
Źródło: Opracowanie własne DM INC 
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3.1.7. Założenia dotyczące prawdopodobieństwa sukcesu klinicznego (PoS) 

• Skumulowane prawdopodobieństwo sukcesu (PoS) zastosowano w modelu w celu odzwierciedlenia 

ryzyka przechodzenia projektu przez kolejne etapy rozwoju, począwszy od obecnej fazy przedklinicznej 

Spółki.  

• Poziomy PoS przyjęte w wycenie zostały oparte na informacjach przekazanych przez Spółkę oraz 

zweryfikowane z danymi rynkowymi, w szczególności z raportem „Clinical Development Success Rates 

and Contributing Factors”, 2011–2020, dotyczącym m.in. chorób rzadkich. 

• Przepływy pieniężne zostały ważone prawdopodobieństwem właściwym dla etapu rozwoju, od 

którego zależy ich realizacja.  

• W modelu przyjęto następujące poziomy skumulowanego PoS: 
 

etap przedkliniczny – 100%, 

połączone fazy I/II – 72%, 

faza III – 12,5%, 

finalne dopuszczenie terapii do obrotu – 5,7%. 

 

Skumulowane PoS i jego wpływ na przepływy pieniężne (2026-2040) 

 

Źródło: Opracowanie własne DM INC na podstawie danych publicznych i raportu rynkowego „Clinical Development Success Rates and 

Contributing Factors”, 2011–2020 

• Ze względu na przyjęte założenie prowadzenia połączonego badania faz I/II, ryzyko związane z tym 

etapem zostało ujęte w modelu w sposób skumulowany.  

• Ponieważ Spółka znajduje się obecnie na etapie przedklinicznym, przepływy poprzedzające 

rozpoczęcie fazy I zostały przyjęte z prawdopodobieństwem 100%.  

• Od momentu zakładanego rozpoczęcia komercjalizacji, tj. od 2036 r., przepływy pieniężne związane ze 

sprzedażą terapii zostały ważone finalnym skumulowanym PoS na poziomie 5,7%. 
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3.1.8. Wycena metodą DCF 

mln USD 2026 2027 2028 2029 2030 2031 2032 2033 2034 2035 2036 

EBIT  (7)  (7)  (13)  (13)  (13)  (13)  (39)  (39)  (39)  (39) 17 

Podatek 0 0 0 0 0 0 0 0 0 0 4 

NOPAT (7) (7) (13) (13) (13) (13) (39) (39) (39)  (39) 13 

Nakłady na KON           1,4 

FCFF  (7)  (7)  (13)  (13)  (13)  (13)  (39)  (39)  (39)  (39) 12 
Prawdopodobieństwo sukcesu 
(PoS) 100,0% 100,0% 72,0% 72,0% 72,0% 72,0% 12,5% 12,5% 12,5% 12,5% 5,7% 

PoS FCFF (7,0) (7,0) (9,4) (9,4) (9,4) (9,4) (4,9) (4,9) (4,9) (4,9) 1 

Współczynnik dyskontowy 1,1 1,2 1,4 1,5 1,7 2,0 2,2 2,5 2,8 3,1 3,5 

Zdyskontowany FCFF (6,5) (5,7) (6,8) (6,1) (5,4) (4,8) (2,2) (2,0) (1,7) (1,6) 0,2 

            

  2037 2038 2039 2040 2041 2042 2043 2044 2045 2046  

EBIT 278 977 1 873 2 715 3 019 2 677 2 449 2 197 1 935 1 578  
Podatek 58 205 393 570 634 562 514 461 406 331  

NOPAT 219 772 1 479 2 145 2 385 2 115 1 934 1 736 1 529 1 247  

Nakłady na KON 21,7 58,2 74,7 70,2 25,3 (28,5) (19,1) (20,9) (21,9) (29,7)  

FCFF 198 713 1 405 2 075 2 360 2 144 1 953 1 757 1 551 1 277  
Prawdopodobieństwo sukcesu 
(PoS) 5,7% 5,7% 5,7% 5,7% 5,7% 5,7% 5,7% 5,7% 5,7% 5,7%  

PoS FCFF 11 41 80 118 135 122 111 100 88 73  
Współczynnik dyskontowy 4,0 4,5 5,0 5,7 6,4 7,2 8,1 9,1 10,2 11,5  

Zdyskontowany FCFF 2,8 9,1 15,9 20,9 21,1 17,0 13,8 11,0 8,6 6,3  

            

Suma zdyskontowanych FCFF 83,9           

Wartość rezydualna 580           
Stopa wzrostu przychodów po 
okresie szczegółowej prognozy 0%           
Zdyskontowana wartość 
rezydualna 50           

Enterprise Value 134           

Dyskonto za brak płynności 25%           

Wartość kapitału własnego 104,6           

• Wartość końcową określono przy założeniu zerowego realnego tempa wzrostu w długim okresie oraz 

CAPEX na poziomie odpowiadającym amortyzacji.  

• W celu odzwierciedlenia ograniczonej płynności przedmiotu wyceny, zastosowano dyskonto w 

wysokości 25% oraz skorygowano o różnicę czasową pomiędzy początkiem okresu prognozy a datą 

wyceny na dzień 30.04.2026, z wykorzystaniem kosztu kapitału własnego. 

• Wartość kapitału własnego według wyceny na 30.04.2026 wyznaczono na poziomie 104,6 mln USD. 

3.1.9. Założenia dotyczące stopy dyskontowej i kosztu kapitału własnego 

• Do dyskontowania przepływów przyjęto stopę WACC, która — z uwagi na brak założenia docelowego 

udziału zadłużenia w strukturze finansowania — została utożsamiona z kosztem kapitału własnego. 

• Koszt ten wyznaczono zgodnie z modelem CAPM i przyjęto na poziomie 12,55%.  

• Przy kalkulacji kosztu kapitału własnego uwzględniono stopę wolną od ryzyka wyznaczoną na podstawie 

rentowności 10-letnich obligacji skarbowych USA denominowanych w dolarze amerykańskim. 
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• Premia za ryzyko rynkowe została określona w oparciu o dane i analizy publikowane przez A. 

Damodarana. 

• Wpółczynnik beta został przyjęty w wysokości 1. Prognozujemy brak założenia docelowego udziału 

zadłużenia w strukturze finansowania. 

• Ze względu na charakter analizowanego przedsięwzięcia, w stopie dyskontowej uwzględniono 

dodatkową premię za ryzyko w wysokości 3,5%. Miała ona za zadanie odzwierciedlić fakt, że realizacja 

przyjętych prognoz zależy od szeregu czynników obarczonych istotną niepewnością. Dotyczy to przede 

wszystkim dostępności finansowania w kolejnych etapach rozwoju, powodzenia jednej kluczowej 

terapii, tempa i zakresu jej przyjęcia przez rynek, działań podmiotów konkurencyjnych oraz ograniczonej 

przejrzystości danych stanowiących podstawę części założeń finansowych. 

 

3.1.10. Rynkowe transakcje porównawcze 

 
Źródło: Opracowanie własne DM INC na podstawie publicznie dostępnych informacji o porównywalnych transakcjach oraz benchmarkach 
rynkowych 
 

• Przeanalizowane transakcje obejmują wybrane porozumienia strategiczne dotyczące platform 

biotechnologicznych oraz programów terapeutycznych rozwijanych w obszarze neurologii, RNA, 

oligonukleotydów i terapii genowych. Zestawienie obejmuje zarówno aktywa przedkliniczne, jak i 

bardziej zaawansowany program w chorobie Huntingtona, co pozwala ocenić wpływ etapu rozwoju oraz 

poziomu odryzykowania klinicznego na parametry transakcyjne. 

• Transakcje dotyczące platform przedklinicznych wskazują, że duże spółki farmaceutyczne są skłonne 

angażować istotne płatności początkowe już na wczesnym etapie rozwoju, jeżeli technologia posiada 

strategiczne znaczenie oraz potencjał zastosowania w wielu programach lub wskazaniach 

neurologicznych. W analizowanych przykładach płatności upfront dla platform i programów 

przedklinicznych mieściły się zasadniczo w przedziale od ok. 42 mln USD do 100 mln USD, przy 

deklarowanych wartościach headline sięgających od ok. 1,2 mld USD do ok. 1,8 mld USD. 

• Istotnym punktem odniesienia pozostaje również transakcja Novartis / PTC518, dotycząca aktywa w 

chorobie Huntingtona znajdującego się w fazie II badań klinicznych. Jej znacząco wyższe parametry 

finansowe pokazują, że uzyskanie danych klinicznych u ludzi może prowadzić do istotnego wzrostu 

wartości programu. Transakcja ta nie powinna być traktowana jako bezpośrednio porównywalna z 
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aktywem przedklinicznym, lecz jako przykład potencjalnego wzrostu wyceny po dalszym ograniczeniu 

ryzyka klinicznego. 

• Z perspektywy multiQure™ kluczowe znaczenie ma sposób pozycjonowania projektu. Jeżeli multiQure™ 

jest analizowany nie jako pojedyncze aktywo przedkliniczne, lecz jako platforma RNAi ukierunkowana 

na choroby związane z ekspansją powtórzeń CAG / polyQ, z potencjałem zastosowania w kilku 

wskazaniach, jego profil jest szerszy niż klasycznego jednowskazaniowego programu orphan. W takim 

ujęciu przedział wartości rzędu 80–100 mln USD znajduje potwierdzenie w ekonomice obserwowanej 

w ostatnich transakcjach dotyczących platform przedklinicznych, a jednocześnie pozostawia istotny 

potencjał wzrostu względem wycen rynkowych bardziej zaawansowanych spółek skoncentrowanych na 

chorobie Huntingtona. 

• Podsumowując, analizowane transakcje nie stanowią samodzielnej podstawy do bezpośredniego 

wyznaczenia wartości multiQure™, ze względu na różnice w strukturach transakcji, etapie rozwoju oraz 

zakresie ujawnionych warunków finansowych. Stanowią jednak użyteczny rynkowy punkt odniesienia 

dla oceny racjonalności wyników wyceny. W świetle obserwowanego zakresu płatności upfront, 

szerszego potencjału platformy multiQure™ oraz jej możliwego zastosowania w więcej niż jednym 

wskazaniu terapeutycznym, wynik wyceny DCF na poziomie 104,6 mln USD można uznać za racjonalny 

i zasadniczo spójny z dostępnymi benchmarkami rynkowymi. Wartość ta znajduje się nieco powyżej 

orientacyjnego przedziału 80–100 mln USD, co może być uzasadnione platformowym charakterem 

projektu oraz potencjałem dalszego wzrostu wartości w przypadku postępu prac rozwojowych i 

ograniczenia ryzyka klinicznego. 

4. Wybrane czynniki ryzyka 

 

1) Ryzyko związane z przyjętymi założeniami do modelu przychodowego 

Wycena multiQure™ została oparta na szeregu założeń dotyczących przyszłej komercjalizacji terapii, w tym 

wielkości populacji pacjentów, poziomu kwalifikacji do terapii genowej, tempa penetracji rynku, cen terapii oraz 

udziału Spółki w rynku USA i Europy. Istnieje ryzyko, że faktyczna liczba pacjentów, poziom refundacji, tempo 

adopcji lub cena możliwa do uzyskania będą niższe od przyjętych w modelu, co mogłoby istotnie obniżyć 

przychody, przepływy pieniężne oraz wartość wyceny DCF. 

2) Ryzyko fazy 1/2 

Projekt znajduje się obecnie na etapie przedklinicznym, a dotychczasowa walidacja opiera się głównie na danych 

laboratoryjnych oraz badaniach na modelach zwierzęcych. Wyniki przedkliniczne nie muszą przełożyć się na 

bezpieczeństwo i skuteczność terapii u ludzi. Brak potwierdzenia mechanizmu działania, selektywności allelicznej 

lub trwałości efektu terapeutycznego w badaniach klinicznych może istotnie ograniczyć wartość projektu. 

4) Ryzyko bezpieczeństwa terapii RNAi i efektów off-target 

Technologia multiQure™ zakłada selektywne wyciszanie zmutowanego allelu poprzez celowanie w ekspansje 

CAG. Istnieje ryzyko, że terapia będzie oddziaływać również na inne transkrypty zawierające podobne sekwencje 

lub nadmiernie obniżać ekspresję prawidłowego allelu HTT. Wystąpienie efektów off-target lub niekorzystnych 

skutków neurologicznych, molekularnych bądź immunologicznych może prowadzić do ograniczenia dawki, 

dodatkowych badań lub wstrzymania rozwoju programu. 

5) Ryzyko związane z trwałym mechanizmem działania terapii genowej 

Zakładany długotrwały efekt terapeutyczny może stanowić przewagę kliniczną, ale jednocześnie zwiększa wagę 

ryzyka bezpieczeństwa. W przypadku wystąpienia działań niepożądanych możliwość szybkiego odwrócenia 

efektu terapii może być ograniczona. Ryzyko to może wpływać na ocenę regulatorów, dobór dawki, projekt 

badań klinicznych oraz akceptację terapii przez lekarzy i pacjentów. 
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6) Ryzyko związane z systemem dostarczania terapii i wektorami wirusowymi 

Technologia oparta na wektorach wirusowych wiąże się z ryzykiem immunogenności, trudności w uzyskaniu 

odpowiedniej dystrybucji w ośrodkowym układzie nerwowym oraz ograniczeń związanych z metodą podania. 

Jeżeli procedura okaże się bardziej złożona, kosztowna lub mniej skalowalna niż zakładano, może to ograniczyć 

liczbę ośrodków zdolnych do stosowania terapii oraz spowolnić jej adopcję rynkową. 

7) Ryzyko regulacyjne i ryzyko ścieżki rozwoju klinicznego 

Model zakłada określony harmonogram rozwoju, w tym możliwość prowadzenia połączonych faz I/II oraz 

potencjalnej komercjalizacji po określonym czasie od pierwszego podania terapii pacjentom. Istnieje ryzyko, że 

regulatorzy będą wymagać szerszego programu badań, większej liczby pacjentów, dłuższej obserwacji 

bezpieczeństwa lub pełnej fazy III przed dopuszczeniem terapii do obrotu. Może to zwiększyć koszty i przesunąć 

moment osiągnięcia przychodów. 

8) Ryzyko związane z wykorzystaniem ścieżki ATMP-HE lub wcześniejszego zastosowania u pacjentów 

Możliwość wcześniejszego zastosowania terapii u wybranych pacjentów może stanowić potencjalny katalizator 

wartości, ale jest obarczona istotną niepewnością prawną, regulacyjną, medyczną i organizacyjną. Nie można 

wykluczyć, że ścieżka ta będzie ograniczona, opóźniona lub że uzyskane dane nie zostaną uznane przez 

regulatorów za wystarczające do wsparcia dalszego rozwoju klinicznego. 

9) Ryzyko kosztów rozwoju klinicznego i przekroczenia budżetu 

Wycena zakłada określone koszty etapu przedklinicznego, połączonych faz I/II oraz fazy III. Rzeczywiste koszty 

mogą być wyższe w przypadku konieczności rozszerzenia badań, zwiększenia liczby pacjentów, prowadzenia 

badań w większej liczbie krajów lub wykonania dodatkowych analiz bezpieczeństwa i CMC. Przekroczenie 

budżetu może zwiększyć zapotrzebowanie na finansowanie i obniżyć wartość kapitału własnego. 

10) Ryzyko dostępności finansowania dalszego rozwoju 

multiQure™ jest projektem przedkomercyjnym, który do momentu rozpoczęcia sprzedaży nie generuje 

przychodów, natomiast wymaga istotnych nakładów na badania, produkcję, dokumentację regulacyjną i rozwój 

organizacyjny. Brak możliwości pozyskania finansowania w odpowiedniej wysokości, terminie lub na 

akceptowalnych warunkach może skutkować opóźnieniem, ograniczeniem albo wstrzymaniem programu 

rozwojowego. 

11) Ryzyko produkcyjne, CMC i skalowania wytwarzania 

Rozwój terapii genowych wymaga spełnienia rygorystycznych wymogów jakościowych i produkcyjnych. Istnieje 

ryzyko trudności w skalowaniu produkcji wektorów, zapewnieniu odpowiedniej czystości, stabilności i 

powtarzalności produktu oraz spełnieniu wymogów GMP. Problemy produkcyjne lub CMC mogą opóźnić badania 

kliniczne, zwiększyć koszty lub ograniczyć dostępność terapii po komercjalizacji. 

12) Ryzyko konkurencji technologicznej i klinicznej 

Rynek terapii choroby Huntingtona oraz chorób neurodegeneracyjnych jest obszarem intensywnego rozwoju. 

Konkurencyjne programy, w tym bardziej zaawansowane terapie genowe, RNA, ASO lub inne podejścia 

modyfikujące przebieg choroby, mogą szybciej uzyskać pozytywne dane kliniczne lub rejestrację. Sukces 

konkurencyjnych terapii może ograniczyć udział multiQure™ w rynku, obniżyć możliwe do uzyskania ceny oraz 

zmniejszyć atrakcyjność projektu dla partnerów strategicznych. 

13) Ryzyko refundacyjne, cenowe i dostępu do rynku 

W modelu przyjęto określone ceny terapii na rynku USA i Europy. Terapie genowe są produktami 

wysokokosztowymi, a ich komercjalizacja wymaga akceptacji płatników publicznych i prywatnych. Istnieje ryzyko, 
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że płatnicy będą wymagać dodatkowych danych klinicznych, ograniczać populację kwalifikowaną do leczenia, 

negocjować niższe ceny albo uzależniać płatności od efektów terapeutycznych. Może to istotnie obniżyć 

przychody względem modelu. 

14) Ryzyko wielkości populacji docelowej i kwalifikacji pacjentów 

Choroba Huntingtona jest chorobą rzadką, a faktyczna liczba pacjentów kwalifikujących się do terapii genowej 

może być niższa od założeń modelowych. Kwalifikację mogą ograniczać stadium choroby, stan neurologiczny, 

przeciwwskazania do procedury podania, obecność przeciwciał przeciwko wektorowi, kryteria refundacyjne lub 

dostępność wyspecjalizowanych ośrodków. Niższa populacja adresowalna przełożyłaby się bezpośrednio na 

niższy potencjał przychodowy. 

15) Ryzyko zależności wartości projektu od jednego głównego programu 

Chociaż multiQure™ posiada potencjał platformowy, najbardziej zaawansowanym programem pozostaje terapia 

choroby Huntingtona. W praktyce bieżąca wartość projektu jest w znacznym stopniu uzależniona od powodzenia 

tego jednego wskazania. Niepowodzenie programu HD, opóźnienie badań lub negatywne dane bezpieczeństwa 

mogłyby istotnie ograniczyć wiarygodność całej platformy oraz możliwość rozwoju kolejnych wskazań. 

16) Ryzyko platformowości i rozszerzenia na inne wskazania polyQ 

Wartość multiQure™ częściowo opiera się na potencjale zastosowania technologii w innych chorobach 

związanych z ekspansją CAG, takich jak DRPLA, SCA3 czy SCA7. Istnieje jednak ryzyko, że mechanizm działania nie 

przełoży się automatycznie na inne wskazania, które mogą różnić się biologią choroby, lokalizacją zmian 

neurodegeneracyjnych, populacją pacjentów i wymaganiami regulacyjnymi. Każde dodatkowe wskazanie będzie 

wymagało odrębnej walidacji. 

17) Ryzyko własności intelektualnej, licencji i ochrony patentowej 

Wartość multiQure™ jest istotnie uzależniona od ochrony własności intelektualnej dotyczącej cząsteczek kwasów 

nukleinowych, kaset ekspresyjnych, wektorów oraz zastosowań terapeutycznych. Istnieje ryzyko 

zakwestionowania ważności patentów, ograniczenia zakresu ochrony, sporów dotyczących praw do technologii 

lub konieczności uzyskania dodatkowych licencji. Materializacja tego ryzyka mogłaby ograniczyć możliwość 

komercjalizacji, partneringu strategicznego lub dalszego rozwoju platformy. 
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5. Zastrzeżenia prawne 

 

INFORMACJE ORAZ ZASTRZEŻENIA DOTYCZĄCE CHARAKTERU MATERIAŁU ANALITYCZNEGO:  

Niniejszy raport (dalej również: opracowanie, dokument, analiza, materiał analityczny) został przygotowany na 

zlecenie Pure Biologics S.A. z siedzibą we Wrocławiu, w związku z czym nie został przygotowany zgodnie z 

wymogami prawnymi zapewniającymi niezależność badań inwestycyjnych i że nie podlega żadnym zakazom w 

zakresie rozpowszechniania badań inwestycyjnych.  

Niniejszy raport stanowi publikację handlową w rozumieniu art. 36 ust. 2 Rozporządzenia delegowanego Komisji 

(UE) 2017/565 z dnia 25 kwietnia 2016 r. uzupełniającego dyrektywę Parlamentu Europejskiego i Rady 

2014/65/UE w odniesieniu do wymogów organizacyjnych i warunków prowadzenia działalności przez firmy 

inwestycyjne oraz pojęć zdefiniowanych na potrzeby tej dyrektywy. 

Dokument może być przeznaczony dla klientów profesjonalnych i instytucjonalnych Domu Maklerskiego INC S.A., 

jak również innych klientów Domu Maklerskiego INC S.A. upoważnionych do otrzymywania raportów 

analitycznych w oparciu o zawarte umowy. Niniejszy raport, przy wykorzystaniu medialnych kanałów dystrybucji 

może dotrzeć również do innych podmiotów. Fakt otrzymania niniejszego raportu nie oznacza, że jego odbiorcy 

będą traktowani jako klienci Domu Maklerskiego INC S.A.  

Dokument został sporządzony i udostępniony do dystrybucji przez Dom Maklerski INC S.A. Raport będzie 

publikowany na stronie internetowej Domu Maklerskiego INC S.A. oraz przekazywany indywidualnie do jego 

klientów. 

Data sporządzenia materiału: 19 maja 2026 r. 

Raport został po raz pierwszy udostępniony klientom Domu Maklerskiego INC S.A.: 20 maja 2026 r. (10:00). 

Raport może zostać po raz pierwszy udostępniony do ogółu odbiorców od: 10 maja 2026 r. (10:00). 

Od momentu publikacji majątkowe prawa autorskie do niniejszego raportu przysługują Domowi Maklerskiemu 

INC S.A.  

Niniejszy raport nie stanowi porady inwestycyjnej, prawnej, księgowej lub porady innego rodzaju, a Dom 

Maklerski INC S.A. nie ponosi odpowiedzialności za szkody wynikające lub związane z wykorzystaniem przez 

odbiorców danych przedstawionych w raporcie lub jakichkolwiek elementów raportu. Opracowanie nie stanowi 

reklamy ani nie stanowi oferty lub zaproszenia do subskrypcji lub zakupu instrumentów finansowych.  

Raport, ani żadna jego kopia, nie mogą być bezpośrednio lub pośrednio rozpowszechniane w Stanach 

Zjednoczonych, Kanadzie, Australii lub Japonii, ani przekazywane obywatelom lub rezydentom państwa, w 

którym jego dystrybucja może być prawnie ograniczona, co nie ogranicza możliwości publikacji raportu na 

stronach internetowych Emitenta, Domu Maklerskiego INC S.A. lub GPW. Osoby, które rozpowszechniają ten 

dokument powinny mieć świadomość konieczności stosowania się do takich ograniczeń.  

Osoby, które otrzymają niniejszy raport, a które w szczególności nie są klientami profesjonalnymi lub inwestorami 

kwalifikowanymi, przed podjęciem jakiejkolwiek decyzji inwestycyjnej na podstawie niniejszej analizy powinny 

zasięgnąć opinii niezależnego doradcy finansowego, aby uzyskać potrzebne i niezbędne wyjaśnienia dotyczące 

zawartości niniejszego opracowania.  

Przy sporządzeniu niniejszego raportu analitycznego Dom Maklerski INC S.A. nie uwzględniał indywidualnych 

potrzeb i sytuacji żadnego klienta. Dom Maklerski INC S.A. nie jest zobowiązany do zapewnienia, czy instrument 

lub instrumenty finansowe, których dotyczy raport są odpowiednie dla danego inwestora. Opinie analityka oraz 

wszelkie rekomendacje zawarte w raporcie nie stanowią porady inwestycyjnej, prawnej, księgowej czy 

podatkowej lub oświadczenia, że jakakolwiek strategia inwestycyjna jest adekwatna lub odpowiednia z względu 

na indywidualne okoliczności dotyczące klienta, jak również nie stanowią osobistej rekomendacji.  
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Inwestor powinien mieć świadomość, że każda decyzja inwestycyjna na rynku kapitałowym jest obarczona 

szeregiem ryzyk, które mogą finalnie skutkować poniesieniem przez niego straty finansowej. Stopa zwrotu z 

poszczególnych inwestycji może ulegać wahaniom w zależności od różnych czynników, na które inwestor nie 

będzie miał wpływu. Dlatego, klient podejmujący pojedynczą decyzję inwestycyjną powinien nie tylko sprawdzić 

aktualność i poprawność poszczególnych założeń dokonanych przez analityka w raporcie ale i dokonać 

niezależnej oceny i przeprowadzić własne analizy (bazujące także na innych scenariuszach niż przedstawione 

przez analityka) uwzględniając poziom akceptowalnego przez siebie ryzyka. Decydując się na aktywność na rynku 

kapitałowym, inwestor powinien uwzględniać, że struktura portfelowa inwestycji (dywersyfikacja inwestycji 

poprzez posiadanie więcej niż jednego instrumentu finansowego) może redukować ryzyko ekspozycji na 

poszczególny instrument przynoszący negatywną stopę zwrotu w danym okresie. Jednocześnie jednak, może to 

prowadzić do ograniczenia dodatniej stopy zwrotu jaką inwestor mógłby osiągnąć na pojedynczym instrumencie 

finansowym w danym okresie czasowym. Inwestor powinien być świadomy, że struktura portfelowa inwestycji i 

jakakolwiek strategia inwestycyjna dla rynku akcji nie gwarantuje osiągnięcia przez niego dodatniej stopy zwrotu 

i nie chroni go przed finalnym poniesieniem straty.  

Ostateczna decyzja w zakresie dokonania określonych transakcji / inwestycji w oparciu o raport, w szczególności 

nabycia lub zbycia instrumentu finansowego lub powstrzymania się od dokonania takich transakcji / inwestycji, 

należy wyłącznie do inwestora. 

W opinii Domu Maklerskiego INC S.A., niniejsze opracowanie zostało sporządzone z zachowaniem zasad 

metodologicznej poprawności i obiektywizmu na podstawie ogólnodostępnych informacji, które Dom Maklerski 

INC S.A. uważa za wiarygodne. Źródła informacji wykorzystane w rekomendacji to wszelkie dane na temat 

przedmiotowych instrumentów finansowych dostępne analitykowi, w tym m.in. raporty okresowe i bieżące 

spółki, raporty okresowe i bieżące podmiotów wykorzystanych do wyceny porównawczej, raporty branżowe, 

informacje prasowe, inne. Dom Maklerski INC S.A. nie gwarantuje jednak dokładności ani kompletności 

opracowania, w szczególności w przypadku gdy informacje, na których oparto rekomendacje okazały się 

niedokładne, niewyczerpujące lub nie w pełni odzwierciedlały stan faktyczny. Przedstawione prognozy są oparte 

wyłącznie o analizę przeprowadzoną przez Dom Maklerski INC S.A. bez uzgodnień ze spółkami ani z innymi 

podmiotami i opierają się na szeregu założeń, które w przyszłości mogą okazać się nietrafne. Dom Maklerski INC 

S.A. nie udziela żadnego zapewnienia, że podane prognozy się sprawdzą. Tym samym w opinii Domu 

Maklerskiego INC S.A. niniejszy dokument został sporządzony z zachowaniem należytej staranności i rzetelności. 

Dom Maklerski INC S.A. nie ponosi jednak odpowiedzialności za szkody poniesione w wyniku decyzji podjętych 

na podstawie informacji zawartych w niniejszym raporcie. Przy sporządzaniu raportu wykorzystano narzędzia 

sztucznej inteligencji (AI) w zakresie sporządzanych opisów i treści. Wszystkie dane liczbowe oraz sam model 

finansowy zostały przygotowane bezpośrednio przez analityka sporządzającego raport. 

Wszelkie opinie, prognozy i szacunki sformułowane w raporcie stanowią jedynie wyraz oceny analityka na dzień 

sporządzenia i mogą one być w każdej chwili, bez uprzedzenia zmienione. Dom Maklerski INC S.A. nie gwarantuje, 

że opinie i założenia dokonane przez analityka/analityków zawarte w niniejszym raporcie są zbieżne z innymi 

opracowaniami analitycznymi przygotowanymi przez Dom Maklerski INC S.A. Dom Maklerski INC S.A. dokonuje 

aktualizacji wydawanych raportów w zależności od sytuacji rynkowej oraz oceny analityka i częstotliwość takich 

aktualizacji nie jest określona.  

Ceny instrumentów finansowych wymienionych w dokumencie pochodzą z bieżących odczytów serwisu 

informacyjnego GPW lub innych serwisów (m.in. Bloomberg). Dane wskazujące ceny instrumentów finansowych 

użyte w raporcie mogły zostać wczytane do 1 dnia roboczego przed momentem zakończenia prac nad raportem.  

Raporty analityczne wydawane przez Dom Maklerski INC S.A. obowiązują przez okres 12 miesięcy od daty 

wydania lub do momentu zrealizowania kursu docelowego, chyba że w tym okresie zostaną zaktualizowane. 

Szczegółowy wykaz wszystkich opublikowanych przez Dom Maklerski INC S.A. raportów analitycznych 

(rekomendacji) w okresie ostatnich 12 miesięcy znajduje się w cyklicznym opracowaniu „Sprawozdanie z 

wykazem rekomendacji o charakterze ogólnym opublikowanych w okresie nie krótszym niż ostatnie dwanaście 

miesięcy” zawierającym m.in. podstawowe informacje na temat przedmiotu analiz oraz sposobu i daty 
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przekazania wspomnianych materiałów analitycznych. Przedmiotowe sprawozdanie znajduje się w serwisie 

informacyjnym Domu Maklerskiego INC S.A: https://dminc.pl 

6.1. DODATKOWE INFORMACJE, KTÓRE MOGĄ WPŁYWAĆ NA OBIEKTYWNOŚĆ SPORZĄDZONEGO 

MATERIAŁU ANALITYCZNEGO 

Raport został sporządzony przez Dom Maklerski INC S.A. na zlecenie Pure Biologics S.A. z siedzibą we 

Wrocławiu.   

Raport przed publikacją został ujawniony Pure Biologics S.A. oraz Dystrogen Gene Therapies, Inc.  w celu 

sprawdzenia zgodności ze zobowiązaniami prawnymi. Raport zawiera uwagi do treści zgłoszone przez Dystrogen 

Gene Therapies, Inc.   

Dom Maklerski INC S.A. otrzymał od Pure Biologics S.A. wynagrodzenie stałe z tytułu sporządzenia niniejszego 

raportu, określone w umowie dotyczącej sporządzenia raportu analitycznego. Analityk nie jest stroną 

jakiejkolwiek umowy zawartej z Pure Biologics S.A. i nie otrzymuje wynagrodzenia od Pure Biologics S.A. lub 

Dystrogen Gene Therapies, Inc. Wynagrodzenie przysługujące Analitykowi z tytułu sporządzenia raportu należne 

od Domu Maklerskiego INC S.A. nie jest bezpośrednio powiązane z transakcjami dotyczącymi usług maklerskich 

świadczonych przez Dom Maklerski INC S.A. na rzecz Pure Biologics S.A.   

Na moment publikacji raportu Pure Biologics S.A. jest w trakcie negocjacji z Domem Maklerskim umowy 

plasowania akcji i nie można wykluczyć, że w najbliższej przyszłości Pure Biologics S.A. i Dom Maklerski zawrą 

umowę w zakresie świadczenia usługi oferowania instrumentów finansowych, w której wynagrodzenie Domu 

Maklerskiego będzie zależne od wpływów Emitenta z emisji akcji. Pure Biologics S.A. było w przeszłości klientem 

Domu Maklerskiego w zakresie oferowania instrumentów finansowych. 

Dom Maklerski INC S.A. aby zapobiec konfliktom interesów lub nimi zarządzić wyznaczył bariery organizacyjne 

wymagane z punktu widzenia prawnego i nadzorczego, których przestrzeganie jest monitorowane przez 

Inspektora Nadzoru. Podstawowym dokumentem regulującym zarządzanie potencjalnym konfliktem interesu w 

Domu Maklerskim INC S.A. jest „Regulamin zarządzania konfliktami interesów w Domu Maklerskim INC S.A.”. 

Dom Maklerski INC S.A. stosuje wypracowane mechanizmy aby konflikty interesów były zarządzane przez bariery 

prawne oraz administracyjne mające na celu ograniczenie przepływu informacji pomiędzy jednostkami 

organizacyjnymi / poszczególnymi osobami zatrudnionymi w Domu Maklerskim INC S.A. lub innymi osobami. W 

szczególności struktura organizacyjna Domu Maklerskiego INC S.A. zapewnia organizacyjne oddzielenie od siebie 

Analityków od osób (zespołów) wykonujących czynności, które wiążą się z ryzykiem powstania konfliktu 

interesów oraz zapobiega powstawaniu konfliktów interesów, a w przypadku powstania takiego konfliktu 

umożliwia ochronę interesów Klienta przed szkodliwym wpływem tego konfliktu. Dom Maklerski INC S.A. dba o 

to, by nie istniała możliwość wywierania przez osoby trzecie jakiegokolwiek niekorzystnego wpływu na sposób 

wykonywania pracy przez Analityków. Dom Maklerski INC S.A. dba o to, by nie istniały żadne powiązania 

pomiędzy wysokością wynagrodzeń pracowników jednej jednostki organizacyjnej oraz wysokością wynagrodzeń 

pracowników innej jednostki organizacyjnej lub wysokością przychodów osiąganych przez tę inną jednostkę 

organizacyjną, jeżeli jednostki te wykonują czynności, które wiążą się z ryzykiem powstania konfliktu interesów.   

Analityk (analitycy) sporządzający niniejszy dokument otrzymuje wynagrodzenie stałe. Jednocześnie Zarząd 

Domu Maklerskiego INC S.A. ma prawo przyznać analitykowi wynagrodzenie premiowe. Dodatkowe 

wynagrodzenie może być pośrednio uzależnione od wyników pozostałych usług oferowanych przez Dom 

Maklerski INC S.A., jednak nie jest ono bezpośrednio uzależnione od wyników finansowych pochodzących ze 

świadczenia innych usług, które były lub mogły być uzyskiwane przez Dom Maklerski INC S.A. 

Dom Maklerski INC S.A. posiada wdrożony Regulamin świadczenia usługi sporządzania analiz inwestycyjnych, 

analiz finansowych oraz innych rekomendacji o charakterze ogólnym dotyczących transakcji w zakresie 

instrumentów finansowych w Domu Maklerskim INC S.A. DM INC ujawnia w treści sporządzanych raportów 

wszelkie powiązania i okoliczności, które mogłyby wpłynąć na obiektywność sporządzanych raportów.  
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Zakazane jest przyjmowanie przez Dom Maklerski INC S.A. lub Analityka korzyści materialnych lub 

niematerialnych (innych niż wynagrodzenie za sporządzenie raportu analitycznego) od podmiotów posiadających 

istotny interes w treści raportu, czy też proponowanie Emitentowi przez Dom Maklerski INC S.A. lub Analityka 

treści korzystnej dla tego Emitenta. Zakazane jest udostępnianie Emitentowi lub innym osobom niż Analitycy, 

raportu zawierającego treść zalecenia lub cenę docelową przed rozpoczęciem jego dystrybucji, w celach innych 

niż weryfikacja zgodności działania Domu Maklerskiego INC S.A. z jego zobowiązaniami prawnymi. 

Dom Maklerski INC S.A. nie ma obowiązku podejmowania jakichkolwiek działań, które miałyby spowodować, że 

instrumenty finansowe, będące przedmiotem analizy zawartej w niniejszym dokumencie będą wycenione przez 

rynek zgodnie z tezami zawartymi w niniejszym dokumencie.  

Inwestor powinien zakładać, że pracownicy Domu Maklerskiego INC S.A. lub pełnomocnicy oraz akcjonariusze, 

mogą posiadać długie lub krótkie pozycje w akcjach emitenta lub innych instrumentach finansowych 

powiązanych z akcjami emitenta, w szczególności dotyczy to sytuacji posiadania nie więcej niż 5% kapitału, i mogą 

dokonywać nimi transakcji również jako pełnomocnik. Każda z wyżej wymienionych osób mogła dokonać 

transakcji dotyczącej przedmiotowych instrumentów finansowych przed wydaniem niniejszej publikacji. 

Jednocześnie jednak przedmiotowe instrumenty z chwilą rozpoczęcia prac analitycznych (rozpoczęcia stałego 

monitoringu analitycznego przez analityka) są wpisywane na listę restrykcyjną dla pracowników Działu 

Doradztwa Inwestycyjnego i Analiz. Jednocześnie wskazuje się, że podmioty wchodzące w skład tej samej grupy 

kapitałowej co Dom Maklerski INC S.A., nie są na dzień sporządzeniu raportu w posiadaniu akcji emitenta. 

Zgodnie z najlepszą wiedzą Domu Maklerskiego, na moment publikacji raportu, pomiędzy Domem Maklerskim 

INC S.A. a Pure Biologics S.A. nie występują żadne inne powiązania, które byłyby znane sporządzającemu niniejszy 

raport. Inwestor powinien być jednak świadomym, że katalog ujawniania konfliktu interesu jest szeroki i w 

przyszłości mogą zajść sytuacje powstania potencjalnego konfliktu interesów, które nie zostały zidentyfikowane 

i ujawnione na moment publikacji przedmiotowego opracowania. W szczególności inwestor powinien zakładać, 

że Dom Maklerski INC S.A. może złożyć ofertę świadczenia usług spółce lub innym spółkom wymienionym w 

niniejszym raporcie. 

Dom Maklerski INC S.A. jest nadzorowany przez Komisję Nadzoru Finansowego. 

OPIS STANOWISK: 

Dom Maklerski INC S.A. 

ul. Arcybiskupa Antoniego Baraniaka 6, 61- 131 Poznań 

tel.: 61 845 50 00 

biuro@dminc.pl 

 

DZIAŁ DORADZTWA INWESTYCYJNEGO I ANALIZ  

Dr hab. Paweł Śliwiński, prof. nadzw. UEP 

Prezes Zarządu, Dyrektor Działu Doradztwa Inwestycyjnego i Analiz 

Doradca Inwestycyjny, Makler Papierów Wartościowych 

Pawel.Sliwinski@dminc.pl  

dr Albert Trąpczyński 

Makler Papierów Wartościowych 

Albert.Trapczynski@dminc.pl  

dr Maciej Kietliński, CIIA 

Doradca Inwestycyjny, Makler Papierów Wartościowych 

Maciej.Kietlinski@dminc.pl  
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