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Nya langtidsdata bekraftar effekt och sakerhet vid
behandling med Emcitate® i patienter med MCT8-brist

Egetis Therapeutics AB (publ) (ticker: EGTX) tillkdnnagav idag att starka data frén 67 patienter som genomgdtt
[éngtidsbehandling i upp till 6 &r med féretagets ledande lGkemedelskandidat Emcitate (tiratricol) har publicerats i
Journal of Clinical Endocrinology & Metabolism.

Resultaten kommer fran en provarinitierad kohortstudie vid 33 kliniker som utforts av Erasmus Medical Center,
Rotterdam, Nederldnderna, dar effekten och sdkerheten av Emcitate (tiratricol) undersoktes hos 67 patienter
med MCT8-brist, en sallsynt medfédd stérning som orsakar problem med transport av skoldkortelhormon éver
cellmembran och som ger allvarliga konsekvenser dar det idag inte finns ndgon tillgdnglig behandling. Patienter
med mutationer i skdldkortelhormontransportéren MCT8 har kraftigt paverkad neurokognitiv utveckling och
funktionsnedsattning samt kronisk tyrotoxikos som leder till uttalad undervikt och kardiovaskular dysfunktion,
vilket leder till vasentligt forkortad livslangd. Ungefér 1 av 70 000 mén paverkas.

De 67 patienterna hade en medianalder pa 4,6 ar (intervall: 0,5-66 ar) och behandlades med tiratricol i upp till 6
ar, med en median pd 2,2 ar (intervall: 0,2-6,2 ar). Studiens primara effektmatt var férandringen i serum T3-
koncentration fran fore start av behandling till den senast tillgdngliga matningen. De forspecificerade sekundéra
effektmatten var kliniska komplikationer av kronisk perifer tyrotoxikos, inklusive forandring i kroppsvikt och
l&ngd, kardiovaskuldra symptom och biokemiska markérer som aterspeglar skoldkortelhormonstatus i organ
som lever, njure och muskler.

Det primara effektmattet - den genomsnittliga serum T3-koncentrationen - minskade signifikant frén fore start av
behandling, 4,58 (SD: 1,11) nmol/L, till 1,66 (0,82) nmol/L vid sista besoket; malniva: 1,4-2,5 nmol/L)
(genomsnittlig minskning 2,92 nmol/ L, 95% Cl 2,61-3,23 nmol/L, p<0,0001). Flera kliniskt relevanta och
signifikanta forbattringar rapporterades for sekundéra effektmatt. Kroppsvikt for &lder (Z-score) dverskred den
for obehandlade historiska kontroller (medelskillnad 0,72, 95% KiI: 0,36-1,09, p=0,0002). Genomsnittlig
hjartfrekvens for alder (Z-score) minskade (genomsnittlig minskning 0,64, 95% Cl: 0,29-0,89, p=0,0005).
Genomsnittliga SHBG-koncentrationen minskade frédn 245 (99) nmol/L fére behandling till 209 (92) nmol/L vid
sista besdket (genomsnittlig minskning 36 nmol/L, 95%Cl: 16-57, p=0,0008). Genomsnittliga kreatinin
koncentrationen 6kade fran 32 (11) umol/L fore behandling till 39 (13) umol/L vid sista bestket (genomsnittlig
6kning 7 umol/L, 95%Cl: 6-9, p <0,0001). Genomsnittliga CK-koncentrationen fordndrades inte signifikant. Inga
allvarliga lakemedelsrelaterade biverkningar rapporterades.

Long-term efficacy of T3 analogue Triac in children and adults with MCT8 deficiency: a real-life retrospective cohort
study: JCEM: Link

“Var studie bekréaftar de positiva resultaten fran den tidigare TRIAC Trial I-studien med tiratricol, och visar ocksa
att de fordelaktiga effekterna bibehalls dver tid, upp till sex ar. Den robusta effekten som ses for en rad viktiga
kliniska och biokemiska parametrar som lindrades varaktigt hos patienter med MCT8 -brist oavsett dlder stoder
tiratricols potential som behandling av denna sjukdom”, sager huvudférfattaren till artikeln, Dr Edward Visser,
MD, PhD, vid Academic Center for Thyroid Diseases, Erasmus Medical Center.

"Dessa data fran patienter behandlade i vardagen visar att behandlingen med tiratricol pa ett hallbart satt
forbattrar olika aspekter av perifer tyrotoxikos och understryker dess godartade sakerhetsprofil", sager
forstaforfattaren till artikeln, Ferdy van Geest, MD, vid Academic Center for Thyroid Disease, Erasmus Medical
Centrum.


https://academic.oup.com/jcem/advance-article/doi/10.1210/clinem/dgab750/6408637
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"Vi dr mycket glada 6ver att Erasmus Medical Center har publicerat dessa starka data pd Emcitates langsiktiga
effekt och sakerhet vid behandling av MCT8-brist, ett mycket sallsynt tillstand med ett betydande medicinskt
behov. Vi utvarderar for nérvarande hur dessa data kan anvandas i de kommande ansokningarna till
myndigheter i termer av Marketing Authorisation Application (MAA) i Europa och New Drug Application (NDA) i
USA, som en del i véra anstrangningar att gora Emcitate tillgéngligt for patienter éver hela vérlden som lider av
MCT8-brist”, séger Nicklas Westerholm, VD, Egetis Therapeutics.

En tidigare klinisk fas Il-studie (TRIAC I) publicerades i Lancet Diabetes & Endocrinology 2019 och visade kliniskt
relevanta och mycket signifikanta resultat efter ett drs behandling med tiratricol av patienter med MCT8-brist i
alla dldrar.

Rekrytering av patienter till den pagdende fas IIb/IlI-studien (TRIAC Trial II), som underséker neurokognitiva
effekter av tidigt insatt Emcitate (tiratricol) behandling av mycket unga (<30 manaders alder) forsokspersoner
med MCT8-brist fortlper val, och studierekryteringen férvéntas enligt plan bli fardigstalld under fjarde kvartalet
2021.

Emcitate har erhéllit sérlékemedelsstatus i badde EU i USA. En s k US Rare Pediatric Disease-status beviljades i
november 2020, vilket potentiellt berattigar till en Priority Review Voucher vid godkannande i USA och i oktober
2021 erholl produkten sa kallad fast track status fran FDA.

For ytterligare information, vanligen kontakta:
Nicklas Westerholm, VD, Egetis Therapeutics
Tel. +46 (0)73 354 20 62

Epost: nicklas.westerholm@egetis.com

Informationen l[dmnades, genom ovanstdende kontaktpersons forsorg, fér offentliggérande den 2021-10-25, 08:00
CET.

Om Egetis Therapeutics

Egetis Therapeutics &r ett innovativt, unikt och integrerat [akemedelsutvecklingsbolag, fokuserat pa projekt i sen
klinisk utvecklingsfas inom sarlédkemedelsomradet f6r behandling av allvarliga och séllsynta sjukdomar med
betydande medicinska behov. Emcitate ar en [dkemedelskandidat som utvecklas som den potentiellt forsta
behandlingen for patienter med MCT8-brist, en séllsynt sjukdom med ett stort medicinskt behov och ingen
tillgénglig behandling. En klinisk fas IIb-studie har genomforts med signifikanta och kliniskt relevanta
behandlingsresultat. En registreringsgrundande studie (fas IIb/Ill) startades i december 2020 da forsta patient
doserades och interimresultat férvantas under 2022. Emcitate har sérlakemedelsstatus i USA och Europa och
beviljades Rare Pediatric Disease-status i USA i november 2020. Aladote ar en "first-in-class” ldkemedelskandidat
som utvecklas for att reducera akuta leverskador till foljd av paracetamolforgiftning. En proof of principle-studie
har framgangsrikt avslutats och utformningen av en registreringsgrundande fas Il/lll-studie med syfte att ansdka
om marknadsgodkannande i USA och EU har finaliserats efter diskussioner med lakemedelsmyndigheterna FDA,
EMA och MHRA. Aladote har beviljats sarlékemedelsstatus i USA och forvantas vara berattigad till en
sarlakemedelsstatus i EU, for vilken en ansdkan skickats in under Q1 2021.

Egetis Therapeutics (STO: EGTX) dr noterad pa Nasdaq Stockholms huvudlista. For mer information, se
http://www.egetis.com.



http://www.egetis.com/
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Om MCT8-brist

MCT8-brist dr en ovanlig sjukdom som drabbar 1 av 70 000 m&n med betydande medicinskt behov dér det idag
inte finns nagon behandling. Skoldkortelhormoner ar essentiella for utveckling och kontroll av metabolismen i
de flesta typer av vavnader, vilket kraver transport 6ver cellmembran. En av nyckeltransportérerna av
skoldkortelhormon i kroppen 6ver cellmembran ar MCT8 (monokarboxylattransportér 8). Mutationer i genen for
MCTS, som sitter pa X-kromosomen, leder till MCT8-brist, dven kallat Allan Herndon Dudley Syndrome (AHDS),
vilket enbart drabbar man. MCT8-brist leder till problem med transport av skoldkortelhormon till olika typer av
celler inklusive hjarnan och dess nervceller samt skoldkortelhormonrubbningar. Avsaknad av skoldkortelhormon
i det centrala nervsystemet leder till kraftigt paverkad neurokognitiv utveckling och funktionsnedséattning. De
6kade nivaerna av cirkulerande skoldkortelhormon ar skadligt fér andra organ som hjarta, muskler, lever och
njurar vilket leder till kraftigt nedsatt kroppsvikt, kardiovaskular paverkan, somnbrist och muskelbrist. De flesta
patienter med MCT8-brist uppnar inte basala motoriska fardigheter sdsom att halla sitt eget huvud eller sitta. |
dagslaget finns inget godkant lakemedel for MCT8-brist.



