GENEVAGEN

NYHETER FRAN COMBIGENE AB NUMMER 1« 2021




NYHETER FRAN COMBIGENE AB NUMMER 1 « Februari 2021

LEDARE

CombiGene
uppmdrksammar
Vdrldsepilepsidagen

M Den 8 februari var den arligt
aterkommande Varldsepilepsidagen.

For oss pa CombiGene var det ett naturligt
tillfalle att for en stund lyfta blicken fran
alla de detaljer som sammantaget utgor
vara utvecklingsprojekt och reflektera
Over varfor vi gor det vi gor. Svaret ar
enkelt och sjdlvklart. Alla pa CombiGene
ar besjdlade av viljan att gora varlden lite
battre genom att utveckla nya verksamma
genterapier med potential att forbattra
livet for manniskor som ar drabbade av
svara sjukdomar.

Vart epilepsiprojekt CGo1ar det av vara
projekt som kommit langst. Under 2021
kommer vi att fokusera pa de avslutande
delarna av det prekliniska programmet
med ambitionen att under 2022 inleda den
forsta studien i manniska.

Med anledning av Varldsepilepsidagen
agnar vi hela detta nummer av Genevdgen
at olika aspekter pa epilepsi.

Med basta halsningar dnskar jag dig en
trevlig lasning.

Jan Nilsson
vd

, Med anledning

av Varldsepilepsi-
dagen dgnar vi hela
detta nummer av
Geneudgen dt olika
aspekter pa epilepsi.
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Varldsepilepsi-
dagen!

M Vdrldsepilepsidagen dr ett event som framjar
medvetenheten om epilepsii mer dn 130 ldnder varje dr.

Den andra mdndagen i februari gar ménniskor vérlden dver
samman for att uppmdrksamma och belysa de problem som
mdnniskor med epilepsi, deras familjer och vardare star infor.

Dagen dr ett gemensamt initiativ fran
International Bureau for Epilepsi (IBE)
och International League Against
Epilepsi (ILAE) och de bada organisa-
tionerna uppmanar alla som pa ndgot
satt verkar inom epilepsiomradet att
uppmarksamma dagen. Information
om dagen hittar du har:
https://internationalepilepsyday.org

Internationell konsttavling

For att fira internationella epilepsi-
dagen 2020 holls en internationell
konsttavling, for alla dldrar, med temat
"Vanskap och inkludering”. Det fanns
tre kategorier - under 8 ar, mellan

8 och15ar samt16 ar och dldre.
Tavlingen var 6ppen for alla och de
vinnande bidragen kan ses har:
https://internationalepilepsyday.org/
art-competition-2020-entries/
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CombiGene presenterade pa
Svenska Epilepsiforbundets
webinarium
CombiGene dr genom epilepsiprojektet
CGo1 djuptinvolverat i problematiken
kring lakemedelsresistent fokal epi-
lepsi. Tidigare ar har professor Merab
Kokaia, en av CombiGenes vetenskap-
liga grundare, haft som tradition att
foreldsa om epilepsi pa stadsbiblioteket
i Lund. Pa grund av den pagaende
pandemin var detta inte mgjligti ar,
men CombiGene var dnda aktivt under
den viktiga dagen genom att Karin
Agerman, bolagets Chief Research &
Development Officer, talade vid Svens-
ka Epilepsiforbundets webinarium
under rubriken Ar genterapi en framtida
behandlingsform for epilepsi?

Lds gdrna intervjun med Karin
i detta nummer av Genevagen.
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Bolaget ar publikt och noterat pa
Nasdagq First North Growth Market.
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Hur det ar att leva

med epilepsi?

M Epilepsi dr en sjukdom som genom
sin oberdknelighet ofta paverkar
vardagen pa ett genomgripande

sdtt. Manga epileptiker talar om ett
forlorat oberoende och olika former
av inskrankningar i det dagliga livet.
Saker som tas for sjalvklara, som att
kora bil eller simmai en sjo, kan vara

omojliga for manniskor med epilepsi.

De ladkemedel som finns kan ocksa

ge oonskade effekter som gor livet
besvdrligare att leva.

| samband med Vérldsepilepsidagen
pratar flera personer om hur det &r
att leva med epilepsi. Du kan ta del av
deras beréttelser har:

https://internationalepilepsyday.
org/epilepsy-stories/
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Varldsepilepsidagen
uppmdirksammar varje ar utma-
ningarna manniskor med epilepsi,
deras familjer och vdrdare stdr infor.

Kdnda personer med epilepsi

B Aven om epilepsi kan innebdra
betydande inskrdnkningar i vardagen
finns det otaliga exempel pa att
manniskor med epilepsi pa olika sdtt
kan gora stora avtryck i saval samti-
den som historien.

Sokrates, Alexander den store, Julius
Caesar och Jeanne d’Arc hade samt-
liga epilepsi. Det finns ocksa manga
personer med konstnarlig inriktning
som hade epilepsi. Bland dem marks
bland annat méalarna Michelangelo
och Vincent Van Gogh samt forfat-

tarna Moliére, Lord Byron, Graham
Greene, Agatha Christie och den
kanske mest berémde av alla
forfattare Fjodor Dostojevskij.

Aven inom politikens och
krigens omrade finns
flera personer som

hade epilepsi,

bland dem den

ryske kejsaren

Peter den Store,
Napoleon Bona-

parte och Lenin.

Kdlla: https://epilepsi.ifokus.se/discussion/525219/kanda-personer-med-epilepsi
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Olika behandlingsm

M Det finns nagra olika alternativ for
att behandla epilepsi. Den vanligaste
terapiformen dr medicinering,

men dven kirurgi, stimulering av
vagusnerven och sa kallad termisk
ablation (laserbehandling) anvéands
dven om det sker i relativt begrdnsad
omfattning.

Behandling med lakemedel
Manga patienter med epilepsi kan

fa en god kontroll 6ver sin sjukdom
och leva normala liv genom daglig
medicinering. Dagens lakemedel
botar inte sjdlva sjukdomen, men kan
forebygga anfall. For att fa full effekt
av medicineringen dr det viktigt att
medicinen tas regelbundet varje dag
sd att halten av lakemedlet halls pd en
jamn niva 6ver dygnet.

Som med alla ldkemedel kan man fa
biverkningar av sin epilepsimedicin.

EUROPEISKA UNIONEN

Europeiska regionala utvecklingsfonden

Kirurgi kan vara ett alternativ

De allra flesta, cirka tva tredjedelar,

av de som medicinerar mot epilepsi
blir anfallsfria. Aven i stora delar av
den sista tredjedelen ses en tydlig
minskning av anfallens frekvens och
svarighetsgrad, men det finns en grupp
patienter som inte blir tillrackligt
hjalpta av medicineringen. Bland
dessa finns en mindre grupp patienter
som kan bli hjalpta av epilepsikirurgi,
vilket innebar att man opererar

bort den del av hjdarnan dar anfallen
uppkommer. | Sverige opereras cirka
50 personer om aret, men behovet
ansesvara avsevart storre.

Vagusnervstimulering (VNS)
VNS-behandling innebér att en
inopererad elektrod skickar elektriska
impulser till den vdnstra vagusnerven
i halsen, vilket bromsar den
nervcellsaktivitet som kan ge upphov

The CGo1 project has received funding from the European
Union's Horizon 2020 research and innovation programme
under grantagreement No 823282
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till epileptiska anfall. Malet med denna
behandling dr att minska antalet

anfall och reducera deras langd och
svarighetsgrad. VNS-behandling ar inte
ett alternativ till likemedelsbehandling
eller kirurgi utan ska ses som en
tillaggsbehandling till dessa terapier.

144

CombiGenes
ambition ar
att bidra till
utbudet av
tdnkbara
terapier.

Kdllor: https://epilepsi.se/om-epilepsi/behandling/

ligheter for epilepsi

Termisk ablation

Termisk ablation (laserbehandling)
paminner om epilepsikirurgi. Precis
som vid kirurgi ar malet att avldgsna
den del av hjdrnan dar de epileptiska
anfallen uppkommer, men i stéllet for
traditionell kirurgi anvdnds en betydligt
mindre invasiv laserbaserad teknik som
genom varme forstor de hjarnceller
som ger upphov till anfallen.

Annuingen godkind genterapi
CombiGenes ambition &r att bidra

till utbudet av tdnkbara terapier.
Epilepsiprojektet CGo1 befinner sigi sen
preklinisk fas. Ambitionen ar att inleda
den forsta studien i manniska 2022.
Det kliniska programmet kommer

som vid all lakemedelsutveckling vara
omfattande och noga reglerat, vilket
innebdr att en eventuellt godkand
genterapi fran CombiGene fortfarande
ligger flera r fram i tiden.

https://www.epilepsy.com/learn/treating-seizures-and-epilepsy/surgery/types-epilepsy-surgery/litt-

thermal-ablation
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Karin Agerman talade om genterapi vid
Svenska Epilepsiforeningens webinarium

B Svenska Epilepsiféreningen uppmdrksammade drets
Virldsepilepsidag med bland annat ett webinarium ddr en
rad aspekter pd epilepsi diskuterades. En av de inbjudna
talarna var Karin Agerman, CombiGenes Chief Research &
Develoment Officer. Genevdgen lyckades fa en kort pratstund
med Karin strax efter hennes presentation.

For en liten stund sedan presentera-
de du pa Svenska Epilepsiforening-
ens webinarium under rubriken Ar
genterapi en framtida behandlings-
form for epilepsi? Varfor var just du
inbjuden for att tala om detta?
"Stockholms epilepsiférbund har,

vad jag forstatt, foljt utvecklingen av
CombiGenes epilepsiprojekt CGo1
under en tid och de tyckte helt enkelt
att nu var en lamplig tidpunkt for att
hdra mer om vilken roll genterapi kan
komma att spela i framtida behandling
av patienter med epilepsi.”

Karin Agerman,
Chief Research and Development Officer

Vad var det viktigaste du ville for-
medla?

"En central del i min presentation var
att all lakemedelsutveckling ar svar,

att utvecklingsprocesserna ar hart
reglerade for att hela tiden halla fokus
pa savdl sakerhet som effekt, att det tar
lang tid att utveckla nya terapier och
att det inte finns nagra garantier for

att ett utvecklingsprojekt kommer att
bli framgangsrikt oavsett hur hart och
noggrant du arbetar.”

Varforvar detta
sa viktigt att framhdva?

"CombiGenes epilepsiprojekt har
utvecklats valdigt positivt sa har langt
och var ambition dr att inleda den
forsta studien i manniska 2022. Aven
om projektet har fortskridit enligt plan
sa har langt ar det viktigt att halla nagra
saker i minnet. Som jag sa tidigare finns
detinga garantier for att detta projekt
kommer att lyckas och dven om allt

gar precis som vi hoppas kommer det
att droja ett antal arinnan vi haren
godkdnd terapi pd marknaden. Jag vill
helt enkelt inte vicka forhoppningar
som vi sedan inte kan leva upp till."

Vilka andra omraden talade du om?

“Jagvar juinbjuden for att tala om
genterapi, sd det var det dmnet
som upptog storre delen av min

7?

Vart arbete
prdglas av
energi och
beslutsamhet.

presentation. Dels presenterade jag
genterapi i mer generella termer, hur
den teoretiska modellen ser ut, kan
man sdga, dels gick jag in mer specifikt
pa hur en terapi med CGo1 ar tankt

att fungera. Sedan forsokte jag ocksd
formedla den energi och beslutsamhet
som finns pa CombiGene. Vi ar ett litet
foretag dar alla ar fokuserade pa att
steg for steg fora vara projekt vidare.”

Alla nyheter
pa ett stdlle

Vivill gdrna delge dig sa
mycket som mojligt om
vad som hander i bolaget.
Med CombiGenes digitala
nyhetsbrev kan du ta

del av alla vara nyheter

- direkt fran kéllan.

Anmadlan for prenumera-
tion sker pa var webbplats
déar du registrerar den
e-postadress du 6nskar fa
nyheterna till. Det &r helt

Vad hédnde i CGO1-projektet under 2020?

B CombiGenes epilepsiprojekt
CGo1 avancerade i hogt tempo
under 2020. Under aret etablerade
vi en framtidssdkrad produktions-
plattform, slutforde tre prekliniska
studier med positiva resultat och
tecknade avtal om utvecklingen av
en optimerad lakemedelsadmini-
stration for denna unika genterapi.
Projektet ar darmed val positio-

S EUROPEISKA UNIONEN
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nerat for de avslutande prekliniska
studierna. Vi har sedan tidigare ocksa
paborjat forberedelserna for det kli-
niska programmet med ambitionen att
inleda den forsta studien i manniska
under 2022.

Karin Agerman
Chief Research and Development Officer

The CGo1 project has received funding from the European
Union's Horizon 2020 research and innovation programme
under grantagreement No 823282

kostnadsfritt, och du kan
enkelt avslutadin
prenumeration nar du vill.

Pa var webbplats finner
du dessutom finansiella
rapporter, pressmeddelan-
den och alla foregaende
nummer av Genevagen.
Allt bekvamt samlat pa
www.combigene.com

=

Anmadl dig har!
https://bit.ly/2wzacK4
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CombiGene -
The gene therapy explorer

CombiGene dr Nordens ledande genterapiféretag med ett
projekt som gdr mot kliniska studier och ett projekt i tidig
preklinisk fas. Genterapi har under de senaste dren haft en
snabb utveckling med flera godkdnda terapier och ett antal
stora foéretagsaffdrer. Under samma period har vi byggt upp en
unik kunskapsposition i Norden. Vart kunnande spénner éver
genterapins alla centrala omrdden: virusvektorer, prekliniska
studier inklusive biodistributions- och toxikologistudier,
utveckling av GMP-klassade tillverkningsmetoder,
uppskalning av produktionsvolymer och regulatoriskt arbete.

Det finns idag fd saker inom ldkemedelsutvecklingen som

dr lika spdnnande och lika lovande som genterapi och
CombiGene befinner sig pd mdnga sdtt i utvecklingens
framkant. Under arbetet med vart epilepsiprojekt CGo1 har vi
ndstan dagligen dragit nya ldrdomar, kommit till nya insikter
och ddrmed expanderat vart kunnande. Man skulle kunna
sdga att vi dr pd en expedition ddr vi utforskar genterapins
fantastiska mojligheter. Vi fortsdtter nu vdr resa med
ytterligare ett spdnnande projekt - lipodystrofiprojektet CGT2.
Ocksad hdr forvdntar vi oss skapa ny och vdrdefull kunskap i
takt med att vi utvecklar detta projekt vidare.

Sd det dr det vi ér - utforskare - och det dr dérfor vivalt att
kalla oss the gene therapy explorer.




