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Emcitate® beviljas Rare Pediatric Disease status av US FDA

Stockholm 18 november 2020. PledPharma AB (publ) (STO: PLED) meddelade i dag att amerikanska
ldkemedelsmyndigheten Food and Drug Administration (FDA) har beviljat bolagets ansékan om s k Rare Pediatric
Disease-status (RPD) - inriktad pa séllsynta barnsjukdomar - for dess ledande ldkemedelskandidat Emcitate®, for
behandling av MCT8-brist.

Emcitate ingar i PledPharmas projektportfolj efter forvarvet av Rare Thyroid Therapeutics (RTT) och &r under utveckling for
behandling av MCT8-brist, en ovanlig medfddd rubbning i kroppens transportsystem for skoldkdrtelhormon, som medfor
allvarliga konsekvenser och dér det idag inte finns nagon behandling. Omkring 1 av 70 000 man drabbas av MCT8-brist. En
framgangsrik fas IIb-studie har slutfrts och en registreringsgrundande studie férvéantas starta under Q4 2020. Emcitate har
sérlakemedelsstatus (Orphan Drug Designation, ODD) i bade EU och USA.

“Vi ar mycket glada 6ver att amerikanska FDA pa detta satt bekraftar allvaret med MCT8-brist och behovet av effektiva
terapier for att behandla denna allvarliga sjukdom. Detta &r ett vardefullt erkdnnande och vi ser fram emot att fortsatta arbeta
med FDA och andra regulatoriska myndigheter for att ta Emcitate till marknaden som den férsta behandlingen av MCT8-
brist.” sager Nicklas Westerholm, VD for PledPharma.

FDA beviljiar RPD till behandlingar for allvarliga eller livshotande sjukdomar som framst drabbar barn fran fodseln upp till 18
ar och som drabbar farre an 200 000 manniskor i USA. | samband med marknadsgodkannande kan sponsorer som har en
RPD ansdka om en s k US Rare Pediatric Disease Priority Review Voucher (PRV), som kan anvandas fér att fa en snabbare
FDA-granskning av en ansdkan for marknadsgodké&nnande fér en annan lékemedelskandidat inom vilken indikation som
helst, vilket forkortar tiden till lansering i USA. En PRV kan saljas eller dverforas till en annan sponsor. Fram till slutet av
2019 hade FDA utfardat 22 PRVs for s k Rare Pediatric Diseases dar 12 har sélts till andra sponsorer, med individuella
forséljningspriser fran 67 miljoner dollar till 350 miljoner dollar. Enligt villkoren for PledPharmas forvarv av RTT ska 50% av
den potentiella intakten fran en s&dan forsaljning av en PRV betalas till séljarna av RTT.

Fér mer information om "Rare Pediatric Disease Designation och Voucher Program”, se https://www.fda.gov/requlatory-
information/search-fda-quidance-documents/rare-pediatric-disease-priority-review-vouchers.

For ytterligare information, vanligen kontakta:
Nicklas Westerholm, VD PledPharma

Tel. +46 (0)73 354 20 62
Email: nicklas.westerholm@pledpharma.se

Informationen Idmnades, genom ovanstaende kontaktpersons férsorg, for offentliggérande den 2020-11-18, 15:00 CET.
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Om PledPharma

PledPharma &r ett lakemedelsutvecklingsbolag med en unik och integrerad Idkemedelsutvecklingskompetens som fokuserar
pa att forbattra behandlingen av allvarliga sjukdomstillstand med stort medicinskt behov. Aladote®ar en "first-in-class”
lakemedelskandidat som utvecklas for att reducera akuta leverskador till fdljd av paracetamolférgiftning. En proof of principle-
studie har framgangsrikt avslutats och utformningen av en registreringsgrundade fas II/lll-studie med syfte att anséka om
marknadsgodkannande i USA och EU har finaliserats genom diskussioner med l&kemedelsmyndigheterna FDA, EMA och
MHRA. Aladote har beviljats sarldkemedelsstatus i USA. Genom fdrvérvet av Rare Thyroid Therapeutics (RTT) inkluderar
den kliniska portféljen dven Emcitate®, for behandling av MCT8-brist, en sallsynt sjukdom med ett stort medicinskt behov och
ingen tillganglig behandling. En registreringsgrundande interventionsstudie (fas I1b/Ill) planeras starta under Q4 2020.
Emcitate har beviljats sarlakemedelsstatus i USA och Europa. Fas Ill-programmet POLAR med Iakemedelskandidaten
PledOx® avbréts under andra kvartalet 2020 i fortid. Resultat fran POLAR-programmet forvantas meddelas under fiarde
kvartalet 2020 och kommer att ligga till grund for huruvida fortsatt utveckling av PledOx ar motiverad, vilket i sa fall planeras
genom strategiska partnerskap. Bolaget planerar en namnéndring till Egetis Therapeutics AB dar beslut om antagande
kommer att tas pa en extra bolagsstamma den 11 december 2020.

PledPharma (STO: PLED) ar noterad pa Nasdaq Stockholms huvudlista (STO:PLED), sedan 31 oktober 2019. For mer
information, se www.pledpharma.se.

Om Emcitate®

Emcitate &r en av PledPharmas ledande ldkemedelskandidater i klinisk utveckling. Det behandlar MCT8-brist, som &r en
ovanlig medfédd rubbning i kroppens transportsystem for skoldkortelhormon, som medfér allvarliga konsekvenser och dar
det idag inte finns nagon behandling. Omkring 1 av 70 000 man drabbas av MCT8-brist. En framgangsrik fas |lb-studie har
slutfdrts och en registreringsgrundande studie forvantas starta under Q4 2020. Emcitate har sérlakemedelsstatus (Orphan
Drug Designation, ODD) i EU samt ODD och RPD i USA. En klinisk fas IIb-studie genomfordes med signifikanta och kliniskt
relevanta effekter. En registreringsgrundande fas I1b / lll-studie férvantas starta 2020.
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