PRESSMEDDELANDE
Lund, 3 februari 2021

combiGene

Svar fran de svenska och brittiska ldkemedelsmyndig-
heterna konfirmerar CombiGenes plan for CG01:s
avslutande prekliniska studier

| december 2020 genomférde CombiGene separata moten med svenska lakemedelsverket
och dess brittiska motsvarighet MHRA (Medicines & Healthcare products Regulatory
Agency). Motena dgde rum efter det att de bada myndigheterna gatt igenom dokumenta-
tion avseende nuvarande status for CombiGenes epilepsiprojekt CGo1vad géller det prekli-
niska programmet och etablering av tillverkningsplattform samt utformningen av de pla-
nerade studierna inom toxikologi och biodistribution. Utover detta hade CombiGene ocksa
lamnat in en prelimindr version av utformningen av den forsta kliniska studien.

Bada myndigheterna har nu konfirmerat

CombiGenes uppldgg av studierna inom toxikologi

och biodistribution, vilket innebar att bolaget kan ga
vidare som planerat utan dndringar i utformningen

av studierna. De bada studierna berdknas inledas sa
snart det producerade CGo1-materialet har genomgatt
ordinarie kvalitetsgranskning. Myndigheterna gav
ocksa vardefulla rad angdende kommande GMP-
produktion och den férsta kliniska studien. CombiGene
kommer nu att fortsdtta diskussionerna med kliniker
som drintresserade av att vara delaktiga i den forsta
kliniska studien som &r planerad att inledas under
2022. Myndigheterna framholl ocksa mojligheten till
ytterligare mote nar CombiGene utarbetat ett mer
slutgiltigt studieprotokoll for den kliniska studien for
mer radgivning.

“Jag dr mycket n6jd med diskussionerna med de bada
ldkemedelsmyndigheterna”, sager Karin Agerman,
Chief Research and Development Officer pa
CombiGene. "Jag drocksd mycket glad 6ver mgjligheten
till fortsatt dialog med myndigheterna angdende det
kliniska studieprogrammet.”

Om CGo1

CGo1édr en genterapi som utvecklas for behandling av
lakemedelsresistent fokal epilepsi. Varje ar berdknas
cirka 47 ooo lakemedelsresistenta patienter med
dennatyp av epilepsi tillkomma i USA, EU4, UK,
Japan och Kina. CombiGene gor bedomningen att det
arrealistiskt att 10-20 procent av dessa patienter
skulle kunna behandlas med bolagets genterapi. Den
globala marknaden for lakemedelskandidaten CGo1
uppskattas till 750 - 1 500 miljoner USD arligen.

Om CombiGene AB

CombiGenesvision dr att erbjuda patienter som drabbats av svdra livsfordndrande
sjukdomar méjligheter till ett béttre livgenom nyskapande genterapier.
CombiGenes afférsidé dr att utveckla effektiva genterapier for allvarliga
sjukdomarsomidag saknar adekvata behandlingsmetoder. Forskningstillgdngar
tasinfranett ndtverk avexternaforskare och utvecklasvidare fram till klinisk
konceptverifiering. Likemedelskandidater forvanligt forekommande sjukdomar
kommer att samutvecklas och kommersialiseras genomstrategiska partnerskap,
medan CombiGene kan komma att driva utveckling ochkommersialisering iegen
regiforldkemedel somvdnder sig till begrdnsade patientpopulationer.
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