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ReTRIACt studiens design presenterades vid Annual Meeting of
the European Society for Paediatric Endocrinology

Stockholm, 25 september, 2023. Egetis Therapeutics AB (publ) (Nasdaq Stockholm: EGTX) meddelade idag att ReTRIACt studiens
design har presenterats som en poster vid 61st Annual Meeting of the European Society for Paediatric Endocrinology (ESPE 2023),
som arrangerades i Haag, Nederldnderna, 21-23 september, 2023. Hemmavard och patientbehov var viktiga aspekter i designen
for att gora det sa enkelt som mojligt for familjerna som deltar i studien. ReTRIACt-studien syftar till att studera effekterna av
tiratricolbehandling vid MCT8-brist, vilket ar en mycket sallsynt sjukdom som orsakar allvarliga funktionsnedsattningar.
Amerikanska Food and Drug Administration (FDA) har klassat studien som pivotal for ansékan om marknadsgodkannande for
tiratricol i USA.

Den patientcentrerade designen av ReTRIACt-studien har tagit hansyn till utmaningarna med att inkludera patienter fran sma
populationer som inte kan resa eller rora sig sjalvstandigt. Studien anvander sig av specialiserade hemsjukskoterskor och
hembaserad 6vervakningsteknik sa att den framst kan genomforas i patienternas hem. De forsta patienterna inkluderades i studien
under tredje kvartalet 2023 och den sista patienten beraknas inkluderas under 2023. Topline-resultat forvantas under forsta
halvaret 2024.

Nicklas Westerholm, VD pa Egetis, kommenterade: “Att studera sdllsynta sjukdomar dr en utmaning pd grund av smd
patientpopulationer. For den sdrbara patientpopulationen med MCTS8-brist finns det ytterligare utmaningar
orsakade av de funktionshinder som sjukdomen medfér. Det var en prioritet for oss att ReTRIACt-studien
utformades med att ha patienterna och deras vdrdare i Gtanke, i samarbete med en patientforening. Detta
ledde till betoningen av hemmavdrd som borde géra det mdjligt att inkludera fler patienter som ocksa slutfor
studien, samtidigt som man undviker onddiga avbrott i deras livskvalitet. Data fran ReTRIACt studien kommer
att stédja vdr ansokan om marknadsgodkdnnande for tiratricol i USA."

Posterns titel:
Effects of tiratricol treatment withdrawal in monocarboxylate transporter 8 (MCT8) deficiency: ReTRIACt trial

Forfattare:
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Om Egetis Therapeutics AB

Egetis ar ett innovativt och integrerat lakemedelsbolag, fokuserat pa projekt i sen klinisk utvecklingsfas for kommersialisering
inom sarldkemedelsomradet for behandling av allvarliga och sallsynta sjukdomar med betydande medicinska behov.

Emcitate ar Bolagets ledande lakemedelskandidat som utvecklas som den potentiellt forsta behandlingen for patienter med
MCT8-brist, en sallsynt sjukdom med ett stort medicinskt behov och ingen tillganglig behandling. En klinisk fas IIb-studie (Triac
Trial 1) samt en kohortstudie har genomforts med signifikanta och kliniskt relevanta behandlingsresultat pa skoldkortelhormon T3-
halter i serum och kliniskt relevanta sekundara effektmadtt. Som ett resultat av diskussioner med den europeiska
lakemedelsmyndigheten (EMA) avser Egetis att ansoka om marknadsgodkannande for Emcitate till EMA den 9 oktober 2023,
baserat pa befintliga kliniska data.

Efter dialog med FDA har Egetis paborjat en bekraftande randomiserad, placebokontrollerad studie pa 16 patienter for att verifiera
resultaten pa T3-nivaer i tidigare kliniska prévningar och publikationer. Egetis avser att ansoka om marknadsgodkannande (NDA) i
USA for Emcitate under mitten av 2024 under den ‘Fast Track Designation’ som FDA beviljat.

Emcitate har sarlakemedelsstatus (‘orphan drug designation’, ODD) i USA och EU for MCT8-brist och RTH-beta. MCT8-brist och
RTH-beta dr separata indikationer med distinkta patientpopulationer. | USA har Emcitate daven beviljats Rare Pediatric Disease
Designation (RPDD) vilket ger Egetis méjligheten att erhalla en Priority Review Voucher (PRV), efter marknadsgodkannande.
Aladote dr en "first-in-class” lakemedelskandidat som utvecklas for att reducera risken for akuta leverskador till foljd av
paracetamolforgiftning. En "proof of principle”-studie har framgangsrikt avslutats och utformningen av en registreringsgrundande
fas ll/Ill-studie, Albatross, med syfte att anséka om marknadsgodkannande i USA och Europa har slutforts efter diskussioner med
lakemedelsmyndigheterna i USA, EU och Storbritannien. Studiestart planeras efter att ansokningarna om marknadsgodkannande
for Emcitate har fullbordats. Aladote har beviljats sarldkemedelsstatus (ODD) i USA och EU.

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