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Egetis planerar att lamna in ansokan om
marknadsgodkannande for Emcitate® till den europeiska
lakemedelsmyndigheten baserat pa befintliga kliniska
data

e Egetis konkluderar, baserat pd genomfdrda interaktioner med requlatoriska myndigheter, att
existerande data frén Triac Trial | och nyligen publicerade IGngtidsdata dr tillrédckliga for en
ansokan om marknadsgodkédnnande (Marketing Authorisation Application, MAA) i Europa

e [ochmed attalla kliniska data ddrmed redan finns tillgéingliga reduceras den kvarvarande
risken for Emcitate betydligt

e Uppdaterade tidslinjer for ansokan om marknadsgodkédnnande kommuniceras ndr det
fullstdndiga innehdllet i den regulatoriska dossiern har bekrdftats

e Fgetis hdller en telefonkonferens idag kl. 15:00 CET

Stockholm, 13 december 2021 - Egetis Therapeutics AB (publ) (Nasdag Stockholm: EGTX) tillkdnnagav idag att
foretaget konkluderat att de befintliga kliniska data fran Triac Trial I (Groeneweg et al. 2019), tillsammans med
data fran langtidsbehandling upp till sex ar av 67 patienter (van Geest et al. 2021) med Emcitate (tiratricol) ar
tillrdckliga for en ansékan om marknadsgodkannande till den europeiska ldkemedelsmyndigheten (EMA), for
behandling av MCT8-brist. Slutsatsen bygger pd det méte som genomfordes i forra veckan med berdrda
europeiska regulatoriska myndigheter (EMA’s rapportdr och bitrédande-rapportor). Alla kliniska data som behovs
foren ansokan om marknadsgodkannande och efterfdljande regulatorisk granskning ar saledes redan tillgangliga.
Den pagaende kliniska studien Triac Trial Il kommer att fortga for att ytterligare befdsta neurokognitiva effekter av
tidig intervention med Emcitate.

“Vi ar mycket ndjda med resultatet av den requlatoriska interaktionen, vilket ger oss en tydlig vdg till en ansékan
om marknadsgodkdnnande for requlatorisk granskning i Europa baserat pé befintliga kliniska data. | och med att
alla kliniska data dédrmed redan finns tillgdngliga reduceras den kvarvarande risken for Emcitate betydligt och det
skulle potentiellt ocksd kunna mdjliggdra att ansékan kan l[dmnas in tidigare én forvéntat. Detta dr en stor
majlighet for oss och de patienter i Europa som lider av MCT8-brist. Vi fér éiven parallellt dialoger med requlatoriska
myndigheter i andra regioner om deras syn pd dessa kliniska data och dess innebdrd for ansékningar for
marknadsgodkédnnande ivéra anstréngningar att géra Emcitate tillgdngligt for patienter sé snart som mdjligt.”
sdger Nicklas Westerholm, VD, Egetis Therapeutics.

Mot bakgrund av den reviderade regulatoriska strategin for ansékan om marknadsgodkdnnande i Europa har ett
arbete inletts for att s snabbt som mojligt kunna bekrafta det dvriga innehallet i den regulatoriska dossiern.
Uppdaterade tidslinjer for ansdkan i Europa tillkdnnages nar det arbetet fullbordats.

Resultaten fran Triac Trial | (clinicaltrials.gov NCT02060474), som publicerades i Lancet Diabetes & Endocrinology
2019 (Groeneweg et al. 2019), visar pa kliniskt relevanta och mycket signifikanta resultat pa serum
T3-koncentrationer och sekundara kliniska effektmatt efter ett drs behandling med Emcitate hos 46 patienter
med MCT8-brist av alla aldrar. De nya kliniska data som publicerades i Journal of Clinical Endocrinology &
Metabolism i oktober 2021 (van Geest et al. 2021) kommer fran en prévarinitierad kohortstudie vid 33 kliniker
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utford av Erasmus Medical Center, Rotterdam, Nederlédnderna, dar effekten och sékerheten av Emcitate
undersoktes hos 67 patienter med MCT8-brist som behandlats med Emcitate (tiratricol) i upp till sex ar. Det
primara effektmattet, koncentrationen av T3 i serum, minskade signifikant fran paborjad behandling till det
senaste besok. Flera kliniskt relevanta och mycket signifikanta forbattringar rapporterades bland sekundéra
effektmatt av kliniska komplikationer som féljer av kronisk perifer tyreotoxikos, vilket ddrmed upprepar
resultaten fran Triac Trial | och bekréftar behandlingseffekternas langsiktiga varaktighet. Inga allvarliga
l&kemedelsrelaterade biverkningar rapporterades. Tillsammans kommer dessa tva kliniska datakéllor att utgora
den priméra basen for bedomning av effektivitet och sdkerhet av Emcitate i den kommande marknadsansokan.

Triac Trial Il (clinicaltrials.gov NCT02396459) &r en pagdende internationell, &ppen, multicenterstudie pa barn
med MCT8-brist, utférd i bade Europa och Nordamerika, som underséker neurokognitiva effekter av tidig
intervention med Emcitate hos mycket unga (<30 manaders alder) patienter. Den forsta patienten doserades i
december 2020. Rekryteringen pagar och férvantas vara klar i Q1 2022. Triac Trial Il kommer att fortga och forbli
viktig for att ytterligare befdsta neurokognitiva effekter av tidig intervention med Emcitate.

Egetis arrangerar en telefonkonferens i dag kl 15.00 CET. Inringningsdetaljer och ldnkar finns nedan:
Weblink

https://tv.streamfabriken.com/egetis-therapeutics-audiocast-2021

For att delta i telefonkonferensen vanligen anvand foljande nummer:

SE: +46856642705
UK: +443333009265
US: +16467224956

Emcitate innehar sarlakemedelsstatus (Orphan Drug Designation, ODD) i bade EU och USA och beviljades Rare
Pediatric Disease Designation (RPD) i november 2020 och Fast Track-status i oktober 2021 av amerikanska FDA.

Referenser:
van Geest et al. J Clin Endocrinol Metab 2021 https://doi.org/10.1210/clinem/dgab750
Groeneweg et al. Lancet Diabetes Endocrinol 2019;7(9):695-706

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

Epost: nicklas.westerholm@egetis.com

Denna information dr sédan information som Egetis Therapeutics AB dr skyldigt att offentliggdra i enlighet
med EU:s marknadsmissbruksforordning. I Informationen Idmnades, genom ovanstdende kontaktpersons férsorg,
fér offentliggérande den 2021-12-13, 08:00 CET.
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Om Egetis Therapeutics

Egetis Therapeutics dr ett innovativt, unikt och integrerat ldkemedelsutvecklingsbol ag, fokuserat pa projekt i sen
klinisk utvecklingsfas inom sarladkemedelsomrédet for behandling av allvarliga och sallsynta sjukdomar med
betydande medicinska behov. Emcitate ar en l[dkemedelskandidat som utvecklas som den potentiellt forsta
behandlingen for patienter med MCT8-brist, en sallsynt sjukdom med ett stort medicinskt behov och ingen
tillgénglig behandling. En klinisk fas IIb-studie samt en provarinitierad kohortstudie har genomférts med
signifikanta och kliniskt relevanta behandlingsresultat. En fas IIb/Ill studie startades i december 2020 da forsta
patient doserades. Emcitate har sarlakemedels-status i USA och Europa. Emcitate har beviljats Rare Pediatric
Disease-status och Fast Track Designation i USA. Aladote &r en "first-in-class” ldkemedelskandidat som utvecklas
for att reducera akuta leverskador till féljd av paracetamolférgiftning. En proof of principle-studie har
framgangsrikt avslutats och utformningen av en registreringsgrundande fas II/1ll-studie med syfte att ansoka om
marknadsgodkénnande i USA och EU har finaliserats efter diskussioner med ldkemedelsmyndigheterna FDA,
EMA och MHRA. Aladote har beviljats sarlékemedelsstatus i USA och forvantas vara beréattigad till en
sarlakemedelsstatus i EU, for vilken en ansodkan skickats in under Q1 2021. Egetis har en pagaende dialog med
EMA om l@mplig indikation for ODD i EU.

Egetis Therapeutics (STO: EGTX) ar noterad pa Nasdaq Stockholms huvudlista, sedan 31 oktober 2019. For mer
information, se www.egetis.com.

Om MCT8-brist

MCT8-brist ar en ovanlig sjukdom som drabbar 1 av 70 000 man med betydande medicinskt behov dar det idag
inte finns ndgon behandling. Skoldkortelhormoner &r essentiella for utveckling och kontroll av metabolismen i
de flesta typer av vavnader, vilket kraver transport dver cellmembran. En av nyckeltransporttrerna av
skoldkartelhormon i kroppen 6ver cellmembran ar MCT8 (monokarboxylattransportor 8). Mutationer i genen for
MCTS8, 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 skéldkortelhormon
i det centrala nervsystemet leder till kraftigt paverkad neurokognitiv utveckling och funktionsnedsattning. De
Okade nivaerna av cirkulerande skoldkortelhormon ar skadligt for andra organ som hjarta, muskler, lever och
njurar vilket leder till kraftigt nedsatt kroppsvikt, kardiovaskular paverkan, sémnbrist och muskelbrist. De flesta
patienter med MCT8-brist uppnar inte basala motoriska fardigheter sdsom att hélla sitt eget huvud eller sitta. |
dagslaget finns inget godként lakemedel for MCT8-brist.
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