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Abliva meddelar att resultat fran fas 1a/b-
studie med KL1333 publicerats i den
vetenskapliga tidskriften Brain

-Resultaten visade att KL1333 var sdker och Vil tolererad, med tidiga tecken pa effekt hos
patienter med primdr mitokondriell sjukdom-

Abliva AB (Nasdaq Stockholm: ABLI), ett bolag i klinisk fas som utvecklar liakemedel for
behandling av séllsynt och svar primar mitokondriell sjukdom, meddelade idag att fas 1a/b-
studien med KL1333 i friska frivilliga och patienter har publicerats i den ansedda
vetenskapliga tidskriften Brain.

Artikeln, med titeln Optimising rare disorder trials: a phase 1a/1b randomized study of KL1333
in adults with mitochondrial disease, av Dr. Pizzamiglio et al., kan nas via foljande lank:
http://academic.oup.com/brain/article-lookup/doi/10.1093/brain/awae308.

Som Abliva tidigare meddelat har bolaget slutfort en Kklinisk fas 1a/b-studie med
lakemedelskandidaten KL1333 i friska frivilliga (n=64) och en kohort av patienter med primar
mitokondriell sjukdom (n=8). Det primara syftet med studien var att utvardera sékerheten och
omsattningen i kroppen (farmakokinetik) for KL1333 i friska frivilliga och sakerhets- och
effektprofilen hos patienter. Resultaten visade att KL1333 var sadker och tolererades val.
Dessutom fanns det tecken pa effekt samt ett samband mellan exponering och effekt i de tva
huvudsakliga effektmatten som studerades - svar trétthet och utmattning (eng. fatigue) samt
myopati (muskelsvaghet).

"En publikation i en ansedd tidskrift som Brain belyser vikten av dessa fynd och
validerar den adaptiva studiedesignen, vilken har legat till grund fér Ablivas
pdgéende fas 2-studie FALCON med KL1333 i primar mitokondriell sjukdom",
sdger Magnus Hansson, medicinsk chef pa Abliva. "Vi anser att det &r viktigt att
involvera patienter tidigt, sarskilt i studier med séllsynta sjukdomar, och vi ser
fram emot att avancera KL1333 genom klinisk utveckling sa snabbt som mdjligt."

Dessa resultat stddjer ytterligare den globala, potentiellt registreringsgrundande FALCON-
studien i vuxna patienter med mitokondriell sjukdom som upplever svar trotthet/utmattning och
muskelsvaghet. Den forsta patienten i det forsta steget av studien doserades i juni 2023. | juli
2024 genomfordes en interimsanalys dar 24-veckorsdata fran patienterna i det forsta steget
av studien utvarderades. Analysen visade att badda de oberoende och alternativa priméara
effektmatten klarade futilitetstestet, bekraftade KL1333:s goda sakerhetsprofil samt
faststéllde att studien ska rekrytera totalt 180 patienter. Se nyheten i sin helhet har.

Abliva AB (publ) - ett ledande féretag inom mitokondriell medicin. Féretaget ar noterat pd Nasdaq Stockholm, Small
Cap, under kortnamnet ABLI.
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Om Ablivas kliniska fas 1a/b-studie med KL1333

Ablivas Kliniska fas 1a/b-studie var en dubbelblindad, randomiserad, placebokontrollerad
studie med syftet att utvardera sakerheten och omsattningen i kroppen fér KL1333, bolagets
ldkemedelskandidat for oral langtidsbehandling av primar mitokondriell sjukdom. Studien
genomfordes i Storbritannien och var indelad i fyra delar: tre med friska frivilliga och en med
patienter. Patienterna rekryterades i London av professor Robert Pitceathlys team vid UCL
Queen Square Institute of Neurology och National Hospital for Neurology and Neurosurgery
och i Newcastle av professor Grainne S. Gormans team vid Wellcome Trust Centre for
Mitochondrial Research. Studien slutférdes varen 2021.

Om FALCON-studien

FALCON ar en global, randomiserad, placebokontrollerad och potentiellt
registreringsgrundande fas 2-studie dar sakerhet och effekt av KL1333 utvarderas hos vuxna
patienter med primar mitokondriell sjukdom som upplever ihallande och svar trétthet
[utmattning och myopati (muskelsvaghet), vilka ar de vanligaste och mest begransande
symptomen. Totalt 180 patienter med mutationer i det mitokondriella DNA:t som uppfyller
inklusionskriterierna randomiseras 3:2 for att fa KL1333 (50 mg-100 mg) eller placebo tva
ganger dagligen i 48 veckor. Genom de tva alternativa primara effektmétten beddms ihdllande
trotthet/utmattning (med frageformuldret PROMIS Fatigue Mitochondrial Disease) och
muskelsvaghet (med 30 Second Sit-to-Stand-testet), varav endast ett maste vara positivt for
ansOkan om marknadsgodkdnnande. En interimsanalys dar 24-veckorsdata fran patienterna i
det forsta steget av studien utvarderades bekraftade KL1333:s goda sikerhetsprofil, och bada
effektmatten klarade futilitetstestet, dvs bada har potential att kunna pavisa effekt i studiens
slutliga analys.

Om KL1333

Ablivas huvudkandidat KL1333 har utformats for att behandla kronisk trotthet och utmattning
samt myopati (muskelsvaghet) hos vuxna patienter med en genetiskt bekraftad primar
mitokondriell sjukdom. Diagnoser kan inbegripa sjukdomasspektrumen MELAS-MIDD och KSS-
CPEO samt MERRF:s syndrom. Ldkemedelskandidaten &r avsedd for oral Iangtidsbehandling.
KL1333 har férmégan att aterstalla nivaerna av NAD+ och NADH och bidrar darigenom till
nybildning av mitokondrier och férbattrade energinivéer. | en kohort av patienter med
mitokondriell sjukdom, i en fas 1a/b-studie, visade de patienter som fick KL1333 bade
forbattringar i symtom pa svar trétthet och utmattning samt funktionella férbattringar. KL1333
utvarderas i en global, potentiellt registreringsgrundande, fas 2-studie. (FALCON-studien) och
har erhallit sdrlakemedelsklassificering i bade USA och Europa samt Fast Track-status i USA.

Abliva AB (publ) - ett ledande féretag inom mitokondriell medicin. Féretaget ar noterat pd Nasdaq Stockholm, Small
Cap, under kortnamnet ABLI.
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Om primar mitokondriell sjukdom

Primar mitokondriell sjukdom drabbar cellernas energiomsattning. Den kan yttra sig valdigt
olika beroende pa vilka organ som &ar paverkade samt antalet daligt fungerande mitokondrier i
varje organ. Historiskt har den beskrivits som kliniska syndrom, men kunskapen om de olika
mutationerna som ligger bakom mitokondriell sjukdom har 6kat, vilket gjort det enklare att
identifiera och behandla dessa patienter. Uppskattningsvis har 1 av 5 000 personer primar
mitokondriell sjukdom. Den debuterar ofta i tidiga barnaar och kan leda till svdra symptom som
utvecklingsstorningar, uttalad trotthet och utmattning, muskelsvaghet, hjartsvikt, och
hjartrytmstorningar, diabetes, rérelsehinder, strokeliknande tillstand, dévhet, blindhet,
begransad dgonrorlighet och epileptiska kramper.

Abliva - Delivering mitochondrial health

Abliva bedriver forskning och utvecklar lakemedel for behandling av mitokondriell sjukdom.
Denna medfddda, séllsynta och ofta mycket svara sjukdom uppstar da cellens energiférsorjare,
mitokondrierna, inte fungerar som de ska. Bolaget fokuserar pa tva projekt. KL1333, en kraftfull
reglerare av nivaerna av de essentiella koenzymen NAD* och NADH, har gatt in i sen
utvecklingsfas. NV354 ar en energiersattningsbehandling dar den prekliniska utvecklingen har
slutférts. Abliva, med sin bas i Lund, ar noterat pd Nasdaq Stockholm (kortnamn: ABLI). For
mer information, ga till www.abliva.com. Prenumerera pa vara nyheter och folj oss pa LinkedIn
och YouTube.
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