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Egetis har beslutat att utvardera RTH-beta som nasta
indikation for tiratricol (Emcitate®)

Stockholm den 4 december 2024. Egetis Therapeutics AB (publ) (Nasdaq Stockholm: EGTX) meddelade idag att
bolaget har valt resistens mot skoldkortelhormon beta (RTHP) som nésta indikation for [dkemedelskandidaten
tiratricol (Emcitate®). Bolaget planerar att stodja en prévarinitierad fas 2 multicenterstudie for patienter med
RTHP i samarbete med akademiska forskningsgrupper.

RTH &r en sallsynt genetisk sjukdom med stort ouppfyllt medicinskt behov och saknar idag godkanda
behandlingar. Sjukdomen drabbar 1-2 individer per 40 000 levande fédslar och orsakas av mutationer i genen for
skoldkortelhormonreceptor beta. Skoldkortelhormon dr avgdrande for utveckling och @mnesomsattning i
praktiskt taget alla vavnader och verkar genom att binda till nukleara skoldkortelhormonreceptorer, vilket
resulterar i transkription av hormonkénsliga gener. Det finns tva huvudsakliga typer av
skoldkortelhormonreceptorer i kroppen (alfa och beta) som uttrycks i olika vavnader. Vid RTHR paverkas
hormonets signalering i vévnader som dr beroende av betareceptorn. Sjukdomen drabbar kvinnor och man i lika
hog grad. De kliniska symtomen vid RTHP utgors av bade tyreotoxikos- och hypotyreossymtom beroende pa
vavnadstyp, sésom struma, fettlever och dyslipidemi, férsdmrad horsel och fargseende, neurokognitiv
dysfunktion samt kardiovaskular stress. Nyligen har det pdvisats att patienter med RTH[ har minskad 6verlevnad
och 6kad risk for hjart-karlsjukdomar (Okosieme et al. 2023, Campi et al. 2024).

RTHR &r en fristdende indikation, utan éverlappning av patientgruppen med MCT8-brist. Ar 2022 erhéll Egetis
sdrlakemedelsstatus (Orphan Drug Designation, ODD) for RTHP for tiratricol (Emcitate®) i bade USA och EU.

Den 18 december 2024 kommer Egetis, under Bolagets Investerardag, att halla en presentation om RTHB och de
ouppfyllda medicinska behoven.

Ytterligare information om specifika planer fér att utveckla tiratricol for RTHB kommer att kommuniceras nar
dessa ar fardigstéllda.
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Om Egetis Therapeutics AB

Egetis ar ett innovativt och integrerat [dkemedelsbolag, fokuserat pa projekt i sen klinisk utvecklingsfas for
kommersialisering inom sarlakemedelsomradet for behandling av allvarliga och séllsynta sjukdomar med
betydande medicinska behov.

Bolagets ledande ldkemedelskandidat tiratricol (Emcitate®) utvecklas som den potentiellt forsta godkdnda
behandlingen for patienter med MCT8-brist, en séllsynt sjukdom med ett stort medicinskt behov och ingen
tillgénglig behandling. En klinisk fas IIb-studie (Triac Trial I) samt en kohortstudie har genomférts med
signifikanta och kliniskt relevanta behandlingsresultat pa skoldkortelhormon T3-halter i serum och kliniskt
relevanta sekundara effektmatt. | juni 2024 presenterades topline-resultat fran fas 2 studien Triac Trial Il med
tiratricol for behandling av MCT8-brist. Studien undersokte en mojlig ytterligare behandlingseffekt pa
neurokognitiv utveckling hos sma barn yngre dn 30 manader med MCT8-brist. Studien uppvisade inte statistiskt
signifikant forbattring jamfort med historiska kontroller.

Egetis ansokte om marknadsgodkadnnande for Emcitate till EMA i oktober 2023.

Efter dialog med FDA genomfor Egetis en randomiserad, placebokontrollerad, registreringsgrundande studie pé
minst 16 utvarderbara patienter for att verifiera resultaten pa T3-nivaer i tidigare kliniska prévningar och
publikationer. Som tidigare kommunicerats kommer Bolaget att uppdatera marknaden sa snart rekryteringen
stdngs och vid det tillfallet kommer Bolaget dven att informera nar topline resultat forvéntas och nar Bolaget
planerar att [dmna in NDA ansokan.

Emcitate har sdrlakemedelsstatus (‘orphan drug designation’, ODD) i USA och EU fér MCT8-brist och RTH-beta.
MCT8-brist och RTH-beta ar separata indikationer med distinkta patientpopulationer. | USA har Emcitate dven
beviljats Rare Pediatric Disease Designation (RPDD) vilket ger Egetis mojligheten att erhalla en Priority Review
Voucher (PRV), efter marknadsgodkannande. | UK har Emcitate erhallit Promising Innovative Medicine (PIM)
status av den brittiska lakemedelsmyndigheten MHRA.

Calmangafodipir (Aladote®) ar en "first-in-class” lékemedelskandidat som utvecklas for att reducera risken for
akuta leverskador till foljd av paracetamolférgiftning. En “proof of principle”-studie har framgangsrikt avslutats
och utformningen av en registreringsgrundande fas Il/Ill-studie, Albatross, med syfte att ansdka om
marknadsgodkdnnande i USA och Europa har slutforts efter diskussioner med lakemedelsmyndigheterna i USA,
EU och Storbritannien. Utvecklingsprogrammet for calmangafodipir har parkerats tills ansékningarna om
marknadsgodkdnnande for tiratricol for MCT8-brist har fullbordats. Calmangafodipir har beviljats ODD i USA och
EU.

Egetis Therapeutics (STO: EGTX) &r noterad pa Nasdaqg Stockholms huvudlista. For mer information,

se www.egetis.com.
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