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Abliva far positiv regulatorisk feedback fran
brittiska MHRA pa studieplanen for fas II/Ill-
studie med KL1333

Abliva AB (Nasdaq Stockholm: ABLI), ett biofarmaceutiskt foretag i klinisk fas som utvecklar
lakemedel for behandling av séllsynta och svara primara mitokondriella sjukdomar,
meddelade idag att de har fatt positiv feedback fran den brittiska likemedelsmyndigheten
(MHRA) pa den accelererade kliniska utvecklingsplanen for KL1333 mot priméar
mitokondriell sjukdom (PMD). Aterkopplingen positionerar Abliva for ett
provningsgodkannande aven i Storbritannien, for dess registreringsgrundande kliniska fas Il
/llI-studie som planeras starta under andra halvaret 2021.

Bolaget fick nyligen positiva rekommendationer frdn amerikanska lakemedelsmyndigheten FDA
som lett fram till den nuvarande planen att genomfdra en registreringsgrundande fas II/Ill-
studie.

"Den positiva aterkopplingen fran MHRA bekréftar ytterligare Ablivas beslut att avancera
utvecklingen av KL1333, var tillgang inom primara mitokondriella sjukdomar med
blockbusterpotential, direkt in i en registreringsgrundande klinisk studie, ett beslut som kan
komma att minska tiden till ett marknadsgodkdnnande med upp till tva ar. Stodet fran bade
den amerikanska och brittiska tillsynsmyndigheten 4r mycket uppmuntrande i var stravan att
leverera en valbehdvlig ny behandlingsmajlighet till PMD-patienter"”, sa Ablivas VD Erik
Kinnman.

Den registreringsgrundande fas Il/lll-studien kommer att inriktas pa patienter med genetiskt
bekraftad MELAS-MIDD- eller KSS-CPEO-sjukdomsspektrum med symtom som paverkar hela
kroppen och fran flera organ. Férberedande aktiviteter pagar, inklusive patientdelen av fas la
/b-studien, en Idkemedelsinteraktionsstudie i friska frivilliga samt insamling av data fran den
brittiska patientregisterstudien MitoCohort. Dessutom kommer bolaget att utféra en studie
som validerar patientrapporterade effektmatt, en doseringsstudie i friska frivilliga, samt in vivo
toxikologiska langtidsstudier.

Abliva AB (publ) - ett ledande féretag inom mitokondriell medicin. Féretaget ar noterat pd Nasdaq Stockholm, Small
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Om primara mitokondriella sjukdomar

Primara mitokondriella sjukdomar ar amnesomsattningssjukdomar som drabbar cellernas
energiomsattning. Sjukdomarna kan yttra sig valdigt olika beroende pa i vilka organ de
genetiska defekterna finns och beskrivs som kliniska syndrom. Uppskattningsvis har 125
personer per 1 000 000 en primar mitokondriell sjukdom. Primar mitokondriell sjukdom
debuterar ofta i tidiga barnaar och kan leda till svara symptom sdsom utvecklingsstorningar,
uttalad trotthet och utmattning, muskelsvaghet, hjartsvikt, och hjartrytmstérningar, diabetes,
rorelsehinder, strokeliknande tillstand, dévhet, blindhet, begransad 6gonrérlighet och kramper.

Om KL1333

KL1333 &r en kraftfull reglerare av nivaerna av cellulart NAD*, ett koenzym centralt fér cellens
energimetabolism. KL1333 har i prekliniska studier visats 6ka mitokondriens energiproduktion,
formedla langsiktiga positiva effekter pa energiomsattningen, starka muskelfunktion och
forbattra biomarkorer for mitokondriell sjukdom. Lakemedelskandidaten ar avsedd for oral
behandling av primara mitokondriella sjukdomar, i synnerhet sjukdomsspektrat MELAS-MIDD
som i regel orsakas av mutationen m.3243A>G i mitokondriens DNA (mtDNA) vilket drabbar ca
35 av 1000 000 personer. En ytterligare grupp ar sjukdomsspektrat PEO-KSS, som orsakas av
en forlust (deletion) av en stor del i mtDNA vilket drabbar 15 av 1 000 000 personer. Dessa
patienter lider av funktionsnedsattande symptom sdsom metabol dysfunktion, extrem trétthet,
muskelsvaghet och dovhet. KL1333 genomgar for narvarande kliniska fas I-studier och har
erhallit sarlakemedelsklassificering i bade Europa och USA. KL1333 har inlicensierats fran det
koreanska lakemedelsbolaget Yungjin Pharm.
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Abliva - Delivering mitochondrial health

Abliva utvecklar lakemedel for behandling av primara mitokondriella sjukdomar. Dessa
medfddda, sallsynta och ofta mycket svéra sjukdomar uppstar da cellens energiforsorjare,
mitokondrierna, inte fungerar som de ska. Bolaget fokuserar pa tva projekt. KL1333, en kraftfull
reglerare av nivderna av NAD+, &r i klinisk utveckling och har tilldelats
sarlakemedelsklassificering i Europa och USA. NV354, en energiersattningsbehandling
(succinat) ar i preklinisk utveckling. Abliva, med sin bas i Lund, &r noterat pa Nasdaq
Stockholm (kortnamn: ABLI).
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