Pressmeddelande M E D IVI R
27 november 2025 11:40:00 CET

FDA beviljar Medivirs MIV-711 Orphan Drug
Designation for behandling av Osteogenesis
Imperfecta

Stockholm — Medivir AB (Nasdaq Stockholm: MVIR), ett lakemedelsféretag inriktat pa att
utveckla innovativa behandlingar av cancersjukdomar med stora medicinska behov,
meddelade idag att bolagets selektiva cathepsin K-hammare, MIV-711, har beviljats
Sarlakemedelsstatus (Orphan Drug Designation; ODD) fran FDA for behandling av
Osteogenesis Imperfecta (Ol).

FDA beviljar sarlakemedelsstatus for lakemedel som ar tankta att behandla sallsynta sjukdomar
som férekommer hos farre an 200 000 personer i USA. Sarlakemedelsstatus mojliggdr en rad
fordelar under lakemedelsutveckling, bland annat skattelattnader for kliniska studier utférda i
USA, befrielse fran avgifter vid ansékan om marknadsfoéringsgodkdnnande samt mojlighet till sju
ars marknadsexklusivitet efter godkannande.

- "0l ar en sallsynt genetisk sjukdom som paverkar kroppens formaga att producera normalt
kollagen typ 1 och leder till benskorhet, vilket i sin tur orsakar skelettdeformitet och frekventa
frakturer, ofta i franvaro av trauma. Det finns ett flertal subtyper av Ol med varierande
svarighetsgrad, fran mild till mycket allvarlig paverkan och vid den svaraste formen av
sjukdomen 6verlever barnen inte spadbarnstiden. Det finns ett betydande medicinskt behov da
det idag saknas godkanda behandlingsalternativ for patienter diagnosticerade med Ol. Vi ar
mycket glada att FDA har beviljat sarlakemedelsstatus for MIV-711, vilket bidrar till den samlade
evidensen for MIV-711's férmaga att positivt paverka benremodellering och dess potential for att
behandla benrelaterade sjukdomar”, sager Medivirs VD Jens Lindberg.

For att sarlakemedelsstatus ska erhallas maste det finnas underliggande data som stodjer att
lakemedlet kan vara effektivt mot sjukdomen. MIV-711 har i en Ol-specifik djurmodell med en
genetisk mutation i typ 1 kollagen visat signifikant och dosberoende paverkan pa benstyrka och
kvalitet samt benmorfologi, vilket stodjer den potentiella nyttan for behandling av patienter med
Ol. P4 liknande satt har kliniska studier visat att MIV-711 férhindrar bennedbrytning hos
patienter med osteoartros, vilket ytterligare stodjer den potentiella kliniska nyttan vid Ol.

Cathepsin K ar det huvudsakliga enzymet med vilket osteoklaster, som ar involverade i
benresorption och brosknedbrytning, klyver kollagen i benmatrix. Genom att hamma cathepsin
K skyddas det Ol paverkade benet fran éverdriven benresorption och benbildning framjas. Detta
motverkar de viktigaste mekanismerna som orsakar patologiska férandringar vid Ol, med
potential att minimera langsiktiga negativa effekter.
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Om Osteogensis Imperfecta

Osteogenesis imperfecta (Ol) kallas ocksa medfodd benskorhet. Ol ar en sallsynt och arftlig
sjukdom som karakteriseras av skdra ben som bryts latt. Sjukdomen kan orsakas av flera
specifika genetiska mutationer, men foretradesvis mutationer i kollagen typ 1 genen, som
paverkar strukturen eller produktionen av benmatrix. Mutationer av kollagen typ 1, som ar
central for benets struktur och styrka, ger framforallt en paverkan pa skelettet och leder till en
okad frekvens av frakturer. Sjukdomens svarighetsgrad varierar fran mild till mycket allvarlig.
Svara former leder till upprepade frakturer, felstallningar i skelettet, smarta och kortvaxthet. Vid
den svaraste formen av sjukdomen Overlever barnen inte spadbarnstiden. Ol &r en sjukdom
med behov av livslang behandling som kan forbattra livskvalitet och minska risken for
benfrakturer.

Oom MIV-711

MIV-711 ar en potent och selektiv hammare av cathepsin K, det huvudsakliga proteaset som ar
involverat i att bryta ner kollagen i ben och brosk. Det har visat sig bromsa, stoppa eller vanda
den progressiva degenerationen av leder som paverkas av artros. Genom att hdmma cathepsin
K och 6kad/dverdriven aktivitet av osteoklaster har MIV-711 potential att motverka den
overdrivna bennedbrytning som ses hos patienter med OlI. MIV-711 aterstaller balansen mellan
nedbrytningen av ben med muterat kollagen och bildning av nytt ben med syfte att forhindra
frakturer och bendeformiteter.

Om Medivir

Medivir utvecklar innovativa lakemedel med fokus pa cancersjukdomar dar de medicinska
behoven ar stora. Lakemedelskandidaterna riktas mot indikationsomraden dar tillgangliga
behandlingsmetoder ar begransade eller saknas och det finns stora mojligheter att erbjuda
betydande forbattringar till patienterna. Medivir fokuserar pa utvecklingen av fostroxacitabine
bralpamide (fostrox), en lakemedelskandidat som har utformats for att selektivt behandla
cancerceller i levern samtidigt som eventuella biverkningar minimeras. Samarbeten och
partnerskap ar viktiga delar av Medivirs affarsmodell och lakemedelsutvecklingen bedrivs
antingen i egen regi eller i partnerskap. Medivirs aktie (ticker: MVIR) &r noterad pa Nasdaq
Stockholms lista for sma bolag (Small Cap). www.medivir.se.
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