PRESSMEDDELANDE
Lund, 1 mars 2021

combiGene

Materialet fran den forsta storskaliga produktionen
av CGO1 dr nu frislappt for anvdandning i de
avslutande delarna av det prekliniska programmet

Hosten 2020 slutférde CombiGene tillsammans med den spanska genterapitillverkaren
Viralgen framgangsrikt den forsta storskaliga produktionen av den genterapeutiska
lakemedelskandidaten CGo1som utvecklas for behandling av lakemedelsresistent fokal
epilepsi. Det producerade CGo1-materialet har darefter genomgatt en ordinarie
kvalitetssakring med ett stort antal olika analyser for sdkerstdlla att materialet uppfyller alla
de krav som kravs for att det ska kunna anvandas i det prekliniska programmets avslutande
delar. Samtliga analyser ar nu slutforda och det producerade materialet ar frislappt hos
Viralgen och redo att anvandas i de viktiga biodistributions- och sakerhetsstudierna som
enligt plan kommer att genomfdras av CombiGenes CRO-partner dels amerikanska NBR,

dels brittiska Neurochase.

Kliniska studier 2022

Nar de avslutande prekliniska studierna har
genomforts och analyserats med dokumenterat
positiva resultat kommer CombiGene att vara redo
attansoka om tillstand att inleda den forsta studien

i manniska, en sa kallad klinisk studie. CombiGene
arbetar for ndrvarande tillsammans med intresserade
kliniker och lakare med att utforma upplagget av den
forsta kliniska studien.

CGo1-projektet har hog kommersiell potential

Till skillnad fran manga genterapier, som utvecklas
for behandling av séllsynta sjukdomar, vander sig
CGor1tillen stor population patienter. Epilepsi dr
ett stort globalt problem. Varje r berdknas cirka
47 000 ldkemedelsresistenta patienter med fokal
epilepsi tillkomma i USA, EU4 + UK, Japan och Kina.
CombiGene gor bedomningen att det dr realistiskt
att10-20 procent av dessa patienter skulle kunna
behandlas med lakemedelskandidaten CGo1.

Om man for exemplets skull antar att terapikostnaden
per patient ligger ndgonstans mellan 134 0oo USD

och 200 000 USD (vilket jamfért med godkdnda
genterapilakemedel dr lagt), ger det en forsaljning
mellan 750 - 1500 miljoner USD arligen.

CombiGene's lead project CGo1has received funding from the European Union’s Horizon

2020 research and innovation programme under grant agreement No 823282
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Om CombiGene AB

www.combigene.com

CombiGenes vision ar att erbjuda patienter som
drabbats av svara livsférandrande sjukdomar
mojligheter till ett battre liv genom nyskapande
genterapier.

CombiGenes affarsidé ar att utveckla effektiva
genterapier for allvarliga sjukdomar som idag saknar
adekvata behandlingsmetoder.

Forskningstillgdngar tas in fran ett natverk av

externa forskare och utvecklas vidare fram till klinisk
konceptverifiering. Lakemedelskandidater for vanligt
forekommande sjukdomar kommer att samutvecklas
och kommersialiseras genom strategiska partnerskap,
medan CombiGene kan komma att driva utveckling och
kommersialisering i egen regi for lakemedel som vander
sig till begransade patientpopulationer.

Bolaget ar publikt och &r noterat pa Nasdaq First North
Growth Market och bolagets Certified Advisor &r FNCA
Sweden AB, +46 (0)852 80 03 99, info@fnca.se

combiGene

Om Viralgen

www.viralgenvc.com

Viralgen &r ett joint venture mellan AskBio och
Columbus Venture Partners med flera decenniers
erfarenhet av teknologi- och ldkemedelsutveckling
i enrad olika plattformar for att stodja best-in-class
erbjudanden till genterapimarknaden.

Viralgen etablerades 2017 for att mota det vdxande
behovet av tillverkning av genterapeutiska lakemedel
med malet att bidra till att bredda tillgdngen till dessa
livraddande terapier och bidra till att framja halsa
och valfard varlden 6ver. Bolaget dr specialiserat pa
produktion av AAV-viralvektorer och har byggt en
optimerad anldggning i San Sebastian, Spanien som
maximerar genomstromning och effektivitet i den
egenutvecklade tillverkningsplattformen for
Proio™-suspension, vilken majliggor varldsledande
skalbarhet, reproducerbarhet och tid till marknad.

Viralgens plattformsbaserade process gor det majligt
for kunder att nd branschledande koncentrationer

och ta cGMP-certifierade AAV-serotyper till klinik och
marknad med realistiska kostnader och med patienten
i atanke. Bolaget stravar efter att leverera den basta
vektorn, i ratt skala, vid ratt tidpunkt under
AAV-produktens hela livscykel.

Viralgens nya kommersiella anlaggning kommer att
varaiproduktionislutet av2021iSan Sebastian i
Spanien.
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