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Abliva rapporterar att fas 1a/b-studie med
KL1333 har slutforts

Abliva AB (Nasdaq Stockholm: ABLI), ett biofarmaceutiskt foretag i klinisk fas som utvecklar
lakemedel for behandling av séllsynta och allvarliga primara mitokondriella sjukdomar,
meddelade idag att den kliniska fas 1a/b-studien med KL1333, Ablivas lakemedelskandidat
for oral langtidsbehandling av priméra mitokondriella sjukdomar, har slutférts. Inga
allvarliga biverkningar har rapporterats och studiedata kommer att utvarderas under varen
och forsommaren.

Det primara syftet med denna dubbelblindade, randomiserade, placebokontrollerade fas 1a/b-
studie ar att utvardera sidkerheten och omsattningen i kroppen for KL1333, bade hos friska
frivilliga och hos patienter med primar mitokondriell sjukdom. Alla studiedeltagare har nu
genomgatt studien. N3sta steg ar att bearbeta och utvardera data, dar biomarkérer och
kliniska effektmatt ocksad kommer att utvarderas.

Totalt har 64 friska frivilliga och &tta patienter inkluderats i studien som genomforts i
Storbritannien.

"P& Ablivas vagnar vill jag uttrycka var uppriktiga tacksamhet till de personer som deltagit i
studien och till de kliniska teamen p& Covance i Leeds, i Newcastle ledda av Prof. Gorman och i
London ledda av Dr. Pitceathly. De har gjort detta mojligt trots en allvarlig pandemi och deras
insatser kommer avsevart att bidra till utvecklingen av KL1333 samt 6ka kunskapen inom detta
omréde av den medicinska vetenskapen", sdger Ablivas medicinska chef Magnus Hansson.

Abliva planerar att starta en klinisk fas 2/3-effektstudie under andra halvaret 2021.
Forberedande aktiviteter, inklusive en lakemedelsinteraktionsstudie, en patientregisterstudie
samt en studie for att validera viktiga patientrapporterade utvarderingsmatt for effektstudien,
pagar eller haller pa att slutféras. Resultat fran dessa studier sakerstéller de basta
forutsattningarna for framgéng i den planerade fas 2/3-studien.
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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 har historiskt beskrivits som kliniska syndrom, och pa senare
tid som sjukdomasspektrum orsakade av genetiska fel som péaverkar mitokondriefunktionen.
Uppskattningsvis har 125 personer per 1 000 000 en primar mitokondriell sjukdom.
Sjukdomarna debuterar ofta i tidiga barnaar och kan leda till svara symptom som
utvecklingsstorningar, uttalad trotthet och utmattning, muskelsvaghet, hjartsvikt, och
hjartrytmstorningar, diabetes, rérelsehinder, strokeliknande tillstdnd, dévhet, blindhet,
begransad dgonrorlighet och epileptiska 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 primdra 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 funktionsneds&ttande symptom sdsom metabol dysfunktion, extrem trotthet,
muskelsvaghet och dévhet. KL1333 genomgar fér ndrvarande kliniska fas 1-studier och har
erhallit sdrlakemedelsklassificering 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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