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Egetis tillkannager att rekryteringsmalet har uppnatts i Triac
Trial Il studien med Emcitate®

Stockholm, 6 april 2022. Egetis Therapeutics AB (publ) (Nasdaq Stockholm: EGTX) meddelade idag att rekryteringsmalet om
16 patienter har uppnatts i Triac Trial Il studien med Emcitate® (tiratricol) pa patienter med MCT8-brist.

Triac Trial Il (clinicaltrials.gov identifieringskod NCT02396459) ar en pagaende internationell, 6ppen, multicenterstudie pa barn
med MCT8-brist. Studien utférs i Europa och Nordamerika och undersoker neurokognitiva effekter av tidig intervention med
Emcitate hos mycket unga patienter (<30 manader gamla). Den férsta patienten doserades i december 2020. Det primdra
effektmattet ar tva olika skalor for bedomning och uppfdljning av neurokognitiv utveckling hos barn (GMFM-88 och BSID-IlI), som
analyseras efter 96 veckors behandling med Emcitate. | studien utvarderas dven om patienterna uppnar vissa specifika motoriska
milstolpar sasom att halla upp huvudet och sitta sjalvstandigt, samt effekten pa kliniska och biokemiska aspekter av tyreotoxikos.

Rekryteringsmalet om 16 patienter har uppnatts i Triac Trial Il studien, men for att inkludera ytterligare patienter som har
identifierats men inte annu screenats kommer studien att vara dppen for rekrytering under nagra veckor till. Resultat fran Triac
Trial Il forvdntas under forsta kvartalet 2024 och planeras att skickas in till requlatoriska myndigheter efter att
marknadsgodkannande erhallits.

Data fran prekliniska studier tyder pd att Emcitate aterstaller onormal neurologisk utveckling och myelinisering i djurmodeller
for MCT8-brist om den ges i ett tidigt skede efter fodseln. | Triac Trial | studien tittade man dven explorativt pa neurokognitiv
utveckling (i en undergrupp av patienter) och dessa resultat tyder pa att Emcitate kan paverka neurokognitiv utveckling nar
behandlingen pabdrjas tidigt. Den stérsta 6kningen i grovmotorisk funktion noterades hos patienter dar behandlingen pabérjades
fore 4 ars alder.

Nicklas Westerholm, VD, kommenterade: “Vi dr mycket glada 6ver att ha ndtt denna viktiga rekryteringsmilstolpe
fér Triac Trial Il. Aven om Triac Trial Il studien inte krdvs for requlatoriska godkdnnanden for Emcitate dr det
fortfarande en viktig studie for att faststdlla effekterna pd neurologisk utveckling av tidig behandling med
Emcitate. Vi vill tacka deltagande familjer, studiepersonal och provare for att de deltar i Triac Trial I1.”

Som ett resultat av gynnsamma diskussioner med den europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) avser Egetis att ansoka om
marknadsgodkannande for Emcitate till EMA under forsta halvaret 2023 baserat pa befintliga kliniska data.

| USA kommer Egetis efter dialog med FDA att genomfdra en mindre randomiserad, placebokontrollerad studie pa 16 patienter for
att verifiera resultaten pa T3-nivder i tidigare kliniska provningar och publikationer. Egetis avser att anséka om
marknadsgodkannande (NDA) i USA fér Emcitate i mitten av 2023 under den Fast Track Designation som beviljats av FDA. | USA
har Emcitate aven beviljats Rare Pediatric Disease-status (RPD) vilket ger Egetis mojligheten att erhalla en Priority Review
Voucher (PRV).
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Karl Hard, Head of Investor Relations and Communications
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karl.hard@egetis.com

Om Egetis Therapeutics AB

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

Emcitate ar en lakemedelskandidat som utvecklas som den potentiellt forsta behandlingen for patienter med MCT8-brist, en
sallsynt sjukdom med ett stort medicinskt behov och ingen tillganglig behandling. En klinisk fas Ilb-studie (Triac Trial I) samt en
kohortstudie har genomforts med signifikanta och kliniskt relevanta behandlingsresultat pa serum T3-halter och kliniskt relevanta
sekundara effektmatt. Som ett resultat av gynnsamma diskussioner med den europeiska ldkemedelsmyndigheten (EMA) avser
Egetis att ansoka om marknadsgodkéannande for Emcitate till EMA under forsta halvaret 2023 baserat pa befintliga kliniska data.
| USA kommer Egetis efter dialog med FDA att genomfora en mindre bekréftande randomiserad, placebokontrollerad studie pa 16
patienter for att verifiera resultaten pa T3-nivaer i tidigare kliniska provningar och publikationer. Egetis avser att ansoka om
marknadsgodkannande (NDA) i USA for Emcitate i mitten av 2023 under den Fast Track Designation som beviljats av FDA.

Triac Trial Il & en pagaende studie pa mycket unga patienter med MCT8-brist (<30 manader gamla) som undersoker
neurokognitiva effekter av tidig intervention med Emcitate. Resultat forvantas under forsta kvartalet 2024 och planeras att
skickas in till requlatoriska myndigheter efter att marknadsgodkannande erhallits.

Emcitate har sarlakemedelsstatus (ODD) i USA och EU for MCT8-brist och for skoldkortelhormonresistens typ beta (RTH-#) i USA.
Egetis har erhallit ett positivt utlatande fran EMA om ODD for RTH-# och forvantas fa ODD beviljat av den Europeiska
Kommissionen. | USA har Emcitate dven beviljats Rare Pediatric Disease-status (RPD) vilket ger Egetis mojligheten att erhalla en
Priority Review Voucher (PRV) i USA.

Aladote ar en "first-in-class” lakemedelskandidat som utvecklats for att reducera risken for akuta leverskador till foljd av
paracetamolforgiftning. En "proof of principle”-studie har framgdngsrikt avslutats och utformningen av en registreringsgrundande
fas II/1ll-studie med syfte att ansoka om marknadsgodkannande i USA och Europa har slutforts efter diskussioner med
lakemedelsmyndigheterna FDA, EMA och MHRA (Storbritannien). Aladote har beviljats ODD i USA och en ansdkan om ODD
ldmnades in i Europa under forsta kvartalet 2021. Egetis har en pagaende dialog med EMA om lamplig utformning av indikationen
for ODD i EU.

Egetis Therapeutics (STO: EGTX) dr noterad pa Nasdaq Stockholms huvudlista. Fér mer information, se www.egetis.com.
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