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Ablivas lakemedelskandidat NV354 beviljas
sarlakemedelsklassificering for behandling
av mitokondriell sjukdom

Abliva AB (Nasdaq Stockholm: ABLI), ett bolag i klinisk fas som utvecklar lakemedel for
behandling av séllsynta och svara primara mitokondriella sjukdomar, meddelade idag att
lakemedelskandidaten NV354 har beviljats sarlakemedelsklassificering (Orphan Drug
Designation, ODD) for behandling av mitokondriell sjukdom av det amerikanska FDA Office
of Orphan Products Development.

Ablivas substans NV354, som &r oralt biotillgédnglig, utvecklas fér behandling av svara primara
mitokondriella sjukdomar, bland annat Leighs syndrom, en sallsynt sjukdom som framst
drabbar centrala nervsystemet.

"Beviljandet av sarlakemedelsklassificering fér NV354 av amerikanska FDA ar en validering av
kvaliteten pa det prekliniska programmet for NV354 och ytterligare en viktig milstolpe for
Abliva. Sarlakemedelsklassificering gagnar oss i vart arbete att féra fram NV354 och utvardera
substansen i patienter som ar i stort behov av Iakemedelsbehandlingar for att lindra sitt
lidande," sager Ellen Donnelly, VD pa Abliva.

| prekliniska modeller har substansen visat sig vara saker och effektiv med optimala
I&kemedelsegenskaper, inklusive god férmaga att ga in i hjarnan. NV354, som &r Ablivas andra
program i portfdljen, har utvecklats av forskare knutna till Abliva och kompletterar det framsta
programmet, KL1333, som aven det har sarlakemedelsklassificering.

Sarlakemedelsklassificering kommer att géra det lattare att beviljas regulatoriska och
vetenskapliga rédgivningsméten med FDA avseende NV354-programmet och kan mojliggora
ett fokuserat utvecklingsprogram med en paskyndad godkannandeprocess. Om det godkanns
ger ODD ocksé marknadsexklusivitet for NV354 (sju ar i USA) vilket utvidgar det skydd som
utgors av patenten for NV354.

Abliva AB (publ) - ett ledande féretag inom mitokondriell medicin. Féretaget ar noterat pd Nasdaq Stockholm, Small
Cap, under kortnamnet ABLI.
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For mer information, kontakta:

Catharina Johansson, Vice VD, Finanschef & IR-ansvarig
+46 (0)46-275 62 21, ir@abliva.com

Abliva AB (publ)

Medicon Village, 223 81 Lund, Sverige
Tel: +46 (0)46 275 62 20 (vaxel)
info@abliva.com, www.abliva.com

Prenumerera péa vara nyheter: https://abliva.com/sv/poster/pressprenumeration/
Folj oss pé LinkedIn: https://www.linkedin.com/company/abliva

Prenumerera pa var YouTube-kanal: https://www.youtube.com/channel
J/UChgP7Ky5caXtp72CELhD6Mg

Om NV354

Programmet NV354 bygger pa en innovation frén forskare vid Lunds universitet knutna till
Abliva. Med NV354 gdrs kroppens eget energisubstrat, succinat, tillgangligt inuti cellen via en
s k prodrogteknologi dar lakemedlet aktiveras forst efter att ha kommit in i kroppen. NV354 har
utformats for att rikta in sig pa en vanlig orsak till primar mitokondriell sjukdom, komplex |-
dysfunktion. Nar komplex | fungerar daligt blir energiomvandlingen inte tillrackligt effektiv,
vilket begransar den cellulara funktionen med risk for metabol kris. Denna dysfunktion ar vanlig
vid sjukdomar sdsom Leighs syndrom och MELAS, vilka bada ar mycket allvarliga sjukdomar
med symptom som muskelsvaghet, epileptiska anfall samt andra allvarliga neurologiska
sjukdomsyttringar. | NV354-programmet har den prekliniska utvecklingen slutférts, och NV354
har nu beviljats sarlakemedelsklassificering i USA.

Om primara mitokondriella sjukdomar

Primara mitokondriella sjukdomar ar amnesomsattningssjukdomar som drabbar cellernas
energiomsattning. Sjukdomarna kan yttra sig valdigt olika beroende pa vilka organ som &r
paverkade samt antalet daligt fungerande mitokondrier i varje organ. De har historiskt
beskrivits som kliniska syndrom, men kunskapen om de olika mutationerna som ligger bakom
mitokondriell sjukdom har 6kat, vilket gjort det enklare att identifiera och behandla dessa
patienter. 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 tillstand, dévhet, blindhet,
begransad dgonrorlighet och epileptiska kramper.
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Cap, under kortnamnet ABLI.
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Om Leighs syndrom

Leighs syndrom &r den hos barn vanligaste formen av primar mitokondriell sjukdom, och
barnen drabbas i regel under sina férsta levnadsar. Insjuknandet sker ofta da en infektion eller
sjukdom okar kroppens behov av energi, vilket leder till svara neurologiska symptom sasom
forsenad utveckling och psykomotorisk regression, tilltagande funktionsnedsattning eller for
tidig dod. | en majoritet av fallen orsakas Leighs syndrom av genetiska mutationer som orsakar
brister i mitokondriens andningskomplex | (Cl), vilket ar avgoérande for effektiv
energiproduktion. Uppskattningsvis drabbar Leighs och Leigh-liknande syndrom 1:11 000 - 1:
34 000 fodda, och det finns idag inga godkanda lakemedel.

Abliva - Delivering mitochondrial health

Abliva bedriver forskning och utvecklar [akemedel fér behandling av mitokondriella sjukdomar.
Dessa medfddda, sallsynta och ofta mycket svéra sjukdomar uppstér da cellens
energiforsorjare, mitokondrierna, inte fungerar som de ska. Bolaget fokuserar pa tva projekt.
KL1333, en kraftfull reglerare av nivderna av de essentiella koenzymen NAD* och NADH,
befinner sig i klinisk utvecklingsfas. NV354 &ar en energiersattningsbehandling dar den
prekliniska utvecklingen har slutforts. Abliva, med sin bas i Lund, ar noterat pa Nasdaq
Stockholm (kortnamn: ABLI).
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