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Egetis erhaller positivt utlatande fran EMA om
sarlakemedelsstatus for Emcitate for behandling av
skoldkortelhormonresistens typ beta (RTH-f3)

Stockholm, Sverige, 24 mars 2022. Egetis Therapeutics AB (publ) (Nasdaqg Stockholm: EGTX) meddelade idag att
kommittén for sarlakemedelsstatus (COMP) vid europeiska lédkemedelsmyndigheten (EMA) har gett ett positivt
utldtande om sarlakemedelsstatus for bolagets ledande lakemedelskandidat Emcitate (tiratricol) for behandling
av skoldkortelhormonresistens typ beta (Resistance to Thyroid Hormone type beta, RTH-B). RTH-B dren
ytterligare indikation, utan Gverlapp i patientpopulationerna, till den tidigare erhallna sérlékemedelsstatusen for
MCT8-brist.

Emcitate ar Egetis ledande lakemedelskandidat och &ri fas Il klinisk utveckling med planerade ansékningar om
marknadsgodkannande for behandling av MCT8-brist i USA och Europa 2023. Det positiva utladtandet frdn EMA
om ansokan for sarldkemedelsstatus for RTH- kommer efter att Food and Drug Administration (FDA) i USA
nyligen beviljade sarlakemedelsstatus fér RTH-B. Den Europeiska Kommissionen ansvarar for att bevilja
sarldkemedelsstatus, pa basen av det positiva utlatandet fran EMA,

RTH-B ar en ovanlig, medfodd genetisk sjukdom som orsakas av mutationer i den ena av kroppens tva typer av
skoldkortelhormonreceptorer och leder till nedsatt skoldkortelhormonsignallering i vavnader som ar beroende
av skoldkortelhormonreceptor beta. De kliniska manifestationerna av RTH-[ inbegriper en blandning av
symptom av tyreotoxikos och hypotyreos i olika vavnader, sasom struma, fettlever, blodfettsrubbningar, nedsatt
hérsel och fargseende, neurokognitiva funktionsstérningar och kardiovaskulér stress. Incidensen uppskattas till
mellan 1 per 20.000-40.000 nyfodda. Det finns i dagslaget ingen godkénd behandling for de patienter som lider
av RTH-(.

“Vi dr mycket glada att erhdlla ett positivt utltande frén EMA for sdrldkemedelsstatus fér en ytterligare indikation
fér Emcitate, utéver MCT8-brist. RTH- dr en distinkt sjukdom men besldktad med MCT8-brist och utgéren
potentiell indikationsexpansion till skéldkdrtelhormonresistens typ beta som kan utoka antalet patienter som kan
behandlas med Emcitate. Tillsammans med den nyligen erhdllina ODD fér RTH-( som beviljats av FDA i USA,
kommer vi fortsdtta att utvdrdera utvecklingen av Emcitate mot marknadsgodkdnnande ocksé for denna sjukdom,
vilket kan utéka vdrdet och forldnga marknadsexklusiviteten for Emcitate.” sade Nicklas Westerholm, VD, Egetis
Therapeutics.

Emcitate har tidigare beviljats sarldkemedelsstatus (ODD) i sdval EU som USA for behandling av MCT8-brist och
beviljades nyligen ODD for RTH-B av FDA. Emcitate erholl Rare Pediatric Disease Designation (RPD) i november
2020 och sé kallad Fast Track status i oktober 2021 fran FDA.

| EU ges sérlakemedelsstatus till produkter som behandlar, férebygger eller diagnostiserar en sjukdom som ar
livshotande eller kroniskt férsvagande och som drabbar mindre dn 5 av 10 000 manniskor i hela EU. Sponsorer
som erhaller sarldkemedelsstatus i EU drar nytta av protokollhjélp, en typ av vetenskaplig radgivning specifik for
sdrlakemedel, befrielse eller nedséttning av vissa avgifter samt tiodrig marknadsexklusivitet ndr [dkemedlet val ar
pa marknaden. For mer information om sarldkemedel i EU, se www.ema.europa.eu/en/human-
regulatory/overview/orphan-designation-overview



http://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/overview/orphan-designation-overview
http://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/overview/orphan-designation-overview

EG=TIS
TH=RAPEUTICS

For mer information, vanligen kontakta:

Nicklas Westerholm, VD
Tel. +46 (0)733 542 062
nicklas.westerholm@egetis.com

Karl Hard, Head of Investor Relations and Communications
Tel. +46 (0) 733 011 944
karl.hard@egetis.com

Om skoldkortelhormonresistens typ beta

Resistance to Thyroid Hormone type beta (RTH-B) ar en ovanlig medfddd genetisk sjukdom med stort
medicinskt behov och ingen godkand behandling, som drabbar 1 av 20 000-40 000 individer. Skoldkortelhormon
ar essentiellt for normal utveckling och reglering av amnesomsattningen i princip alla vavnader och utovar sin
effekt genom att binda till en nukledr receptor, vilket resulterar i uttryck av hormonresponsiva gener. Det finns
tva typer av skoldkortelhormonreceptorer i kroppen (alpha och beta), som uttrycks preferentiellt i olika
vavnader. RTH-[ orsakas av mutationer i genen for skoldkdrtelhormonreceptor beta och leder till nedsatt
skoldkartelhormonsignallering i vévnader som ar beroende av denna receptor. De kliniska manifestationerna av
RTH-B inbegriper en blandning av symptom av tyreotoxikos och hypotyreos i olika vavnader, sdsom struma,
fettlever, blodfettsrubbningar, nedsatt horsel och fargseende, neurokognitiva funktionsstorningar och
kardiovaskular stress. RTH-B drabbar bdda konen lika och uppvisar normal ett sa kallat autosomalt dominant
nedarvningsmonster. Homozygosa mutationer ar extremt ovanliga men ger mycket uttalade symptom som ofta
leder till att drabbade patienter avlider redan tidigt under barndomen.

Om Egetis Therapeutics

Egetis Therapeutics &r ett innovativt och integrerat |[dkemedelsbolag, fokuserat pa projekt i sen klinisk
utvecklingsfas fér kommersialisering inom sérlakemedelsomradet fér behandling av allvarliga och séllsynta
sjukdomar med betydande medicinska behov.

Emcitate &r en lakemedelskandidat som utvecklas som den potentiellt forsta behandlingen for patienter med
MCT8-brist, en séllsynt sjukdom med ett stort medicinskt behov och ingen tillgdnglig behandling. En klinisk fas
lIb-studie (Triac Trial I) samt en kohortstudie har genomforts med signifikanta och kliniskt relevanta
behandlingsresultat pd serum T3-halter och kliniskt relevanta sekundéra effektmatt. Som ett resultat av
gynnsamma diskussioner med den europeiska ldkemedelsmyndigheten (EMA) avser Egetis att ansdka om
marknadsgodkannande for Emcitate till EMA under forsta halvdret 2023 baserat pa befintliga kliniska data.

| USA kommer Egetis efter dialog med FDA att genomféra en mindre bekraftande randomiserad,
placebokontrollerad studie pa 16 patienter for att verifiera resultaten pa T3-nivaer i tidigare kliniska prévningar
och publikationer. Egetis avser att ansdka om marknadsgodkannande (NDA) i USA for Emcitate i mitten av 2023
under den Fast Track Designation som beviljats av FDA.

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

Emcitate har sarlakemedelsstatus (ODD) i USA for MCT8-brist och RTH-beta och i Europa fér MCT8-brist. | USA
har Emcitate dven beviljats Rare Pediatric Disease-status (RPD) vilket ger Egetis mojligheten att erhélla en Rare
Pediatric Disease Priority Review Voucher (PRV) i USA.


mailto:nicklas.westerholm@egetis.com
mailto:karl.hard@egetis.com

EG=TIS
TH=RAPEUTICS

Aladote ar en "first-in-class” [dkemedelskandidat som utvecklats for att reducera risken for akuta leverskador till
foljd av paracetamolforgiftning. En "proof of principle”-studie har framgangsrikt avslutats och utformningen av
en registreringsgrundande fas Il/lll-studie med syfte att ansdoka 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 lamnades in i Europa under forsta kvartalet 2021. Egetis har en
pagdende dialog med EMA om [dmplig indikation fér ODD i EU.

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



