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Egetis Therapeutics erhaller FDA Fast Track Designation
for Emcitate® mot MCT8-brist

Egetis Therapeutics AB (publ) (ticker: EGTX) tillkdnnagav idag att amerikanska Ikemedelsmyndigheten Food and
Drug Administration (FDA) har beviljat s k Fast Track Designation fér féretagets ledande Iékemedelskandidat
Emcitate®, for ndrvarande i en registreringsgrundandestudie, fér behandling av den séllsynta genetiska sjukdomen
MCT8-brist.

FDA:s Fast Track-process ar utformat for att underlétta utvecklingen och paskynda granskningen av nya
ladkemedel som adresserar ett stort medicinskt behov och ar avsedda att behandla allvarliga eller livshotande
tillstand sa att patienterna far tillgéng till nya viktiga [dkemedel tidigare. Fast Track-status ger foretagen tidigare
och mer frekvent kommunikation med FDA for att forbéattra effektiviteten i utvecklingen av det undersokta
lakemedlet och ge behdrighet for prioriterad granskning om vissa kriterier uppfylls.

“Denna Fast Track Designation &r ett erkdnnande fran FDA om vikten av Emcitate for att ta itu med det stora
medicinska behovet vid MCT8 -brist och i slutandan hjalpa dessa patienter som lider av denna sallsynta och
forodande sjukdom. Dessa patienter har idag inga behandlingsalternativ. En Fast Track Designation gor det
mojligt att paskynda bade inlamnandet av en NDA-ansokan och FDA:s granskning, ddrmed mojliggora ett
tidigare marknadsgodk@nnande av Emcitate” sager Nicklas Westerholm, VD for Egetis Therapeutics.

En forsta klinisk provning pa patienter i alla dldrar som lider av MCT8 -brist har avslutats med betydande och
kliniskt relevanta resultat. En registreringsgrundande klinisk prévning med tidigt insatt behandling hos mycket
unga drabbade barn med MCT8-brist pagar. Patientrekryteringen gar enligt plan och forvéntas vara klar under
fjdrde kvartalet 2021. Emcitate har erhallit sarldkemedelsstatus i bade EU och i USA. En s k US Rare Pediatric
Disease-status beviljades i november 2020, vilket potentiellt berattigar till en Priority Review Voucher.

For ytterligare information, vanligen kontakta:
Nicklas Westerholm, VD, Egetis Therapeutics
Tel. +46 (0)73 354 20 62

Epost: nicklas.westerholm@egetis.com

Informationen ldmnades, genom ovanstdende kontaktpersons forsorg, fér offentliggérande den 2021-10-08, 08:00
CET.

Om Egetis Therapeutics

Egetis Therapeutics dr ett innovativt, unikt och integrerat lakemedelsutvecklingsbolag, fokuserat pa projekt i sen
klinisk utvecklingsfas inom sarldkemedelsomradet f6r 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 séllsynt sjukdom med ett stort medicinskt behov och ingen
tillgénglig behandling. En klinisk fas IIb-studie har genomforts med signifikanta och kliniskt relevanta
behandlingsresultat. En registreringsgrundande studie (fas I1b/Ill) startades i december 2020 dé férsta patient
doserades och interimresultat forvantas under 2022. Emcitate har sérlakemedelsstatus i USA och Europa och
beviljades Rare Pediatric Disease-status i USA i november 2020. Aladote ar en “first-in-class” [akemedelskandidat
som utvecklas for att reducera akuta leverskador till foljd av paracetamolforgiftning. En proof of principle-studie
har framgangsrikt avslutats och utformningen av en registreringsgrundande fas II/lll-studie med syfte att ansoka
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om marknadsgodkannande i USA och EU har finaliserats efter diskussioner med lakemedelsmyndigheterna FDA,
EMA och MHRA. Aladote har beviljats sarlékemedelsstatus i USA och férvdntas vara beréttigad till en
sarlakemedelsstatus i EU, for vilken en ansokan skickats in under Q1 2021.

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

Om MCT8-brist

MCT8-brist ar en ovanlig sjukdom som drabbar 1 av 70 000 man med betydande medicinskt behov dar det idag
inte finns ndgon behandling. Skoldkortelhormoner &r essentiella for utveckling och kontroll av metabolismen i
de flesta typer av vavnader, vilket kraver transport 6ver cellmembran. En av nyckeltransportérerna av
skoldkortelhormon i kroppen 6ver cellmembran &r MCT8 (monokarboxylattransportor 8). Mutationer i genen for
MCTS, som sitter pa X-kromosomen, leder till MCT8-brist, dven kallat Allan Herndon Dudley Syndrome (AHDS),
vilket enbart drabbar man. MCT8-brist leder till problem med transport av skoldkortelhormon till olika typer av
celler inklusive hjarnan och dess nervceller samt skoldkartelhormonrubbningar. Avsaknad av skoldkortelhormon
i det centrala nervsystemet leder till kraftigt paverkad neurokognitiv utveckling och funktionsnedsattning. De
6kade nivaerna av cirkulerande skoldkortelhormon ar skadligt for andra organ som hjarta, muskler, lever och
njurar vilket leder till kraftigt nedsatt kroppsvikt, kardiovaskular paverkan, sémnbrist och muskelbrist. De flesta
patienter med MCT8-brist uppndr inte basala motoriska fardigheter sdsom att halla sitt eget huvud eller sitta. |
dagslaget finns inget godként lakemedel for MCT8-brist.
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