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Egetis uppdaterar om sjukdomsmedvetenhet och ’Expanded
Access Program’ for tiratricol (Emcitate) i USA

Stockholm den 13 december, 2023. Egetis Therapeutics AB (publ) (‘Egetis” eller “Bolaget”) (Nasdaq Stockholm: EGTX),
uppdaterade idag om sjukdomsmedvetenhet om MCT8-brist och 'Expanded Access Program’ (EAP-program) for tiratricol (Emcitate
) for berattigade patienter med MCT8-brist i USA.

MCT8-brist ar en ultrasallsynt genetisk sjukdom som beskrevs forst ar 2004, och Egetis ar det forsta lakemedelsforetaget som
utvecklar en mojlig terapi for denna sjukdom. Fdljaktligen ar den allmanna forstaelsen for sjukdomen och dess diagnos fortfarande
mycket ldg, dven bland specialistldkare, och en stor del av patienterna forblir odiagnostiserade. Bolaget har fokuserat sina’
medical affairs’ aktiviteter pa att forbattra medvetenheten om sjukdomen och diagnosen, inklusive deltagande och dialoger vid
vetenskapliga konferenser, partnerskap for identifiering av patienter med genetiska testforetag, engagemang med ‘Key Opinion
Leaders’, radgivande kommittéer och interaktioner med patientgrupper. Detta har resulterat i identifieringen av ytterligare 50
patienter med MCT8-brist i USA, som tidigare inte var diagnostiserade eller kanda for Bolaget.

For att sakerstalla att dessa nya patienter ges mojlighet att inkluderas i EAP-programmet har Bolaget ingatt ett partnerskap med
AnovoRx (anovorx.com), ett specialapoteksforetag som fokuserar pa sallsynta sjukdomar. Syftet ar att optimera genomforandet av
och vidare bredda rackvidden och genomférandet av EAP-programmet for berattigade MCT8-bristpatienter i USA.

Nicklas Westerholm, Egetis VD, kommenterade: "Jag dr mycket ndjd Over att se att vdrt ‘medical affairs’ teams arbete
bar frukt, vilket har lett till identifieringen av ytterligare over 50 patienter med MCT8-brist i USA, under en kort
tidsperiod. Detta ger mig fortroende for att antalet diagnostiserade patienter med MCT8-brist kommer att
fortsdtta att 6ka. Idag behandlas redan éver 190 patienter i mer én 25 lédnder med tiratricol genom olika ’
Managed Access Program’, enligt varje lands lokala lagar och bestdmmelser, efter begdran fran patienters
behandlande ldkare. Genom en bred implementering av vart ‘Expanded Access’-Program for tiratricol i USA
kommer den administrativa bordan for behandlande ldkare att minska, om de vill forskriva tiratricol till sina
MCT8-patienter. EAP-programmet dr ocksa viktigt for patienter som avslutar ReTRIACt-studien for att
sdkerstdlla fortsatt tillgdng till behandlingen. MCT8-brist dr en svdrt handikappande ultrasdllsynt sjukdom
utan ndgra godkdnda behandlingar och tiratricol har mdjlighet att bli den forsta godkdnda behandlingen for
MCT8-brist.”

Ansokan om ett EAP-program lamnades in till den amerikanska lakemedelsmyndigheten FDA i oktober 2022, pa begdran av FDA.
Personer som ar intresserade av EAP programmet eller vill ldra sig mer om kriterierna for programmet kan besoka www.
clinicaltrials.gov, studie NCT05911399. Enligt FDA:s regler for EAP-program bor varje patient som deltar i ett EAP-program forst
utvdrderas for att delta i pdgaende kliniska prévningar.

Om FDAs Expanded Access Program

Den amerikanska ldkemedelsmyndigheten FDA reglerar utveckling och godkannande for marknadsféring av lakemedel i USA.
Innan myndighetsgodkannande ar det normalt inte mojligt att forskriva ett lakemedel under utveckling forutom i kliniska
provningar. For allvarliga sjukdomar fér vilka det inte finns nagra behandlingsalternativ, och dar en patient inte kan inkluderas i
en klinisk provning, kan en ldkare som vill forskriva en icke godkand behandling ansoka om tillstand genom FDAs ‘Expanded
Access Program’ (EAP). EAP ar utformade for att ge tillgang till potentiella ldkemedelsbehandlingar innan de har godkants av FDA
for patienter som inte kan delta i kliniska provningar. FDA kan dessutom be en sponsor att erbjuda utdkad tillgang till ett
lakemedel under "Expanded Access” for en specifik grupp av patienter, nar myndigheten har mottagit ett betydande antal
forfragningar om individuella INDs till ett provningslakemedel for samma sjukdom.

Egetis Therapeutics Klara Norra kyrkogata 26 SE-111 22 Stockholm



EG=
(]
TH=
PRESSMEDDELANDE
13 december 2023 07:00:00 CET

For ytterligare information, vanligen kontakta:

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

Karl Hard, Head of Investor Relations & Business Development
+46 (0) 733011 944
karl.hard@egetis.com

Om Egetis Therapeutics AB

Egetis dr ett innovativt och integrerat lakemedelsbolag, fokuserat pa projekt i sen klinisk utvecklingsfas for kommersialisering
inom sarldkemedelsomradet for behandling av allvarliga och sallsynta sjukdomar med betydande medicinska behov.

Emcitate ar Bolagets ledande 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 IIb-studie (Triac
Trial 1) samt en kohortstudie har genomforts med signifikanta och kliniskt relevanta behandlingsresultat pa skoldkortelhormon T3-
halter i serum och kliniskt relevanta sekundara effektmatt. Egetis ansokte om marknadsgodkannande for Emcitate till EMA i
oktober 2023.

Efter dialog med FDA genomfor Egetis en bekraftande randomiserad, placebokontrollerad studie pa 16 patienter for att verifiera
resultaten pd T3-nivaer i tidigare kliniska provningar och publikationer. Egetis avser att ansoka om marknadsgodkannande (NDA) i
USA for Emcitate under mitten av 2024 under den 'Fast Track Designation’ som FDA beviljat.

Emcitate har sarlakemedelsstatus (‘orphan drug designation’, ODD) i USA och EU for MCT8-brist och RTH-beta. MCT8-brist och
RTH-beta dr separata indikationer med distinkta patientpopulationer. | USA har Emcitate aven beviljats Rare Pediatric Disease
Designation (RPDD) vilket ger Egetis méjligheten att erhdlla en Priority Review Voucher (PRV), efter marknadsgodkannande.
Aladote ar en "first-in-class” lakemedelskandidat som utvecklas 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 lI/1ll-studie, Albatross, med syfte att ansoka om marknadsgodkannande i USA och Europa har slutforts efter diskussioner med
lakemedelsmyndigheterna i USA, EU och Storbritannien. Studiestart planeras efter att ansokningarna om marknadsgodkannande
for Emcitate har fullbordats. Aladote har beviljats sarldkemedelsstatus (ODD) i USA och EU.

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

Bifogade filer

Egetis uppdaterar om sjukdomsmedvetenhet och "Expanded Access Program’ for tiratricol (Emcitate) i USA

Egetis Therapeutics Klara Norra kyrkogata 26 SE-111 22 Stockholm


http://www.egetis.com
https://storage.mfn.se/e311a0d7-98ff-4d25-94b4-c16086536ffd/egetis-uppdaterar-om-sjukdomsmedvetenhet-och-expanded-access-program-for-tiratricol-emcitate-i-usa.pdf

