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Egetis ansoker om 'Expanded Access Program’ for Emcitate® i
USA

Stockholm, 7 december, 2022. Egetis Therapeutics AB (publ) (Nasdaq Stockholm: EGTX) tillkannagav idag att bolaget har
ldmnat in en ansdkan for ett Expanded Access Program’ for Emcitate (tiratricol) i USA, enligt dnskemal fran den amerikanska
lakemedelsmyndigheten FDA.

Emcitate dr under utveckling for behandling av patienter med monokarboxylattransportor 8 (MCT8)-brist, en mycket allvarlig och
sallsynt sjukdom utan godkand behandling. Emcitate har annu inget myndighetsgodkdnnande nagonstans i varlden. Hittills har
ldkare i USA kunnat ansdka om tillstand for att behandla enskilda patienter med MCT8-brist som inte ingar i en pagaende klinisk
provning med Emcitate, genom att lamna in individuella 'Investigational New Drug’ (IND) ansokningar till FDA. Eftersom antalet
diagnostiserade patienter med MCT8-brist har 6kat, med en atfoljande 6kning av ansokningar for individuella INDs, har Egetis
beslutat att implementera ett 'Expanded Access Program’ i USA.

Nicklas Westerholm, Egetis VD, kommenterade: “MCT8-brist dr en forddande sjukdom utan tillginglig godkéind
behandling. Idag behandlas redan mer dn 160 patienter, i 6ver 25 ldnder, med Emcitate via licensférskrivning
(Named Patient Use’ eller ‘Compassionate Use”). Detta sker i enlighet med lokala lagar och férordningar i varje
land, efter en begdran frdn patienternas behandlande ldkare. | USA fortsdtter antalet patienter diagnostiserade
med MCT8-brist att 0ka, som en foljd av okad medvetenhet om sjukdomen. Genom att implementera ett
‘Expanded Access Program’ for Emcitate kommer den administrativa bordan for behandlande likare att minska
om de vill forskriva Emcitate till sina MCT8-patienter.”

Om FDAs Expanded Access Program

Den amerikanska lakemedelsmyndigheten FDA reglerar utveckling och godkannande for marknadsforing av lakemedel i USA.
Innan myndighetsgodkannande ar det normalt inte mojligt att forskriva ett ldkemedel under utveckling férutom i kliniska
provningar. For allvarliga sjukdomar for vilka det inte finns nagra behandlingsalternativ, och dér 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 dr utformade for att ge tillgang till potentiella likemedelsbehandlingar innan de har godkénts av FDA
for patienter som inte kan delta i kliniska provningar. FDA kan dessutom be en sponsor att erbjuda utokad 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 prévningslakemedel for samma sjukdom.
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Om Egetis Therapeutics AB

Egetis ar 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 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 lIb-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 anséka om marknadsgodkannande for Emcitate till EMA under forsta halvaret 2023, baserat pa befintliga kliniska data.
| USA kommer Egetis efter dialog med FDA att genomfora en bekraftande randomiserad, placebokontrollerad studie pa 16
patienter for att verifiera resultaten pa T3-nivaer i tidigare kliniska provningar och publikationer. Egetis avser att lamna in en NDA
i USA for Emcitate i mitten av 2023 under den 'Fast Track Designation’ som beviljats av FDA. Triac Trial Il ar en fullt rekryterad
studie pa mycket unga patienter med MCT8-brist (<30 manader gamla) som undersoker neurokognitiva effekter av tidig
intervention med Emcitate. Rekryteringsmalet uppnaddes i andra kvartalet 2022 dar 22 patienter nu har inkluderats. Resultat
forvantas i mitten av 2024 och planeras att skickas in till requlatoriska myndigheter efter att marknadsgodkannande erhallits.
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 utan overlapp i patientpopulationerna. | USA har Emcitate aven beviljats Rare Pediatric
Disease Designation (RPDD) vilket ger Egetis mojligheten att erhalla en Priority Review Voucher (PRV), efter
marknadsgodkannande.

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 I/1ll-studie med syfte att ansoka om marknadsgodkannande i USA och Europa har slutforts efter diskussioner med
lakemedelsmyndigheterna FDA, EMA och Medicines and Healthcare products Regulatory Agency (MHRA, Storbritannien) och
studiestart planeras under borjan av 2023. Aladote har beviljats ODD i USA och EU.

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