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Egetis slutfor rullande ansokan om marknadsgodkannande
(NDA) i USA for Emcitate® (tiratricol) for behandling av MCT8-
brist

Priority Review och Rare Pediatric Disease Priority Review Voucher har begarts
Regulatoriskt beslut forvantas i september 2026
Lansering av Emcitate® (tiratricol) i USA forvantas under Q4 2026, forutsatt godkannande

Stockholm 29 januari 2026. Egetis Therapeutics AB (publ) (“Egetis” eller “Bolaget”) (NASDAQ Stockholm: EGTX) meddelade idag
att Bolaget har slutfort sin rullande ansékan om marknadsgodkannande (Rolling New Drug Application, NDA) till den amerikanska
lakemedelsmyndigheten FDA (U.S. Food and Drug Administration) avseende Emcitate® (tiratricol) for behandling av patienter med
MCT8-brist. MCT8-brist ar en sallsynt, allvarlig och livsforkortande sjukdom, for vilken det for narvarande inte finns nagra
godkanda behandlingar i USA.

Den rullande NDA-ansokan inleddes i december 2025 med inldmning av de icke-kliniska samt kvalitetsrelaterade delarna (kemi,
tillverkning och kontroll, CMC) och har nu slutforts genom inldmning av de kliniska delarna, vilka omfattar ett robust datapaket
bestdende av flera kliniska studier samt real-world-evidens, inklusive foljande studier:

¢ Erasmus Medical Center (EMC) Survival Study, en internationell real-world-kohortstudie som jamforde mortalitet mellan
manliga patienter med MCT8-brist som behandlats med tiratricol och obehandlade patienter. Studien visade en signifikant
overlevnadsfordel for patienter behandlade med tiratricol jamfort med obehandlade patienter.

* ReTRIACt-studien ger randomiserad, kontrollerad evidens for tiratricols farmakodynamiska effekt pa T3, den centrala
biokemiska orsaken till sjukdomens morbiditet och mortalitet. Den tydliga effekten av behandling med tiratricol observerades vid
insdttning/titrering, utsattning och aterinsattning av behandling, vilket dven bekraftar resultaten fran tidigare studier inom
programmet. Tiratricol sankte T3-nivaerna hos patienter med MCT8-brist, och utsdttning av behandling ledde till en statistiskt
signifikant 6kning av T3.

» Triac Trial I, ddr behandling med tiratricol resulterade i en dosberoende och varaktig sankning av T3 fran tyrotoxiska
utgangsnivaer. Dessa biokemiska effekter atféljdes av kliniskt meningsfulla forbattringar i kardiovaskuldra och metabola
parametrar, inklusive sankt hjartfrekvens och systoliskt blodtryck samt forbattrad vikt. De biokemiska och kliniska effekterna
bibehdlls i forlangningsstudien under upp till 3,5 ar.

o Triac Trial Il, genomford i spadbarn och smabarn, visade att tiratricol uppnadde en betydande sdnkning av T3 vid anvandning av
hégre doser och att dessa doser generellt tolererades vl i denna aldersgrupp. Aven om neurokognitiva utfall inte forbattrades
signifikant, gav studien viktig evidens for bibehallen farmakodynamisk effekt och en gynnsam sékerhetsprofil vid behandling i
tidig alder och under upp till 4,5 ars behandling.

* EMC Cohort Study, som visade en varaktig behandlingseffekt under upp till 6 ar i klinisk praxis, med bestdende sankningar av T3
atfoljda av forbattringar i kardiovaskuldra parametrar och vikt. Ingen toleransutveckling eller forlust av effekt observerades, vilket
bekraftar langsiktig varaktighet av behandlingsresponsen.
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Emcitate® (tiratricol) godkandes i EU for behandling av patienter med MCT8-brist i februari 2025 och lanserades darefter i
Tyskland i maj 2025, som den forsta och enda godkanda behandlingen for denna sallsynta och allvarliga sjukdom.

Emcitate® (tiratricol) har erhallit flera klassificeringar fran FDA, inklusive Sarldkemedel (Orphan Drug), Snabbspar (Fast Track) och
Genombrottsterapi (Breakthrough Therapy), vilket dterspeglar lakemedlets potential att adressera en allvarlig sjukdom med ett
stort medicinskt behov. Den nu slutforda ansokan for Emcitate® (tiratricol) utgor den forsta NDA-ansdkan for behandling av MCT8-
brist i USA. FDA forvantas att inom 60 dagar validera att NDA-ansokan ar komplett. Eftersom Emcitate® (tiratricol) har Fast Track
och Breakthrough Therapy status har Egetis begart prioriterad utvardering (Priority Review), vilket innebar att FDA:s granskning
skall slutforas inom sex manader efter den inledande 60-dagars valideringsperioden. Egetis forvantar sig darfor ett requlatoriskt
beslut i september 2026.

Emcitate® (tiratricol) har dven erhallit Rare Pediatric Disease-klassificering, vilket innebdr att Bolaget kommer att vara berattigat
till en Priority Review Voucher vid ett godkannande av NDA-ansokan.

Nicklas Westerholm, vd for Egetis, kommenterade: "Med slutférandet av denna NDA-ansokan har Egetis uppndtt en
kritisk milstolpe mot att géra den forsta behandlingen for MCT8-brist tillgdnglig i USA. Jag vill rikta ett stort
tack till de patienter och familjer som deltagit i kliniska studier, till prévarna och deras team samt till vdra
kollegor pd Egetis for deras stora engagemang i arbetet med att tillgingliggora Emcitate® (tiratricol) for
patienter som drabbats av denna sdllsynta genetiska sjukdom. Samtidigt som vi fortsdtter den kommersiella
lanseringen av Emcitate® (tiratricol) i EU, och for diskussioner om partnerskap i andra geogradfier, fortsdtter vi
ocksa att bygga upp vdr organisation i USA infor en potentiell lansering, med fokus pd 'medical affairs’ och’
market access’.”

Om MCT8-brist

MCT8-brist, aven kallad Allan-Herndon-Dudley-syndrom (AHDS), ar en sallsynt, allvarlig och livsforkortande sjukdom. Den orsakas
av mutationer i SLC16A2-genen, som dr beldgen pa X-kromosomen och drabbar néstan uteslutande mén. Mutationer i SLC16A2
leder till nedsatt eller avsaknad funktion av monokarboxylattransportor 8 (MCT8), en viktig transportér av skéldkértelhormon (TH).
En fullstandig eller betydande brist pd MCT8-transportkapacitet leder till ett komplext monster av stord TH-signalering.
Vavnader som ar helt beroende av MCT8 fér TH-transport (MCT8-beroende), inklusive centrala nervsystemet, uppvisar helt eller
kraftigt reducerad TH-signalering. Eftersom bade neuroner och endotelceller som utgor blod-hjarnbarridren dr beroende av MCT8
for TH-transport, leder MCT8-brist till férsamrad neurokognitiv utveckling med svara intellektuella och motoriska
funktionsnedsattningar. Patienter kan sallan sitta sjalvstandigt och kan inte bibehalla huvudkontroll.

Samtidigt orsakar en dysfunktionell MCT8-transportdr storningar i skoldkdrtelhormonregleringen. Som en konsekvens &r nivaerna
av cirkulerande T3 kraftigt forhojda, vilket leder till dverdriven TH-signalering i vdvnader som anvander andra transportorer an
MCT8, och resulterar i uttalade symptom fran kronisk tyreotoxikos. Patienter med MCT8-brist har avsevart forkortad livslangd.
Tyreotoxikos orsakar dalig tillvaxt, ldg kroppsvikt, muskelfdrtvining, kardiovaskuldr sjuklighet, irritabilitet och sémnstorningar.
Tyreotoxikos (oavsett orsak) ar forknippat med 6kad kardiovaskular sjuklighet och mortalitet. Sambandet mellan stord TH-
signalering och paverkan pa hjart-karlsystemet har visats tydligt i bade experimentella och kliniska studier. De flesta patienter
med tydlig hypo- eller hypertyreos drabbas av kardiovaskuldra komplikationer, och obehandlade tillstand kan paskynda
uppkomsten av symtomgivande hjart-karlsjukdom.

Overskott av TH okar hjartminutvolymen genom paverkan pa slagvolym och hjartfrekvens, orsakar takykardi och 6kar risken for
formaksflimmer. Svar tyreotoxikos kan utlosa hogutflodeshjartsvikt, dven hos patienter utan underliggande hjartsjukdom. Ett
kongestivt tillstand kan uppsta pa grund av 6kad blodvolym och hjartfrekvens, ofta med associerad pulmonell arteriell
hypertension. Den kliniska nyttan av terapeutiska dtgarder for att normalisera TH-nivder ar val etablerad.
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Kronisk tyreotoxikos tros bidra till den 6kade mortaliteten hos patienter med MCT8-brist, framst pa grund av plétslig (hjart-) déd,
pneumoni och andra infektioner.

Den berdknade incidensen ar 1 pd 70 000 man, med en medianlivsldngd pa endast 35 ar, och 30 % av patienterna avlider under
barndomen.

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) 733 011 944
karl.hard@egetis.com

Denna information dr sddan information som Egetis Therapeutics dr skyldigt att offentliggdra enligt EU:s
marknadsmissbruksforordning. Informationen ldmnades, genom ovanstdende kontaktpersoners forsorg, for
offentliggérande den 2026-01-29 07:00 CET.
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Om Egetis Therapeutics AB

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

Bolagets ledande lakemedelskandidat Emcitate® (tiratrikol) har utvecklats som den forsta och enda godkanda behandlingen for
patienter med MCT8-brist, en sallsynt sjukdom med ett stort medicinskt behov. Egetis erholl marknadsgodkannande for
Emcitate® i EU i februari 2025 som den forsta och enda behandlingen for MCT8-brist. Egetis inledde lanseringen av Emcitate® i
Tyskland den 1 maj 2025. Emcitate® (tiratricol) ar inte godkand i USA.

Bolaget inledded en rullande New Drug Application (NDA) for Emcitate® (tiratricol) i USA i december 2025, med malet att NDA-
ansokan ska vara slutford i borjan av 2026 sa att FDA:s granskningsprocess ska slutféras under det tredje kvartalet 2026.
Baserat pa feedback fran FDA kommer NDA-ansokan for Emcitate® (tiratricol) for behandling av MCT8-brist att baseras pa redan
tillgangliga kliniska data fran Triac Trial I, Triac Trial Il, ReTRIACt, EMC Cohort Study, EMC Survival Study och det amerikanska
Expanded Access-programmet.

Tiratrikol 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 Breakthrough Therapy
Designation och Rare Pediatric Disease Designation (RPDD), vilket ger Egetis mojligheten att erhdlla en Priority Review Voucher
(PRV), efter marknadsgodkannande. | UK har Emcitate erhallit Promising Innovative Medicine status av den brittiska
lakemedelsmyndigheten MHRA.

Aladote® (calmangafodipir) ar en "first-in-class” ldkemedelskandidat som utvecklas 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 2/3 studie, Albatross, med syfte att ansoka om marknadsgodkannande i USA och Europa har slutforts
efter diskussioner med lakemedelsmyndigheterna i USA, EU och Storbritannien. Utvecklingsprogrammet for Aladote® har
parkerats tills ansékningarna om marknadsgodkannande for Emcitate® for MCT8-brist har fullbordats. Aladote® har beviljats
ODD i USA och EU.

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