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Med den prioriterade granskningen pa gang inom FDA gar
Oncopeptides vidare for att ansoka om villkorat godkdnnande av
melflufen hos EMA

STOCKHOLM — 12 oktober 2020 — Oncopeptides AB (publ) (Nasdaq Stockholm: ONCO) tillkdnnager idag att
bolaget har informerat den europeiska likemedelsmyndigheten, EMA, om sin avsikt att limna in en ansékan om
villkorat marknadsgodkdnnande for melflufen (INN melphalan flufenamide) i EU, baserat pa den
registreringsgrundande fas 2 studien HORIZON i relapserande refraktirt multipelt myelom (RRMM).

Beslutet att lamna in en ansékan om villkorat godkdnnande bygger pa en fordjupad analys av de regulatoriska
forutsdttningarna och stods avledande opinionsledare inom EU. Tidigare avsag bolaget att vinta in resultaten frdn
den pagéende randomiserade fas 3 studien OCEAN innan man ansokte om ett vanligt marknadsgodkidnnande.
Nir OCEAN-studien som jamfér melflufen och pomalidomid i patienter med RRMM avslutats, kommer

resultaten anvéindas i ansokan till regulatoriska myndigheter for att potentiellt utvidga melflufens indikation.

HORIZON-studien visar att melflufen i kombination med dexametason potentiellt kan erbjuda ett
behandlingsalternativ for patienter med RRMM som ér svarbehandlade och har en dalig prognos, inklusive

patienter med trippelklassrefraktart multipelt myelom och patienter med extramedullar sjukdom.

”Ledande opinionsledare och kliniker runt om i Europa har fatt omfattande erfarenhet av melflufen genom vara
kliniska studier i multipelt myelom. Vi delar ett gemensamt intresse att ge den hér snabbt vixande patientgruppen

med skriande behov, snabb tillgang till nya behandlingsalternativ”, sdger Klaas Bakker, CMO pa Oncopeptides.

Enligt den europeiska likemedelsmyndigheten EMA, ér likemedel ldmpade for villkorat godkdnnande om de
syftar till att behandla allvarliga och livshotande sjukdomar. Villkorade godkidnnanden kan ges om det finns en
positiv balans mellan nytta och risk, omfattande data kan tillhandahaéllas, det medicinska behovet &r stort och

vardet for folkhélsan av att tillgdngliggora produkten vager upp riskerna kopplade till behovet av ytterligare data.

Den amerikanska lakemedelsmyndigheten FDA har beviljat en prioriterad granskning av bolagets ansékan om
villkorat marknadsgodkénnande fér melflufen i kombination med dexametason for behandling av patienter med

multipelt myelom. FDA har faststillt ett maldatum f6r granskningen av ansokan till den 28 februari, 2021.
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Om melflufen

Melflufen (INN melfalan flufenamid) ar forst i en ny klass av peptidlankade likemedel (PDC) som riktas mot
aminopeptidaser och snabbt frisitter alkylerande cellgifter inne i tumorceller. Melflufen tas snabbt upp av
myelomceller genom sin hoga fettloslighet och hydrolyseras omedelbart av peptidaser for att frisatta vattenlosliga
cellgifter som stings in i myelomcellen. Aminopeptidaser ar 6veruttryckta i cancerceller, i synnerhet i langt
framskriden cancer och i tumorer med en forh6jd mutationsgrad. In vitro dr melflufen 50 ganger mer potent i
myelomceller jamfort med den storsta alkylerande metaboliten beroende pa en 6kad koncentration av alkylerare
inuti cellen. Melflufen visar cytotoxisk aktivitet gentemot myelomcellinjer som &r resistenta mot andra
behandlingar, inklusive alkylerare, och har &ven visats himma DNA-reparation och nybildning av blodkirl i
prekliniska studier. I den registreringsgrundande fas 2-studien HORIZON uppvisade melflufen i kombination
med dexametason i svirbehandlade patienter med relapserande och refraktirt multipelt myelom (RRMM), en god
effekt och en kliniskt hanterbar sakerhetsprofil med framfér allt hematologiska biverkningar, samt en lag

férekomst av svara icke-hematologiska biverkningar.

Om Oncopeptides

Oncopeptides ar ett likemedelsforetag fokuserat pa utvecklingen av riktade terapier for svérbehandlade
hematologiska sjukdomar. Bolaget ar fokuserat pa utvecklingen av produktkandidaten melflufen, som ér forst i en
ny klass av peptidlankade likemedel (PDC) som riktas mot aminopeptidaser och snabbt frisitter alkylerande
cellgifter inne i tumorceller. Melflufen (INN melfalan flufenamid) utvecklas som en ny behandling av den
hematologiska cancersjukdomen multipelt myelom och utvirderas for narvarande i ett flertal kliniska studier
inklusive den registreringsgrundande fas 2-studien HORIZON och den pégaende fas 3-studien OCEAN. Baserat
pa resultaten frain HORIZON har Oncopeptides ldimnat in en ansékan om villkorat marknadsgodkénnande till den
amerikanska likemedelsmyndigheten FDA for melflufen (INN melfalan flufenamid) i kombination med
dexametason, for behandling av vuxna patienter med trippelklassrefraktirt multipelt myelom. Oncopeptides
globala huvudkontor ligger i Stockholm och huvudkontoret f6r den amerikanska verksamheten dterfinns i Boston,

Massachusetts. Bolaget dr noterat i Mid Cap-segmentet pa Nasdaq Stockholm med kortnamnet ONCO. Mer

information finns tillgdnglig p& www.oncopeptides.com.
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