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Ny fas-3-data bekraftar forlangd halveringstid for hemofiliproduktkandidater 6ver flera
patientgrupper

Interimsanalys fran fas-3-studier i barn tyder pa férldngd halveringstid av férséksbehandling med
Idngtidsverkande terapier hos barn under 12 dr.

Swedish Orphan Biovitrum AB (publ) (Sobi) och Biogen Idec presenterade idag nya resultat fran fas-3 studier
for bolagens gemensamma langtidsverkande rekombinanta faktor VIII, rFVIIIFc (Eloctate™), och faktor IX,
rFIXFc (Alprolix™), produktkandidater fér hemofili A och B. Resultaten inkluderar en interimsanalys av
farmakokinetikdata i barn. Dessa data visar for forsta gangen genomgaende férlangda halveringstider (tiden
da lakemedlet cirkulerar i kroppen) i barn, jamfort med férsokspersonernas tidigare behandlingar. Resultaten
overensstammer med farmakokinetiska resultat i vuxna och unga vuxna och presenterades av forskare vid
den 55:e arliga kongressen for det amerikanska séllskapet for blodspecialister, American Society of
Hematology (ASH), i New Orleans 7-10 december.

Produktkandidaterna rFVIIIFc och rFIXFc utnyttjar Fc-fusionsteknologi som forlanger tiden som lakemedlen
cirkulerar i kroppen, vilket i studier av vuxna med hemofili har visat att intervallen mellan de férebyggande
intravendsa injektionerna kan forlangas.

- Som vi tidigare sett i vuxenstudier, indikerar interimsdata att anvdandningen av Fc-fusionsteknologin bidrar
till att forlanga halveringstiden i dessa forsoksbehandlingar dven hos barn. Vi underséker om man kan ge
forebyggande behandling med langre doseringsintervall an vad som ar mojligt idag. Tatheten av
nuvarande forebyggande standardbehandling &r en utmaning foér féraldrar, eftersom manga barn behéver
intravendsa injektioner flera ganger i veckan, sager doktor Guy Young, chef for Hemophilia Treatment
Center vid Children’s Hospital i Los Angeles.

Kids B-LONG och Kids A-LONG &r pagaende fas-3 multicenterstudier av rFIXFc och rFVIIIFc for barn under 12 ar
med hemofili B respektive hemofili A. Studierna ar designade for att undersdka sakerhet, effekt och
farmakokinetik av rFIXFc och rFVIIIFc. | Kids B-LONG var den genomsnittliga halveringstiden for rFIXFc mer dn
tre ganger langre an nuvarande faktor IX-behandlingar. Analys av Kids A-LONG visade att den genomsnittliga
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halveringstiden av rFVIIIFc var cirka en och en halv géng langre an nuvarande faktor VllI-behandlingar.
Forlangda halveringstider kunde observeras for bada behandlingarna i varje studerad aldersgrupp; yngre én 6
aroch 6 till 12 ar.

Det upptéacktes inga inhibitorer (antikroppar som kan motverka behandlingen) hos de 43 barn som
behandlades med rFVIIIFc fram till 8 februari 2013 eller hos de 23 barn som behandlades med rFIXFc fram till
23 april 2013. Genomgaende var monstret for rapporterade biverkningar till foljd av behandlingen typiska for
de undersokta grupperna och inga unika sakerhetsfragor identifierades.

Slutgiltiga resultat fran barnstudierna kommer att utvardera effekten och sdkerheten av rFIXFc och rFVIlIFc
samt bidra med ytterligare farmakokinetisk information. Férsdksledarna avser att rapportera dessa resultat
vid ett kommande medicinskt méte. Den primara matpunkten for bada studierna ar frekvensen av
inhibitorutveckling under studiens gang. Sekunddra matpunkter ar antalet forvantade blodningstillfallen per
ar, s.k. annualized bleeding rate (ABR), samt hur vl blédningar svarar pa behandling.

Vid motet presenterades nya dataanalyser fran B-LONG och A-LONG studierna, fas-3-studierna av rFIXFc och
rFVIIIFc pa vuxna och unga vuxna. Dessa data gav ytterligare insikt i vilka doseringsintervall som kan vara
moijliga for en férebyggande behandling, om och nar dessa behandlingar blir godkdnda. Férebyggande
behandling inbegriper regelbundna intravendsa injektioner avsedda att férhindra eller minska blédningar.
Dessa studier visade att forséksmedicinens forlangda halveringstid hjdlpte deltagarna att effektivt forhindra
eller minska antalet blédningar med farre férebyggande injektioner.

- Dessa resultat stodjer vart atagande att lyfta vetenskaplig forstaelse och innovation inom hemofili och
vart mal att presentera de forsta langtidsverkande terapierna till patienter med hemofili. Dessa analyser
adderar till den vaxande mangd data som stodjer de kliniska fordelarna med rFIXFc och rFVIIIFc hos
personer med hemofili B och A i olika aldrar, samt potentialen att vid ett godkdannande minska blédningar
med farre forebyggande injektioner, sdger Glenn Pierce, Senior Vice President, Global Medical Affairs och
medicinsk chef for terapiomradet hemofili vid Biogen Idec.
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Mindre frekvent forebyggande dosering observerad med rFVIIIFc

En post-hoc-analys av studiedeltagare i A-LONG som innan studiestart stod pa forebyggande behandling med
nuvarande tillgangliga faktor VIII behandlingar, utvarderade egenrapporterad dosering, doseringsintervall och
blédningsfrekvens 6ver de forgdende 12 manaderna med nuvarande godkanda faktor VIl preparat. Samma
data samlades ocksa in for rFVIIIFc inom ramen for studien.

Merparten av deltagarna rapporterade tre intravendsa injektioner per vecka under foregaende ar med deras
tidigare faktor Vlll-behandling. Under studiens gang behandlades 98,8 procent av deltagarna som fick
forebyggande behandling med rFVIIIFc med farre injektioner @n de gjorde innan studien. De sista
doseringsintervallen som noterades under studien var, var tredje dag (36,3 procent), tva ganger i veckan (28,8
procent), var fjarde dag (5,0 procent) och var femte dag (30,0 procent). Som helhet rapporterade deltagarna
ett medianvarde pa 6,0 blodningstillfallen under foregdende ar nar de stod pa tidigare behandling. Under de
tre sista manaderna av behandling med rFVIIIFc inom ramen for studien hade deltagarna ett medianvarde pa
noll blédningstillfallen per ar. Vid forebyggande faktorbehandling med rFVIIIFc forblev veckodosen vasentligen
ofdrandrad for merparten av studiedeltagarna jamfért med deras tidigare behandling.

- Langtidsverkande behandling har potential att skapa férebyggande doseringsscheman med langre
intervaller och samtidigt minska blédningar. Dessa data kan hjalpa ldkare att férsta hur forebyggande
doseringsscheman kan komma att skilja sig mellan langtidsverkande forséksterapi med rFVIIIFc och
nuvarande standardbehandling med faktor VIII. Post-hoc-analyser visade att rFVIIIFc gav kontroll 6ver
blédningarna med farre doseringstillfallen an deras tidigare terapier, sager Birgitte Volck, Senior Vice
President Development och Chief Medical Officer pa Sobi.

Forsoksledare rapporterade att rFVIIIFc tolererades val och att inga inhibitorer upptacktes under A-LONG-
studien. Biverkningar motsvarade de som férekommer i den allmdnna hemofilipopulation. Med undantag for
den kirurgiska perioden var de mest vanligt forekommande biverkningarna (med en incidens stérre eller lika
med fem procent) forkylning, ledvark, huvudvark och 6vre luftvagsinfektioner.
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Livskvalitet vid hemofili validerad

Denna studie evaluerade tillforlitlighet, validitet och kanslighet av livskvalitetsindexet Hemophilia-Specific
Quality of Life Index (Haem-A-Qol), ett frageformular med 46 fragor som anvands for att mata héalsorelaterad
livskvalitet sarskilt hos personer med hemofili. Analysen anvande EuroQolL-5 Dimension (EQ-5D)-data for att
validera Haem-A-QolL data insamlat i samband med A-LONG och B-LONG-studierna. EQ-5D &r ett verktyg som
ofta anvands for att mata halsorelaterad livskvalitet i studier i sen fas vid andra sjukdomar. Data styrker
anvandbarheten av méatningar med Haem-A-Qol hos vuxna med hemofili.

- Utan tillracklig kontroll av blédningstillfallen leder hemofili inte bara till fysiska komplikationer utan kan
dven paverka personens mojlighet att delta i skola eller arbete, utdva fritidsaktiviteter eller uppratthalla
en positiv mental halsa. For att forsta dessa effekter sa aligger det oss att dven undersoka vilken effekt
vara produktkandidater rFIXFc och rFVIIIFc har pa ett brett spektrum av matvarden, inklusive matningar
av livskvalitet. En preliminar analys av resultaten fran Haem-A-QoL i A-LONG och B-LONG studierna visade
numeriska forbattringar i totalresultaten matt fran utgangsvardena och vi genomfor ytterligare analyser
for att forsta vilken kliniskt potential dessa resultat kan medféra, sdger Aoife Brennan, Senior Medical
Director, Clinical Development vid Biogen Idecs terapiomrade for hemofili.

Om rFIXFc och rFVIIFc

Produktkandidaterna rFIXFc (ALPROLIX) och rFVIIFc (ELOCTATE) ar rekombinanta, langtidsverkande koagulationsfaktorterapier for
respektive hemofili B och A. De utnyttjar Fc-fusionsteknologi, som anvédnder sig av en naturligt férekommande process som fordrojer
nedbrytningen av IgG1 (ett vanligt forekommande protein i kroppen) och atercirkulerar det tillbaka till blodomloppet. Fc-delen av
IgG1 ar lankad till faktor IX och VIII i rFIXFc respektive rFVIIIFc. Denna teknologi tros vara det som gor det majligt att faktorproteinerna
stannar kvar i kroppen under en langre tid. Fc-fusionsteknologin har anvants i 6ver 15 ar. Biogen Idec ar det enda féretag som
applicerar teknologin inom hemofiliomradet.

Baserat pa resultat av fas-3-sudier kan forebyggande behandling med rFIXFc och rFVIIIFc forhindra eller minska antalet
blédningstillfallen hos personer med Hemofili B respektive Hemofili A. Myndighetsgodkannande for bada behandlingarna granskas for
tillfallet i flera lander inklusive USA, Kanada och Australien.
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Om hemofili A och B

Hemofili (blédarsjuka) ar en sallsynt arftlig rubbning som gor att blodets koaguleringsférmaga ar nedsatt. Hemofili A upptrader i
ungefar ett fall pa 5 000 fédda pojkar per ar, och Hemofili B ar mer ovanligt och upptrader i ett fall pa 25 000 fédda pojkar per ar. Bada
typer av hemofili upptrader mer séllan i kvinnor. Varldsforeningen for Hemofili (WFH)uppskattar att cirka 400 000 personer i varlden
lever med hemofili.

Det finns olika typer av hemofili som beror pa vilket levringsprotein, eller faktor, som saknas eller &r reducerad. , inklusive Hemofili A
(brist pa faktor VIII) och Hemofili B (brist pa faktor 1X). Personer med hemofili kan uppleva upprepade blédningar, som kan leda till
smadrta, permanenta skador pa leder och livshotande blédningar. Férebyggande injektioner med faktor Vil eller IX kan tillfalligt
aterstalla levringsprocessen och forhindra upprepade blédningar. Den medicinska radgivande kommittéen "The Medical and Scientific
Advisory Council" foér den amerikanska patientféreningen "The National Hemophilia Foundation" rekommenderar férebyggande
behandling som den optimala terapin for personer med hemofili.

Om samarbetet mellan Biogen Idec och Sobi

Biogen Idec och Sobi samarbetar om utvecklingen och kommersialiseringen av rFVIIIFc och rFIXFc. Biogen Idec leder utvecklingen, har
tillverkningsrattigheter och kommersialiseringsrattigheter i Nordamerika och alla andra regioner dar Sobi inte ar ndrvarande. Sobi har
ratt att valja att ha den slutliga utvecklingen och kommersialiseringen i Europa, Ryssland, Mellanéstern och norra Afrika.

Om Sobi

Sobi ar ett internationellt Iakemedelsforetag inriktat pa att tillhandahalla innovativa behandlingar och service som forbattrar livet for
patienter med séllsynta sjukdomar. Produktportféljen &r framst inriktad pa inflammationssjukdomar och genetiska sjukdomar samt tre
projekt i sen klinisk fas inom hemofili och neonatologi. Sobi marknadsfér dven en portfélj specialist- och sarldkemedel pa uppdrag av
olika partnerforetag. Intakterna uppgick 2012 till 1,9 miljarder kronor och antalet anstallda var cirka 500. Aktien (STO: SOBI) ar noterad
pa OMX NASDAQ Stockholm. Ytterligare information finns pa www.sobi.com

Om Biogen Idec

Biogen Idec anvander avancerad vetenskap och medicin for att upptacka, utveckla och leverera till patienter 6ver hela vérlden
innovativa terapier for behandling av neurodegenerativa sjukdomar, hemofili och autoimmuna sjukdomar. Biogen Idec grundades
1978 och ar varldens dldsta oberoende bioteknikforetag. Patienter dver hela varlden drar nytta av dess ledande behandlingar inom
multipel skleros och foretaget genererar mer @n 5 miljarder dollar i arliga intakter. For produktmarkning, pressmeddelanden och
ytterligare information om féretaget, vanligen besok www.biogenidec.com.

For mer information — inte for publicering
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Charlotte af Klercker, Senior Communications Manager Jorgen Winroth, Vice President, Head of Investor Relations
T:+46 70729 7327 T:+1 347-224-0819, +1 212-579-0506, +46 8 697 2135
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