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Orfadin® 20 mg kapsel godkand i USA

Swedish Orphan Biovitrum AB (publ) (Sobi) meddelade idag att amerikanska lakemedelsmyndigheten, FDA,

har godkant en hogre styrka, 20 mg, av Orfadin® (nitisinon) kapslar fér behandling av arftlig tyrosinemi typ 1
(HT-1), en sallsynt genetisk sjukdom som drabbar barn. Sjukdomen ar progressiv och kan leda till lever- och
njursvikt och kan vara dédlig om den lamnas obehandlad.

For 20 ar sedan, innan det fanns nagon farmakologisk behandling tillganglig, var det mindre &n en tredjedel
av de barn som diagnosticerats med HT-1 fére tvd ménaders alder som éverlevde sin andra fédelsedag.' | dag
har behandling med Orfadin, i kombination med en noggrann diet och tidigare stdllande av diagnos andrat
forloppet fér HT-1 patienter.' Personer som diagnosticerats med HT-1 och pabérjat sin behandling i unga ar
vaxer idag upp till att bli vuxna.

Eftersom dosering justeras efter vikt behover patienter gradvis hogre doser varefter de vaxer. Sobi har
utvecklat en kapsel med hogre styrka, 20 mg, for att underlatta behandling hos unga och vuxna patienter.
Det dr darmed moijligt att ta farre kapslar per behandlingstillfdlle och for en livslang behandling ar detta av
betydelse.

"HT-1 patientens resa har drivit Sobis utveckling av den nya styrkan av Orfadin i syfte att stodja hallbara
behandlingsresultat 6ver en livstid for dessa patienter. Vi ar starkt engagerade i denna patientgrupp och ar
stolta Over att utoka behandlingsalternativen fér dem”, sdger Michael Yeh, Head of Global Medical Affairs
Core Products pa Sobi.

Orfadin ar godkant i USA och flera andra lander for behandling av patienter med konstaterad arftlig
tyrosinemi typ 1 (HT-1) i kombination med en speciell diet dar intag av tyrosin och fenylalanin begransas.
Orfadin, i kombination med en anpassad diet, ar en vasentlig del av en effektiv HT-1 behandling. | april 2016
meddelade Sobi att amerikanska myndigheten dven godkant Orfadin oral suspension, vilket nu innebar att
det ar mojligt att individanpassa behandlingen med fem olika doseringsalternativ: 2 mg, 5 mg, 10 mg och 20
mg kapslar samt 4mg/ml oral suspension.

Om Orfadin®

Personer med arftlig tyrosinemi typ 1 (HT-1) har svarigheter att bryta ner aminosyran tyrosin. Giftiga biprodukter bildas och ansamlas
i kroppen vilket kan orsaka lever- och njursvikt samt neurologiska komplikationer. | den vanligast forekommande varianten av
sjukdomen uppkommer symtom inom de férsta sex manader av ett barns liv. Cirka 1 000 personer i varlden har identifierats att de
lever med HT-1 idag.
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Orfadin® (nitisinon) hindrar nedbrytningen av tyrosin och minskar darmed mangden toxiska biprodukter i kroppen. | kombination
med Orfadin maste patienter félja en anpassad diet dar intag av tyrosin och fenylalanin begransas da tyrosin inte utsondras fran
kroppen. Orfadin ags, utvecklas och marknadsférs av Sobi for en global marknad. Orfadin tillhandahalls i fem olika
doseringsalternativ: 2 mg, 5 mg, 10 mg och 20 mg kapslar samt 4 mg/ml oral suspension. For fullstandig amerikansk

forskrivningsinformation vanligen se www.orfadin.com.

Om Sobi
Sobi ar ett internationellt lakemedelsforetag inriktat pa att tillhandahalla innovativa behandlingar och service som forbattrar livet for

patienter med sallsynta sjukdomar. Produktportféljen fokuserar framst pa hemofili, inflammationssjukdomar och genetiska
sjukdomar. Sobi marknadsfér aven en portfélj specialist- och sarlakemedel i Europa, Mellanéstern, Ryssland och Nordafrika pa
uppdrag av olika partnerfoéretag. Intdkterna uppgick 2015 till 3,2 miljarder kronor och antalet anstéllda var cirka 700. Aktien
(STO:SOBI) ar noterad pa OMX NASDAQ Stockholm. Ytterligare information finns pd www.sobi.com.
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