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The Lancet Hematology publicerar langtidsdata om sidkerhet och effekt av behandling med
forlangd halveringstid, Alprolix®, hos barn med hemofili B

- Resultaten hos barn ligger i linje med studieresultaten fér Alprolix hos vuxna och ungdomar.

Swedish Orphan Biovitrum AB (publ) (Sobi™) och Bioverativ Inc. (NASDAQ: BIVV) meddelar idag att resultaten
fran fas 3-studien Kids B-LONG, som studerade Alprolix® (eftrenonacog alfa, Coagulation Factor IX

(Recombinant), Fc Fusion Protein) hos tidigare behandlade barn med svar hemofili B, har publicerats i The
Lancet Hematology. Det priméra resultatmattet i studien var utveckling av inhibitorer och inga patienter som
behandlats med Alprolix i studien utvecklade inhibitorer. Behandlingen tolererades generellt val och
resulterade i ett Iagt antal blodningstillfallen hos deltagarna, varav de flesta kvarstod pa dosering en gang i
veckan under studien. Artikeln “Recombinant Factor IX Fc Fusion Protein in Children with Haemophilia B (Kids
B-LONG): Results from a Multicentre, Non-Randomised Phase 3 Study”, publicerades i februari manads
utgava av The Lancet Hematology.

”Det medicinska och vetenskapliga radet vid National Hemophilia Foundation rekommenderar att
profylaktisk behandling anses vara den optimala behandlingsmetoden for personer med svar hemofili B,
samt att behandling ska inledas tidigt. Detta baseras pa den samlade evidens som visar pa férbattrade
kliniska resultat 6ver lang tid”, sager Roshni Kulkarni, MD, Department of Pediatrics and Human
Development vid Michigan State University, East Lansing, Michigan, USA och prévare i studien. ”Kids B-LONG
ar den hittills storsta studien som utvarderar siakerhet och effekt av faktor IX-behandling med forlangd
halveringstid hos barn med hemofili B. Studieresultaten &r i linje med resultat fran studier som gjorts av
Alprolix hos vuxna och ungdomar.”

Kids B-LONG har studerat sdkerhet, effekt och farmakokinetik (uppmatt forekomst av ldkemedel i en persons
kropp 6ver tid) av Alprolix hos tidigare behandlade barn under 12 ar med svar hemofili B (n = 30). Det
primara resultatmattet var utveckling av inhibitorer (neutraliserande antikroppar som kan stéra
behandlingens verkan). Sekundara matt inkluderade farmakokinetik, antal blédningstillfallen per ar, s.k.
annualised bleeding rate (ABR), och antal injektioner som kravs for att kontrollera en blédning.

| denna studie utvecklade inga deltagare inhibitorer mot Alprolix. Alprolix tolererades val och de oénskade
hdndelser som observerades var typiska for barn med hemofili B. De vanligaste oonskade handelserna var
forkylning (n =7, 23 %) och fall (n = 6, 20 %). Allvarliga o6nskade handelser rapporterades for 4 deltagare
under studien, ingen av dessa beddmdes som relaterad till Alprolix av provarna. | studien forekom inga
rapporter om anafylaxi eller allvarliga 6verkéanslighetsreaktioner mot Alprolix, inga vaskulara trombotiska
hédndelser, och inga dodsfall.
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Barn (n = 30) som behandlades profylaktiskt med Alprolix hade en median ABR pa 2,0 totalt och inga
spontana blddningar i leder. Av alla behandlade patienter upplevde 10 av 30 (33 %) inga blédningar och 19 av
30 (63 %) rapporterade inga blodningar i leder under studien. Sammantaget kontrollerades 92 procent av
blédningarna med en eller tva injektioner av Alprolix. Efter en 6vergang till behandling med Alprolix,
forlangde 80 procent av barnen sina doseringsintervall jamfért med tidigare behandling, och nastan alla
kvarstod under hela studien pa profylaktisk dosering en gang i veckan.

”Dessa data pa barn bekraftar den val karakteriserade effekt- och sdkerhetsprofil som visats for Alprolix i
studier pa vuxna och ungdomar med hemofili B, och forstarker den 6ver tva ar langa och robusta erfarenhet
som finns av Alprolix i kliniska vardagen”, sdger Maha Radhakrishnan, MD, senior vice president of medical
pa Bioverativ. "Tillsammans med Sobi har vi atagit oss att fraimja och utveckla varden av personer med
hemofili runt om i varlden.”

"Genom Fc-fusionsteknologin, anvander Alprolix kroppens naturliga satt att forlanga den tid som
behandlingen finns kvar i kroppen”, sager Krassimir Mitchev, MD, PhD, senior vice president and medical
therapeutic head of haemophilia pa Sobi. “Tillsammans med Bioverativ, stravar vi efter att frdmja studier av
anvandning av Alprolix i den kliniska vardagen och fortsatter att utforska potentialen hos Fc-fusionsteknologi
for att mota de betydande och otillfredsstallda behov som aterstar inom hemofiliomradet.”

Om Kids B-LONG

Kids B-LONG var en global, 6ppen, multicenter fas 3-studie som omfattade 30 pojkar under 12 ar med svar hemofili B
(faktor IX-aktivitet lika med eller mindre dn 2 IE per dl, eller 2 %) med atminstone 50 tidigare exponeringsdagar av faktor
IX-behandling. Kids B-LONG ar den hittills storsta studien som utvarderar faktor IX-behandling med férlangd
halveringstid hos barn med hemofili B. Studien genomférdes vid 16 hemofilibehandlingscenter i Australien, Hong Kong,
Irland, Nederlanderna, Sydafrika, Storbritannien, och USA. Sammantaget 27 deltagare (90 %) fullfoljde studien.
Mediantiden deltagarna tillbringade i studien var 49,4 veckor, och 24 deltagare fick injektioner med Alprolix vid
atminstone 50 separata dagar (exponeringsdagar).

Om Alprolix®

Alprolix® (eftrenonacog alfa, Coagulation Factor IX (Recombinant), Fc Fusion Protein) ar en rekombinant faktorterapi
som utvecklats fér hemofili B och som genom Fc-fusionsteknik nar en forlangd cirkulationstid i kroppen. Det har skapats
genom att fusionera faktor IX med Fc-delen fran immunoglobulin G subtyp 1, eller IgG1 (ett i kroppen vanligt
forekommande protein). Detta mojliggor for Alprolix att utnyttja en naturligt forekommande process som fordrojer
nedbrytningen och férlanger tiden som behandlingen &r kvar och har effekt i kroppen (halveringstid). Aven om Fc-
tekniken har anvants under 15 ar, har Sobi och Bioverativ foradlat teknologin och ar férst med att tillimpa den inom
hemofili. Alprolix tillverkas med en human cellinje, i en miljo fri fran tillsatser fran djur eller manniska.
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Alprolix dr godkand for behandling av hemofili B inom EU, Island, Liechtenstein, Norge och Schweiz dar det
marknadsfors av Sobi, samt i USA, Kanada, Japan, Australien, Nya Zeeland, Brasilien och i andra lander dar Bioverativ
har marknadsforingsrattigheterna.

Allergiska 6verkanslighetsreaktioner och utveckling av inhibitorer har observerats vid behandling med Alprolix av
hemofili B, inklusive i tidigare obehandlade patienter. Notera att indikationen for tidigare obehandlade patienter inte ar
inkluderad i EUs produktinformation.

Om hemofili B

Hemofili (blédarsjuka) B orsakas av vasentligt minskad eller ingen faktor IX-aktivitet, vilken ar nédvandig for att blodet
ska levra sig. Enligt World Federation of Hemophilia ar ca 28 000 personer runt om i varlden diagnosticerade med
hemofili B.

Personer med hemofili B upplever blédningstillfallen i leder och muskler som kan orsaka smarta, ge upphouv till
forsamrad rorlighet och bestdende ledskador. | varsta fall kan blédningstillfallen orsaka blodningar i organ och
livshotande blédningar. Injektioner med faktor IX kan tillfalligt ersatta de koagulationsfaktorer som behovs for att
kontrollera blédningar, och nir det anvands profylaktiskt férhindra blédningar.

Om Bioverativ

Bioverativ (NASDAQ: BIVV) ar ett globalt bioteknikféretag inriktat pa att férandra livet for personer med hemofili och
andra sallsynta blédningsrubbningar genom forskning i varldsklass, utveckling och kommersialisering av innovativa
behandlingar. Bioverativ lanserades 2017 efter att ha knoppats av fran Biogen Inc. och foretaget bygger pa en stark
historia av vetenskaplig innovation och inriktar sig pa att arbeta aktivt for manniskor med blédningsrubbningar.
Bolagets affarsidé ar att na framsteg for patienter dar de som mest behéver det. Bolagets hemofilibehandlingar
representerade vid lansering de forsta storre framstegen inom behandlingen av hemofili pa 6ver tva artionden. Fér mer
information, bes6k www.bioverativ.com eller f6lj @bioverativ pa Twitter.

Bioverativ skapades som en avknoppning fran Biogens hemofiliverksamhet och separerades fran Biogen den 1 februari
2017. Bioverativ ar ett oberoende publikt féretag med huvudkontor i Waltham, Massachusetts, USA. Under en tillfallig
overgangsfas, som innefattar tid for Bioverativ att etablera vissa licenser och tillstand fér Eloctate® och Alprolix, har
bade Bioverativ och Biogen ett férhallande till produkterna.

Om Sobi™

Sobi ar ett internationellt lakemedelsforetag inriktat pa sallsynta sjukdomar. Sobis uppdrag &r att utveckla och
tillhandahalla innovativa behandlingar och tjdnster som ger patienter ett battre liv. Produktportféljen fokuserar framst
pa hemofili, inflammationssjukdomar och genetiska sjukdomar. Sobi marknadsfér dven en portfélj med specialist- och
sarladkemedel i Europa, Mellanostern, Nordafrika och Ryssland pa uppdrag av olika partnerféretag. Sobi ar en pionjar
inom bioteknologi med stort kunnande inom produktion av biologiska Idkemedel. Intdkterna uppgick 2015 till 3,2
miljarder kronor och antalet anstallda var cirka 700. Aktien (STO: SOBI) ar noterad pa Nasdaq Stockholm. Ytterligare
information finns pa www.sobi.com.

Om Sobis och Bioverativs samarbete


http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/human/medicines/004142/human_med_001973.jsp&mid=WC0b01ac058001d124
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Sobi och Bioverativ samarbetar kring utvecklingen och kommersialiseringen av Alprolix och Elocta/ELOCTATE. Sobi har
rattigheterna att slutfora utvecklingen och kommersialisera Elocta och Alprolix pa sina marknader, i huvudsak Europa,
Nordafrika, Ryssland, samt de flesta marknader i Mellandstern. Bioverativ har utvecklings- och
kommersialiseringsrattigheter i Nordamerika och alla andra regioner i varlden, forutom pa Sobis marknader.

F6r mer information, vanligen kontakta:
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"World Federation of Hemophilia, Annual Global Survey 2015, published in October 2016. Available at: http://www.wfh.org/en/data-
collection

it World Federation of Hemophilia. About Bleeding Disorders — Frequently Asked Questions. Available at:
http://www.wfh.org/en/page.aspx?pid=637#Difference_A_B. Accessed on: June 17, 2016.
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