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FDA godkanner klinisk prévningsansdkan och beviljar Fast Track-status for lakemedelskandidaten
SOBI003 vid behandling av MPS IlIA

Swedish Orphan Biovitrum AB (publ) (Sobi™) aviserar att den amerikanska lakemedelsmyndigheten, FDA, har
utfardat tillstand att ga vidare med klinisk provning (IND) av |ldkemedelskandidaten SOBIO03 i den forsta
studien pa manniskor. Dessutom har SOBIO03 beviljats Fast Track-status av FDA. SOBIO03 &r en kemiskt
modifierad variant av humant rekombinant sulfamidas for behandling av mukopolysackaridos typ IlIA (MPS

IIIA) som ar en en sallsynt amnesomsattningssjukdom dven kand som Sanfilippos syndrom typ A.

"Vi ar mycket glada Over att FDA gett tillstand till klinisk provning och aven tilldelat Fast Track-status. Detta &r
viktiga steg mot att inleda den forsta kliniska provningen med SOBIO03 for barn som lider av MPS IlIA. Fast
Track-statusen ar en milstople och ett erkdnnande av det stora medicinska behov som SOBIO03 kan komma
att uppfylla”, sade Milan Zdravkovic, Chief Medical Officer och Head of Research and Development pa Sobi.

"MPSIIIA &r en livshotande sjukdom och mycket fa patienter verlever till vuxen alder. Det finns stora
medicinska behov for dessa patienter eftersom det inte finns ndgon sjukdomsmodifierande behandling
tillganglig idag ”, sager Dr. Paul Harmatz, UCSF Benioff Children's Hospital i Oakland, Kalifornien, USA.

Den kliniska provningen med SOBI003 férvéntas inledas under 2018.

Om mukopolysackaridos typ IlIIA (MPS I11A) (Sanfilippos syndrom typ A)

MPS 1A eller Sanfilippos sjukdom typ A ar en progressiv, livshotande och sallsynt arftlig sjukdom som drabbar barn i unga aldrar. MPS
1A tillhor en grupp av sjukdomar som kallas for Lysosomala sjukdomar. | MPS IlIA saknar kroppen formagan att bryta ner langa
sockerkedjor som kallas for heparansulfat, vilket leder till att heparansulfat lagras i lysosomerna. MPS IlIA paverkar framst centrala
nervsystemet dar den orsakar tilltagande cellférstérelse.!

Ungefar 1 000 - 2 000 personer tros leva med MPS IlIA i EU och USA. Sjukdomen upptacks ofta ungefar vid fyra ars alder och den
forvantade livslangden for dessa barn ar séllan langre an till tjugoarsaldern. Det finns idag ingen behandling fér MPS IIIA.

Om SOBI003

Produktkandidaten SOBIO03 ar en kemiskt modifierad variant av rekombinant humant sulfamidas, baserad pa Sobis egenutvecklade
teknologi for glykanmodfiering, avsedd som enzymersattningsterapi fér att reducera inlagringen av heparansulfat i de paverkade
cellerna. SOBIOO03 tas upp av cellerna och transporteras till lysosomerna dar heparansulfat bryts ner. Molekylen har modifierats for att
ge en forlangd halveringstid.
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Om Sobi™

Sobi ar ett internationellt Iakemedelsforetag inriktat pa sallsynta sjukdomar. Sobis uppdrag &r att utveckla och tillhandahalla
innovativa behandlingar och tjanster som ger patienter ett battre liv. Produktportféljen fokuserar framst pa hemofili,
inflammationssjukdomar och genetiska sjukdomar. Sobi marknadsfér dven en portfélj med specialist- och sarlakemedel pa uppdrag av
olika partnerféretag i Europa, Mellandstern, Nordafrika och Ryssland. Sobi ar en pionjar inom bioteknologi med stort kunnande inom
produktion av biologiska lakemedel. Intdkterna uppgick 2016 till 5.2 miljarder kronor och antalet anstallda var cirka 760. Aktien (STO:
SOBI) dr noterad pa Nasdaq Stockholm. Ytterligare information finns pa www.sobi.com
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