SOI

rare strength

PRESSMEDDELANDE
Stockholm, 12 mars 2021

Forsta patienten doserad i fas 3-studie med avatrombopag vid behandling av ITP hos barn

Swedish Orphan Biovitrum AB (publ) (Sobi™) (STO:SOBI) meddelade idag att den forsta patienten har
doserats med avatrombopag, en oral trombopoetinreceptoragonist (TPO-RA) for behandling av
immunologisk trombocytopeni (ITP) hos pediatriska patienter. Fas 3-studien, den forsta att utvardera
avatrombopag for barn, kommer att utvardera effekt, sakerhet och farmakokinetik av avatrombopag
vid behandling av pediatriska patienter med ITP.

"Vi ar glada att kunna delge att vi nu paborjat denna viktiga studie", sdger Ravi Rao, Head of
Research & Development pa Sobi. "Vi hoppas kunna erbjuda barn med ITP ett nytt
behandlingsalternativ med potential att minska behandlingsbérdan som inskréanker deras vardag."

ITP &r en autoimmun sjukdom som uppstar nar kroppen angriper sina egna blodplattar och forstor
dem for snabbt. Hos barn med ITP producerar kroppen blodplattar i normal takt men bryter ner dem
for snabbt vilket gor att de bara 6verlever nagra timmar istallet for som normalt sju till tio dagar.
Resultatet ar ett lagt antal blodplattar i blodet med symtom som petekier (blodutgjutningar i huden),
frekventa blamarken och blédningar. Spontant tillfrisknande ar vanligt i den pediatriska
patientpopulationen, men 10-20 procent av barnen utvecklar kronisk ITP?.

Symtomen hos barn med ITP varierar, men sporadiska och ovantade blodningar tillsammans med ett
lagt antal blodplattar kan leda till oro hos bade barn och foraldrar. Hos barn med svar ITP har man
sett att bade skolnarvaro och deltagande i fysiska aktiviteter minskar. Behandlingsbesluten ar
utmanande for patienter, familjer och varden med tanke pa tillgangliga behandlingars
administreringssatt och toxicitet, och det finns darfor ett betydande medicinskt behov av nya
behandlingsalternativ?.

Om AVA-PED-301-studien

AVA-PED-301 ar en fas-3 studie som utvarderar avatrombopags effekt, sakerhet och farmakokinetik vid behandling av pediatriska
patienter med ITP. Pediatriska patienter med trombocytantal <30x10°/L inkluderas i en tolv veckors dubbelblind fas, féljt av en 6ppen
forlangningsfas upp till tva ar. Totalt kommer 72 pediatriska patienter att rekryteras (i aldrarna 21 till <18 ar) i nio lander. Deltagarna
kommer att randomiseras till blindad behandling av antingen avatrombopag eller placebo i forhadllandet 3:1. Rekryteringen till studien
kommer att ske stegvis i alderskohorter enligt fallande alder, med en sdkerhets- och farmakokinetisk granskning innan nasta kohort
Oppnas for rekrytering.

Om Doptelet® (avatrombopag)
Doptelet dr en oral trombopoetinreceptoragonist (TPO-RA) som imiterar de biologiska effekterna av trombopoietin (TPO) och
stimulerar megakaryocyternas utveckling och mognad, vilket resulterar i ett 6kat antal blodplattar. Doptelet ar godkéant av den
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amerikanska lakemedelsmyndigheten, FDA, fér behandling av trombocytopeni hos vuxna med kronisk leversjukdom (CLD) som ska
genomga ett kirurgiskt ingrepp och europeiska ldkemedelsmyndigheten, EMA, for behandling av svar trombocytopeni hos vuxna
patienter med kronisk leversjukdom (CLD) som ska genomga ett kirurgiskt ingrepp. Doptelet dr dven godkant av FDA och EMA for
behandling av primér kronisk immunologisk trombocytopeni (ITP) hos vuxna patienter som visat otillrdckligt svar pa tidigare
behandling (t.ex. kortikosteroider, immunglobuliner). Kronisk ITP &r en séllsynt autoimmun blédningsrubbning som kdnnetecknas av
ett lagt antal blodplattar. Incidensen av priméar ITP hos vuxna ar 3,3/100 000 per ar med en prevalens pa 9,5 per 100 000 vuxna3.

Om immunologisk trombocytopeni (ITP) hos barn

Immunologisk trombocytopeni (ITP) &r en autoimmun sjukdom som kannetecknas av lagt antal blodplattar, vilket ger upphov till
blamarken och 6kad blodningsrisk. Incidensen av primar ITP hos barn &r 2 till 6 per 100 000 barn per ar3. Sjukdomen anses kronisk nar
symtomen varar ldngre dn tolv manader. Med dagens behandlingar far patienter med ITP ofta aterfall och har ett kvarstaende
behandlingsbehov for att minska risken for kliniskt signifikant blodning.

Om Sobi™

Sobi ar ett specialiserat, internationellt biofarmaceutiskt féretag som gor betydande skillnad fér manniskor som lever med séllsynta
sjukdomar. Sobi tillhandahaller innovativa behandlingar inom hematologi, immunologi samt fér nischindikationer. Idag har Sobi cirka 1
500 medarbetare i Europa, Nordamerika, Mellandstern, Ryssland och Nordafrika. For 2020 uppgick Sobis totala intakter till 15,3
miljarder SEK. Sobis aktie (STO:SOBI) ar noterad pa Nasdaq Stockholm. Ytterligare information finns pa sobi.com.

For mer information, kontakta

Paula Treutiger, Head of Communication & Investor Relations
0733 666 599
paula.treutiger@sobi.com

Maria Kruse, Corporate Communication & Investor Relations
0767 248 830
maria.kruse@sobi.com
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