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New England Journal of Medicine publicerar resultat fran fas 3-studien PEGASUS som jamfor
pegcetacoplan med eculizumab vid PNH

e Pegcetacoplan, ett mdlinriktat prévningsldkemedel mot C3 vid allvarliga
komplementdrivna sjukdomar, visade sig éverldgsen eculizumab med en statistiskt
signifikant férbdttring av hemoglobinvdrden samt visade forbdttringar av betydande
kliniska resultat

e Ans6ékan om marknadsféringstillstand fér pegcetacoplan dr under granskning hos EMA
och under prioriterad granskning (Priority Review) hos FDA.

Stockholm och Waltham MA, USA - Swedish Orphan Biovitrum AB (publ) (Sobi™) (STO:SOBI) och
Apellis Pharmaceuticals Inc. (Nasdaq: APLS), meddelade idag att The New England Journal of
Medicine (NEJM) publicerat resultaten fran fas 3-studien PEGASUS dar pegcetacoplan, ett

malinriktat prévningslakemedel mot C3, visade sig 6verlagsen C5-hammaren eculizumab, bade
vad géller forbattrade hemoglobinvarden samt visade forbattring i betydande kliniska
parametrar efter 16 veckors behandling av vuxna med paroxysmal nokturn hemoglobinuri
(PNH) med kvarstaende anemi trots behandling med eculizumab.

"Resultaten som publicerats i The New England Journal of Medicine understryker
pegcetacoplans potential att bli ett betydande framsteg fér manniskor som lever med PNH",
sager PEGASUS studieforfattare Peter Hillmen, M.B., Ch.B., Ph.D, professor i experimentell
hematologi vid Leeds Teaching Hospitals NHS Trust. “Behov av nya behandlingsalternativ
kvarstar, eftersom manga patienter som behandlas med C5-hdmmare mot PNH forblir
anemiska med mattlig till svar trotthet, vilket for en del patienter innebar ett fortsatt behov av
blodtransfusioner.”

"Studieresultaten fran PEGASUS visar att pegcetacoplan, efter godkdnnande, har potential att
hoja behandlingsstandarden vid PNH genom att uppna och uppratthalla en forbattrad kontroll
over sjukdomen", sdger Federico Grossi, M.D., Ph.D., Chief Medical Officer pa Apellis. "Vi
arbetar for att patienter med PNH snarast majligt ska fa tillgang till denna potentiella nya
behandling, samtidigt som vi vidareutvecklar pegcetacoplan for att utvardera flera andra
allvarliga, komplementdrivna sjukdomar."

"Att NEJM publicerat resultaten fran PEGASUS-studien speglar vikten av dessa data for saval
medicinska experter som for manniskor som lever med PNH", sager Ravi Rao, Head of R&D och


http://www.nejm.org/doi/full/10.1056/NEJMoa2029073
http://www.nejm.org/doi/full/10.1056/NEJMoa2029073
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Chief Medical Officer pa Sobi. "Resultaten ger oss en djupare forstaelse for C3:s roll i PHN och vi
hoppas kunna bidra till battre vard av patienter med PNH véarlden 6ver.”

Artikeln i NEJM lyfter fram resultaten som visar att pegcetacoplan uppfyllde studiens primara
effektmatt och var 6verlagsen eculizumab med en statistiskt signifikant forbattring av justerade
medelvarden for hemoglobin med 3,8 g/dL vid vecka 16 (p<0,001). Dértill var 85 procent av
patienterna som behandlades med pegcetacoplan transfusionsfria under de 16 veckorna
jamfort med 15 procent av patienterna som behandlades med eculizumab. Relevanta
forbattringar uppvisades aven i viktiga sjukdomsmarkérer sdsom absoluta retikulocytantal, niva
av laktatdehydrogenas (LDH) och trotthet (skattat enligt FACIT-fatigue).

Sakerhetsdata var likvardiga for pegcetacoplan och eculizumab i denna studie. Sju av 41
patienter (17%) i gruppen behandlade med pegcetacoplan och 6 av 39 patienter (15%) i
gruppen behandlade med eculizumab, upplevde en allvarlig biverkan. Inga fall av
hjarnhinneinflammation och inga doédsfall rapporterades i nagon av behandlingsgrupperna. De
vanligaste biverkningarna som rapporterades under den 16 veckors langa, randomiserade och
kontrollerade, behandlingsperioden i grupperna pegcetacoplan respektive eculizumab var
reaktioner pa injektionsstallet (37% respektive 3%), diarré (22% respektive 3%), hemolys (10%
respektive 23%), huvudvark (7% respektive 23%) och trotthet (5% respektive 15%).

Topline-resultat fran PEGASUS-studien vid 48 veckor har nyligen offentliggjorts. Dessa visade

bestaende forbattringar i viktiga sjukdomsmarkorer, samt en sakerhetsprofil som
overensstamde med tidigare rapporterade data.

Ansdkan om marknadsforingstillstand for pegcetacoplan vid behandling av PNH ar under
granskning hos den amerikanska lakemedelsmyndigheten, FDA, och den europeiska
lakemedelsmyndigheten, EMA. FDA har beviljat ansékan prioriterad granskning (priority review)
med maldatum 14 maj 2021. Utlatande fran EMA:s vetenskapliga kommitté for
humanlédkemedel, CHMP, vantas under 2021.

Om PEGASUS-studien

PEGASUS-studien ar en multicenter, randomiserad, direkt jamférande fas 3-studie med 80 vuxna med paroxysmal
nokturn hemoglobinuri (PNH). Det primdra malet med studien var att bestimma sakerhet och effekt av
pegcetacoplan jamfort med eculizumab. Deltagarna maste ha statt pa eculizumab (stabil dos i minst tre manader)
med en hemoglobinniva pa <10,5 g/dL vid screeningbestket. Under inkérningsperioden om fyra veckor doserades
patienterna med 1080 mg pegcetacoplan tva ganger i veckan (n=41) utéver ordinarie dos eculizumab. Under den
randomiserade, kontrollerade perioden om 16 veckor randomiserades patienterna till att fa antingen 1080 mg
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pegcetacoplan tva ganger i veckan eller ordinarie dos eculizumab (n=39). Alla deltagare som slutférde den
randomiserade, kontrollerade perioden (n=77) gick vidare till den 6ppna behandlingsperioden med pegcetacoplan.

Om Pegcetacoplan

Pegcetacoplan ar ett prévningsldkemedel, en malinriktad behandling mot C3 som syftar till att reglera
okontrollerad aktivering av komplementsystemet, en del av kroppens immunforsvar. Okontrollerad aktivering av
C3 kan leda till uppkomst och utveckling av manga allvarliga sjukdomar. Pegcetacoplan &r en syntetisk cyklisk
peptid konjugerad till en polyetylenglykol-polymer som binder specifikt till C3 och C3b. Pegcetacoplan utvarderas i
flera kliniska studier inom hematologi, oftalmologi, nefrologi och neurologi. Ansékningar om
marknadsforingstillstand for pegcetacoplan vid behandling av PNH ar under granskning hos den europeiska
lakemedelsmyndigheten EMA och den amerikanska ldkemedelsmyndigheten FDA. Den senare har beviljat ansdkan
om prioriterad granskning (priority review). Pegcetacoplan har dven beviljats sa kallad fast track-status av FDA for
geografisk atrofi, och har erhallit sarlakemedelsstatus for behandling av C3 glomerulopati (C3G) fran bade FDA och
EMA. Ytterligare information om kliniska studier med pegcetacoplan finns pa https://apellis.com/our-
science/clinical-trials.

Om Paroxysmal Nokturn Hemoglobinuri (PNH)

PNH ar en séllsynt, kronisk, livshotande blodsjukdom som kdannetecknas av att syrebarande réda blodkroppar
forstors genom extravaskuladr och intravaskular hemolys. Ihallande laga nivaer av hemoglobin kan leda till
funktionsnedsattande symtom sasom uttalad trotthet och andningssvarigheter (dyspné) samt kan krédva frekventa
transfusioner. En retrospektiv studie visar att dven med eculizumab har cirka 72 procent av patienter med PNH
anemi, en viktig indikator pa pagdende hemolys.! Studien visar ocksd att 36 procent av patienterna behéver en
eller flera transfusioner per &r och 16 procent behéver tre eller fler.?

Om Apellis

Apellis Pharmaceuticals, Inc. ar ett globalt biofarmaceutiskt foretag som genom att framja nydanande vetenskap,
kreativitet och medkéansla verkar for att leverera livsforandrande behandlingar. Apellis &r en ledare inom riktade
C3-terapier och stravar efter att utveckla livsférandrande behandlingar for ett brett spektrum av
funktionsnedséattande sjukdomar som drivs av okontrollerad aktivering av komplementsystemet, inklusive
sjukdomar inom hematologi, oftalmologi, nefrologi och neurologi. Fér mer information, besék http://apellis.com.

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
for nischindikationer. Idag har Sobi cirka 1 500 medarbetare i Europa, Nordamerika, Mellandstern, Asien och
Nordafrika. Fér 2020 uppgick Sobis totala intakter till 15.3 miljarder SEK. Sobis aktie (STO:SOBI) ar noterad pa
Nasdaq Stockholm. Ytterligare information finns pa www.sobi.com.
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Paula Treutiger, Head of Communication & Investor Relations
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