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NEJM publicerar resultat fran fas 3-studien XTEND-Kids med ALTUVOCT® som
visar behandlingspotentialen for barn med svar hemofili A

e XTEND-Kids ar den forsta utvarderingen av profylaktisk behandling med ALTUVOCT® en gang
i veckan hos tidigare behandlade barn

e Resultaten visar ett mycket effektivt skydd mot blédningar hos barn under 12 ar med svar
hemofili A

Sobi® meddelade idag publiceringen av fullstdndiga resultat fran fas 3-studien XTEND-Kids i The New
England Journal of Medicine (NEJM) som bekraftar effekt- och sdkerhetsprofilen for ALTUVOCT® hos
barn under 12 &r med svar hemofili A. Studien visade att profylax en gang i veckan med en fast dos
av ALTUVOCT, en ny klass faktorterapi med langvarigt hoga faktor VliI-nivaer, gav ett mycket
effektivt skydd mot blédningar hos barn.

"Barn utgor en population for vilken det historiskt har varit svart att uppna en effektiv prevention av
bloédningar"”, sdger Lynn Malec, MD, medicinsk chef for Comprehensive Center for Bleeding Disorders
och Associate Investigator vid Versiti Blood Research Institute, och docent i medicin och pediatrik vid
The Medical College of Wisconsin. "Clearance av administrerade faktorkoncentrat ar hégre hos barn
an vad vi ser hos vuxna, vilket ofta leder till betungande behandlingsregimer med flera injektioner
per vecka. Genom att med en dos i veckan ge konsekvent héga och langvariga aktivitetsnivaer av
faktor VIII tidigt i livet, har ALTUVOCT potential att forbattra rapporterade resultat for barn som
lever med hemofili."

Den pivotala XTEND-Kids-studien som publicerades i NEJM visar att ALTUVOCT uppfyllde primara
och viktiga sekundara effektmatt, vilka inkluderade forekomst av faktor Vlll-inhibitorer och arlig
blodningsfrekvens (ABR). Ingen utveckling av faktor Vlll-inhibitorer observerades, och resultaten
visade ett varaktigt skydd mot blédningar vid dosering en gang i veckan. Dessa utfall stodjer vardet
av att uppratthalla héga faktornivaer med ALTUVOCT hos barn med hemofili A.

"Den nyligen genomforda XTEND-Kids-studien ger ytterligare beldgg for effekten och sikerheten hos
ALTUVOCT, och lyfter fram hur langvarigt hog faktor Vlll-aktivitet kan forbattra de kliniska
behandlingsresultaten hos barn", sdger Lydia Abad-Franch, MBA, Head of Research, Development,
and Medical Affairs, och Chief Medical Officer pa Sobi. "Att uppratthalla normala faktor VllI-nivaer
utanfor hemofiliintervallet under en betydande del av veckan kan effektivt minska férekomsten av
alla typer av blédningar och géra det mojligt for personer med hemofili att leva ett mer aktivt liv.
Dagens tillkdnnagivande starker vart langsiktiga atagande att transformera vardstandarden for
personer i alla aldrar som lever med hemofili."

For patienter som behandlades enligt protokollet (n=73) var det uppskattade medelvardet (95 % Kl)
och medianvardet [interkvartilintervall (IQR)] for total ABR 0,61 (0,42—-0,90) respektive 0,00 (0,00—
1,02).195% av fallen (41/43) kunde blédningsepisoder stoppas med en injektion av ALTUVOCT.
Majoriteten (64%) av patienterna var helt blédningsfria, 84% av patienterna hade inga ledblédningar
och 88% av patienterna hade inga spontana blodningar. Profylax med ALTUVOCT gav langvarigt hog
faktor Vlll-aktivitet i spannet utanfor hemofili (6ver 40%) i tre dagar.

ALTUVOCT tolererades vil i studien. Ingen utveckling av inhibitorer mot faktor VIl observerades (0%
[95% konfidensintervall (KI)] 0-4,9]), och inga biverkningar ledde till att behandlingen avbrots. De
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vanligaste behandlingsrelaterade biverkningarna (>10%) var positivt test for SARS-CoV-2, 6vre
luftvagsinfektion och feber (pyrexi). Inget fall av allvarliga allergiska reaktioner, anafylaxi, emboliska
eller trombotiska hiandelser rapporterades.

Om hemofili A

Hemofili A &r ett sallsynt, livslangt genetiskt tillstand dar kroppen inte producerar tillrdckligt med normalt fungerande

faktor VIl — ett protein som ar nédviandigt for blodets koagulation. Tillstandet intréffar hos ungeféar en pa 5 000 fédda
pojkar per ar och mer séllan hos kvinnor. Personer med hemofili A upplever blédningar som kan vara smartsamma, ge
upphov till bestaende ledskador, och som i vissa fall kan vara livshotande.

Om XTEND-Kids

XTEND-Kids var en 6ppen, icke-randomiserad, enarmad interventionsstudie. Studiedeltagarna fick en profylaktisk dos
ALTUVOCT® per vecka i 52 veckor. XTEND-Kids utvarderade effekt, sikerhet och farmakokinetik hos 74 tidigare behandlade
patienter <12 ar med svar hemofili A.

Om ALTUVOCT®

ALTUVOCT® (efanesoctocog alfa) [Antihemophilic Factor (Recombinant), Fc-VWF-XTEN Fusion Protein] (tidigare benamnt
BIVV001) ar den forsta faktorersattningsterapin som ger langvarigt hoga faktor VIll-nivaer och som med en dos i veckan har
potential att ge personer med hemofili A ndra normala faktornivaer under en stérre del av veckan och férbattra
blodningsskyddet. ALTUVOCT bygger pa den etablerade Fc fusionstekniken genom att innovativt lagga till en del av von
Willebrandfaktorn och XTEN® polypeptider for att forlanga faktor VIlI-molekylens cirkulationstid i kroppen. Det &r den enda
behandling som kunnat bryta igenom von Willebrandsfaktortaket, vilket begransar halveringstiden hos nuvarande faktor
VlliI-terapier. EU-kommissionen tilldelade ALTUVOCT sarlakemedelsstatus i juni 2019. Det ar godkant och marknadsfort
som ALTUVOCT av Sobi i Europa. Det ar ocksa godkant och marknadsfért som ALTUVHIO™ [Antihemophilic Factor
(Recombinant), Fc-VWF-XTEN Fusion Protein-ehtl] av Sanofi i USA, Japan och Taiwan.

Om Sobis och Sanofis samarbete

Sobi och Sanofi samarbetar kring utvecklingen och kommersialiseringen av Alprolix® och Elocta®/Eloctate®. Bolagen
samarbetar dven kring utveckling och kommersialisering av ALTUVOCT®, benamnt ALTUVIIIO™ i USA. Sobi har de slutliga
utvecklings- och kommersialiseringsrattigheterna inom Sobis marknader (huvudsakligen Europa, Nordafrika, Ryssland och
de flesta marknaderna i Mellandstern). Sanofi ager slutliga utvecklings- och kommersialiseringsrattigheter i Nordamerika
och 6vriga regioner i varlden, forutom Sobis territorier.

Om Sanofi

Sanofi ar ett globalt lakemedelsféretag som genom sin innovation stravar efter att uppna vetenskapliga mirakel for att
forbattra manniskors liv. Med medarbetare i dver 100 lander arbetar de for att transformera lakemedelsbehandling och
ddrmed gora det som tidigare var omgjligt mojligt. De skapar lakemedelsbehandlingar och vacciner som forbattrar och
raddar miljontals liv varlden 6ver, med hallbarhet och socialt ansvarstagande i fokus. Sanofi ar noterat pa EURONEXT: SAN
och NASDAQ: SNY

Sobi®

Sobi® ar ett specialiserat, internationellt biofarmaceutiskt foretag som gor betydande skillnad for manniskor som lever
med sallsynta och svara sjukdomar. Sobi tillhandahaller innovativa behandlingar inom hematologi, immunologi och
nischindikationer, och har cirka 1 800 medarbetare i Europa, Nordamerika, Mellanéstern, Asien och Australien. Sobis
intdkter for 2023 uppgick till 22,1 miljarder SEK. Aktien (STO:SOBI) &r noterad pa Nasdaq Stockholm. Mer om Sobi pa
sobi.com och Linkedin.

Kontakter
For kontaktuppgifter till Sobis Investor Relations-team, klicka har. Fér Sobis mediakontakter, klicka har.
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