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New England Journal of Medicine publicerar positiva fas 3-resultat for
pegcetacoplan vid C3G och primar IC-MPGN

e Betydande och kliniskt meningsfulla férbéttringar observerades i samtliga tre
huvudsakliga sjukdomsmarkérer — 68% minskning av proteinuri, stabilisering av
njurfunktionen och véasentlig eliminering av C3-depostion.

e Samstammiga resultat hos de olika patientgrupperna med C3G och priméar IC-MPGN,
vuxna och ungdomar, med sjukdom i icke-transplanterade och transplanterade njurar.

o Europeiska lakemedelsmyndigheten EMA och andra regulatoriska myndigheter granskar
for ndrvarande pegcetacoplan fér behandling av C3G och primar IC-MPGN.

Sobi® (STO:SOBI) meddelar idag att New England Journal of Medicine (NEJM) har publicerat
positiva resultat fran fas 3-studien VALIANT som utvarderade pegcetacoplan vid C3-
glomerulopati (C3G) och primar immunkomplex membranoproliferativ glomerulonefrit (IC-
MPGN). Bada ar allvarliga och sallsynta njursjukdomar.

"Pegcetacoplan har uppvisat vasentliga och kliniskt meningsfulla effekter pa samtliga tre
huvudsakliga sjukdomsmarkdrer: minskning av proteinuri, eGFR-stabilisering och eliminering av
C3-deposion. Mot bakgrund av den hoga risken for njursvikt och behovet av njurtransplantation
och dialys, har pegcetacoplan potential att gbra en vasentlig skillnad for patienter med C3G och
primar IC-MPGN" sade Fadi Fakhouri, MD, PhD, professor i nefrologi vid Lausannes universitet
och huvudforfattare till artikeln.

Resultaten som publiceras i NEJM framhaver de positiva utfallen vid vecka 26, vilka var
samstammiga hos patienter med C3G och primar IC-MPGN, bade hos ungdomar och vuxna,
och med sjukdom i sdval icke-transplanterade som transplanterade njurar.

e Minskning av proteinuri: Studien uppnadde sitt primara effektmatt och visade en
statistiskt signifikant minskning av proteinuri med 68% (p<0,0001) hos patienter som
behandlades med pegcetacoplan jamfért med placebo.

e Stabilisering av njurfunktionen: Patienter som behandlades med pegcetacoplan
uppnédde stabilisering av njurfunktionen, med en skillnad pa +6,3 ml/min/1,73 m?
jamfort med placebo (nominellt p=0,03) matt med estimerad glomerular
filtrationshastighet (eGFR).

Swedish Orphan Biovitrum AB (publ) (Sobi®)

112 76 Stockholm

Besoksadress: Norra Stationsgatan 93A, Stockholm

08-697 20 00 | info@sobi.com | sobi.com 1



SODI

e Minskning av C3-infargning: Majoriteten av patienterna som behandlades med
pegcetacoplan uppnadde en minskning av C3-infargningens intensitet (nominellt
p<0,0001). 71% av patienterna som behandlades med pegcetacoplan uppnadde en C3-
infargningsintensitet pa noll, vilket visar att C3-deponeringarna fullstandigt eliminerats.

Pegcetacoplan visade en gynnsam sakerhets- och tolerabilitetsprofil, i enlighet med dess
faststallda profil.

Lydia Abad-Franch, MD, MBA, Head of Research, Development, and Medical Affairs (RDMA) och
Chief Medical Officer pa Sobi sade: "Data fran fas 3-studien VALIANT visar pegcetacoplans
potential for patienter med C3G eller primar IC-MPGN, med en samstammig effekt vid bada
sjukdomarna och hos olika patientgrupper, inklusive ungdomar och unga vuxna dér tillstanden
ar vanligast. Var ansokan om denna utdkade indikation lamnades in till Europeiska
lakemedelsmyndigheten EMA i borjan av aret, och vi hoppas snart kunna erbjuda patienter i
Europa detta nya behandlingsalternativ."

Resultat fran studien VALIANT vid 52 veckor presenterades nyligen vid kongressen for European
Renal Association och ASN Kidney Week, och visade varaktiga forbattringar i vasentliga
sjukdomsmarkdorer samt en gynnsam sakerhets- och tolerabilitetsprofil.

Ett utldtande gallande EU-godkannande vantas fran EMA:s vetenskapliga kommitté for
humanlakemedel (CHMP) fore arets slut.

Om C3-glomerulopati (C3G) och primar immunkomplex membranoproliferativ glomerulonefrit ICMPGN)

C3G och primar IC-MPGN é&r sallsynta och svara njursjukdomar som kan leda till njursvikt. Férhéjda nivaer av C3-
deponeringar ar en viktig markor for sjukdomsaktivitet, vilket kan leda till njurinflammation, skada pa njuren, eller
njursvikt. Cirka halften av alla personer som lever med C3G och priméar IC-MPGN drabbas av njursvikt inom fem till tio
ar efter diagnos, vilket kraver en betungande njurtransplantation eller livslang dialysbehandling.>* Dessutom
kommer 90 procent av de patienter som genomgatt en njurtransplantation att aterinsjukna.® Sjukdomarna beraknas
drabba runt 5 000 personer i USA och upp till 8 000 i Europa.’

Om studien VALIANT

Fas 3-studien VALIANT (NCT05067127) var en randomiserad, dubbelblind, placebokontrollerad, multicenterstudie
som utvarderade effekt och sédkerhet av pegcetacoplan hos 124 patienter fran tolv ars alder med C3G eller primar IC-
MPGN. Det ar den stdrsta enskilda studien som genomforts i dessa patientpopulationer och den enda studien som
inkluderat bade ungdomar och vuxna patienter med savél icke-transplanterade som transplanterade njurar.
Studiedeltagarna randomiserades till att fa antingen pegcetacoplan eller placebo tva ganger i veckan under 26
veckor. Efter den randomiserade och kontrollerade perioden om 26 veckor kunde patienterna ga vidare till en 6ppen
fas om ytterligare 26 veckor dar samtliga studiedeltagare fick pegcetacoplan. Studiens primara effektmatt var den
log-transformerade kvoten av urinprotein/kreatininkvoten (UPCR) vid vecka 26 jamfort med baslinjen.

Om pegcetacoplan vid séllsynta sjukdomar

Pegcetacoplan ar en malinriktad behandling mot C3/C3b som syftar till att reglera okontrollerad aktivering av
komplementsystemet, en del av kroppens immunfdrsvar. Okontrollerad aktivering av C3/C3b kan leda till uppkomst
och utveckling av manga allvarliga sjukdomar. Lékemedlet 4r godkant for behandling av paroxysmal nokturn
hemoglobinuri (PNH) som EMPAVELI’/Aspaveli’ i USA, EU och andra marknader varlden 6ver. Det &r ocksa godkant
for behandling av C3-glomerulopati (C3G) och primar immunkomplex membranoproliferativ glomerulonefrit (IC-
MPGN) i USA.

Om Sobis och Apellis samarbete
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Sobi och Apellis har globala rattigheter for gemensam utveckling av systemisk pegcetacoplan. Sobi har exklusiva
rattigheter till kommersialisering av systemisk pegcetacoplan utanfor USA, och Apellis har exklusiva
kommersialiseringsrattigheter for systemisk pegcetacoplan i USA samt globala kommersialiseringsrattigheter for
oftalmologisk pegcetacoplan, inklusive geografisk atrofi.

Om Sobi

Sobi® ar ett globalt biofarmabolag som forverkligar potentialen i banbrytande behandlingar och ger manniskor med
sallsynta sjukdomar en battre vardag. Sobi har cirka 1 900 medarbetare i Europa, Nordamerika, Mellandstern, Asien
och Australien. For 2024 uppgick intékterna till 26 miljarder SEK. Sobis aktie (STO:SOBI) &r noterad pa Nasdagq
Stockholm. Mer om Sobi pa sobi.com och LinkedIn.

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