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Wilson Therapeutics overens med FDA och EMA om att starta
den pivotala fas 3-studien FOCuS med WTX101 for Wilsons
sjukdom

Wilson Therapeutics AB (publ.) tillkdnnager i dag att diskussionerna med den amerikanska
lakemedelsmyndigheten FDA och den europeiska lakemedelsmyndigheten EMA, avseende
studieprotokollet fér Wilson Therapeutics enda pivotala fas 3-studie FOCuS med WTX101 for
Wilsons sjukdom, har avslutats framgangsrikt. Wilson Therapeutics kommer nu att slutfra alla
forberedelser for att starta studien och den férsta patienten forvantas starta studiebehandlingen
i borjan av 2018. WTX101 (biskolintetrathiomolybdat) ar en ny typ av koppar-proteinbindande
substans med en unik verkningsmekanism, som utvarderas som en ny behandling av Wilsons
sjukdom.

Fas 3-studien FOCuS kommer att vara en randomiserad, kontrollerad klinisk fas 3-studie déar
effekt- och biverkningsprofilen for WTX101, givet som monoterapi en gang om dagen, jamfors
med dagens standardbehandlingar under 48 veckor i patienter som &r 18 ar eller &ldre. Studien
kommer att inkludera cirka 100 patienter med leversymptom och/eller neurologiska symptom
och som antingen behandlas med ett idag godkant lakemedel fér Wilsons sjukdom eller ar
tidigare obehandlade. Det priméra effektmalet kommer att vara kontroll av koppar definierat som
procentuell forandring av nivaerna av fritt koppar i blodet frdn behandlingsstarten till vecka 48.
Fritt koppar kommer att méatas som NCCeorected, SAMmMa matt som anvandes i den framgangsrika
fas 2-studien. Ovriga effektmatt kommer att omfatta ett antal parametrar avseende kliniska
symptom (leverrelaterade, neurologiska, psykiatriska samt patienters upplevda handikapp),
livskvalitet och biverkningar. Studien kommer att genomféras pé cirka 30 kliniker i USA, EU och
Israel, inklusive de kliniker som deltog i den avslutade fas 2-studien. Patienter som genomgéar
hela den 48 veckor langa studieperioden kommer att erbjudas mojligheten att fortséatta
behandlingen med WTX101 i en férlangningsfas av studien.

Som ett led i Wilson Therapeutics overgripande malséattning att forbattra livskvaliteten for
patienter med Wilsons sjukdom kommer bolaget parallellt med FOCuS-studien &ven att fortsatta
med explorativ forskning for att ytterligare forbattra forstdelsen av  sjukdomen,
verkningsmekanismen for WTX101 och dess paverkan pa kontrollen av fritt koppar.

“Vi ar valdigt glada att kunna féra WTX101 vidare in i den avslutande utvecklingsfasen och
paboriar nu den forsta globala randomiserade kontrollerade kliniska studien nagonsin for
Wilsons sjukdom. Vi har fatt mycket stod i samarbetet med FDA och EMA och deras synpunkter
har varit valdigt betydelsefulla for oss i utformningen av fas 3-studien. Vi ar évertygade om att vi
nu har en robust studiedesign med potential att upprepa de utmaérkta studieresultaten vi sag i
fas 2 och som kan ligga till grund for ett framtida marknadsgodk&nnande,” séger Jonas
Hansson, VD fér Wilson Therapeutics.

“Efter att ha behandlat patienter med Wilsons sjukdom i ¢ver 30 &r ar det valdigt spannande att
vara en del av utvecklingsprogrammet fér WTX101. | dag behandlas patienterna med l1dkemedel
som introducerades p& 1950- och 60-talen och det finns ett stort behov av béattre
behandlingsalternativ. Vi ar darmed véaldigt glada att kunna erbjuda behandling med WTX101
inom ramen for en klinisk studie. Resultaten fran fas 2-studien var mycket lovande, i synnerhet
de snabba och kliniskt relevanta forbattringar av symptomen som uppnéddes med behandling
med WTX101 en gang om dagen. Mojligheten att kunna anvanda WTX101 for att undvika den
paradoxala lakemedelsinducerade neurologiska férsdmring som férekommer hos vissa patienter
som pabdrjar behandling med de idag godkanda lakemedlen penicillamin och trientin &r ocksa
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valdigt hoppingivande. Dessutom kan det faktum att WTX101 doseras en gang om dagen leda
till minskad behandlingsborda, férbattrad foljsamhet till ordinerad behandling och i
forlangningen till battre behandlingsresultat. Jag har goda férhoppningar om att vi kommer att
kunna upprepa de positiva fas 2-resultaten i fas 3,” sager Frederick K. Askari, MD, PhD,
Associate Professor och Director of the Wilson Disease program péa University of Michigan.

Om fas 3-studien FOCu$S

Fas 3-studien FOCuS kommer att vara en randomiserad, kontrollerad klinisk fas 3-studie dar
effekt- och biverkningsprofilen for WTX101, givet som monoterapi en gang om dagen, jamfors
med dagens standardbehandlingar under 48 veckor i patienter som &r 18 ar eller aldre. Studien
kommer att inkludera cirka 100 patienter med leversymptom och/eller neurologiska symptom
och som antingen behandlas med ett idag godkant lakemedel fér Wilsons sjukdom eller ar
tidigare obehandlade. Cirka 25% av de rekryterade patienterna férvantas vara tidigare
obehandlade eller ha behandlats med dagens standardbehandling i upp till 28 dagar.
Patienterna kommer att randomiseras 2:1 till behandling med WTX101 eller annat i dag godkant
lakemedel for behandling av Wilsons sjukdom. Studien &r utformad for att visa att WTX101 &r
minst lika effektiv som existerande lakemedel och det priméara effektmélet kommer att vara
kontroll av koppar definierat som procentuell férandring av nivaerna av fritt koppar i blodet fran
behandlingsstarten till vecka 48. Fritt koppar i blodet kommer att matas som koppar som inte ar
bundet till ceruloplasmin, justerat for halten koppar bundet i komplex bestdende av
tetrathiomolybdat, koppar och albumin (NCCecorectes). Ovriga effektmétt kommer att omfatta ett
antal parametrar avseende kliniska symptom (leverrelaterade, neurologiska, psykiatriska samt
patienters upplevda handikapp), livskvalitet och biverkningar. Studien kommer att genomféras
pa cirka 30 kliniker i USA, EU och Israel. Patienter som genomgar hela den 48 veckor langa
studieperioden kommer att erbjudas mdjligheten att fortsatta behandlingen med WTX101 i en
forlangningsfas av studien.

Om WTX101 (biskolintetrathiomolybdat)

WTX101 (biskolintetrathiomolybdat) ar en ny typ av koppar-proteinbindande substans med en
unik verkningsmekanism, som utvérderas som en ny behandling av Wilsons sjukdom. Till skillnad
frdn existerande behandlingar mojliggér WTX101 en alternativ. mekanism foér koppar-
proteinbindning genom att bilda komplex med koppar och albumin. P& s& satt neutraliseras
overflodigt koppar i bade levern och blodet och mer koppar utséndras via gallan, vilket &r
kroppens naturliga satt att géra sig av med koppar.

En fas 2-studie som utvarderade effekt och biverkningar av WTX101 i patienter med Wilsons
sjukdom har avslutats framgangsrikt. Den aktiva substansen i WTX101, tetrathiomolybdat, har
aven provats i flera andra kliniska studier for Wilsons sjukdom. Resultaten fran dessa studier
tyder pa att WTX101 snabbt kan séanka och kontrollera nivaerna av fritt koppar samt forbattra
bade symptom och upplevda handikapp. Tillgangliga data tyder ocksé pa att WTX101 generellt
sett tolereras val och medfér en lag risk for forsamring av neurologiska symptom.
Biverkningsprofilen och den férvantade doseringen en gang om dagen kan potentiellt gora det
lattare for patienter med Wilsons sjukdom att félja ordinerad behandling och att farre darfor
avbryter behandlingen, vilket i slutdndan kan komma att medféra battre behandlingsresultat.
WTX101 har klassificerats som séarlakemedel for behandling av Wilsons sjukdom i séval USA
som Europa.

Det har aven visats att WTX101 skulle kunna fungera som behandling av flera andra sjukdomar,
exempelvis amyloidal lateralskleros (ALS). WTX101 har klassificerats som sarlakemedel for
behandling av ALS i USA.
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Om Wilsons sjukdom

Koppar ar ett amne som ar nbdvandigt for att flera fysiologiska processer i kroppen ska fungera.
Eftersom det kan vara giftigt for kroppen &r koppar normalt hart bundet till speciella
kopparbarande proteiner i levern och éverfldédigt koppar utséndras via gallan. Wilsons sjukdom
ar en ovanlig genetisk sjukdom dar kroppens férmaga att transportera och utséndra koppar &ar
nedsatt som ett resultat av att det kopparbindande proteinet ATP7B inte fungerar
tillfredsstallande. Detta leder till att leverns kapacitet att lagra koppar blir 6verbelastad, fritt
koppar sprids i blodet och i férlangningen till att skadliga kopparnivaer ansamlas i hjarnan och
andra organ. Om sjukdomen inte behandlas leder den utan undantag till skador pa levern
och/eller neurologiska eller psykiatriska symptom av varierande svarighetsgrad och slutligen till
att patienten avlider.

Wilsons sjukdom drabbar ungeféar en av 30 000 individer varlden &ver, vilket motsvarar en
prevalens om cirka 10 000 patienter i USA och 15 000 patienter i EU. Existerande behandlingar
for Wilsons sjukdom introducerades p& 1950- och 60-talen. Sedan dess har inga nya
behandlingsalternativ utvecklats och det finns fortfarande stora otillfredsstéllda medicinska
behov.

Om Wilson Therapeutics

Wilson Therapeutics ar ett bioteknikbolag, baserat i Stockholm, som utvecklar nya lakemedel fér
patienter med ovanliga kopparrelaterade sjukdomar. Wilson Therapeutics huvudprodukt
WTX101 utvecklas priméart som en ny behandling av Wilsons sjukdom. En klinisk fas 2-studie har
avslutats framgangsrikt och férberedelser for en registreringsgrundande fas 3-studie pagar.
Bolaget &r noterat i Mid Cap-segmentet pa Nasdaq Stockholm med kortnamn WTX.

Mer information finns pa www.wilsontherapeutics.com.

For ytterligare information kontakta:
Jonas Hansson, VD, Wilson Therapeutics AB
Telefon: +46 8 796 00 00

E-post: jonas.hansson@wix.se
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Informationen i pressmeddelandet dr sadan som Wilson Therapeutics &r skyldigt att offentliggdra
enligt EU:s marknadsmissbruksférordning. Informationen ldmnades, genom ovanstaende
kontaktpersons fdrsorg, fér offentliggérande den 23 oktober 2017 ki. 08:00 CET.
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