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Preliminara langtidsdata for WTX101 i
Wilsons sjukdom presenteras pa EASL:s
arliga konferens

Wilson Therapeutics AB (publ) tillkannager i dag att prelimindra langtidsdata avseende effekt och
biverkningsprofil frdn den pagdende forlangningsfasen av bolagets fas 2-studie av WTX101
(biskolintetrathiomolybdat) — en ny typ av koppar-proteinbindande substans med en unik
verkningsmekanism som utvarderas som en ny behandling av Wilsons sjukdom — har valts ut for att
presenteras som en sa kallad late-breaker-poster pa The International Liver Congress™ 2018, vilket ar en
arlig vetenskaplig leverkonferens som anordnas av the European Association for the Study of the Liver
(EASL) i Paris 11-15 april 2018.

En sammanfattning av postern blir tillganglig i dag och dar beskrivs att de initiala forbattringar av nivaerna
av fritt koppar, leverstatus och neurologisk status som observerades efter 24 och 48 veckor bibehdlls eller
forstarktes ytterligare efter 72 veckors behandling med WTX101 en gdng om dagen. Som tidigare
rapporterats sanktes den genomsnittliga nivan av fritt koppar som inte var bundet till ceruloplasmin
(NCCeorrectea) signifikant under fas 2-studien fran 3,6 pM vid studiestarten till 0,9 pM till vecka 24, och till 0,5
UM efter 48 veckor. De data som presenteras pd EASL visar att kopparnivaerna fortsatt ar kontrollerade och
uppgar till 0,5 pM vecka 72. Kontinuerliga forbattringar av sjukdomsrelaterade upplevda handikapp i
vardagen och neurologisk status utvarderad av behandlande lakare fortsatte for de flesta patienternai
studien. Leverfunktionstester (INR ALT, Albumin) och leverstatus matt med MELD var stabila eller
forbattrades till vecka 72 frdn vecka 24, vilket indikerar stabilisering av patienternas leverfunktion. Av
postern framgdr dven att WTX101 har en mycket lovande langsiktig biverkningsprofil. Ytterligare detaljer
kommer att bli tillgangliga nar postern presenteras.

Information om presentationen av postern:
Abstract identifier: LBP-001

Titel: "Long-term efficacy and safety of WTX101 in Wilson disease: Data from an ongoing extension of a
phase 2 study (WTX101-201)"

Presentator: Karl Heinz Weiss, MD, Professor, University of Heidelberg, Germany
Session: Late Breaker Posters

Datum: 12 april 2018

Tid: fran 09:00 CET

Plats: Poster Area, Paris expo Porte de Versailles — Pavillon 7
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Sammanfattningen av presentationen finns tillganglig pa konferensens webbsite: https://ilc-congress.eu.

Om Fas 2-studien

WTX101-201 var en éppen Klinisk fas 2-studie dar effekt- och biverkningsprofilen for WTX101, givet som
monoterapi under 24 veckor, utvarderades i 28 nydiagnostiserade patienter med Wilsons sjukdom som var
18 ar eller aldre och som antingen var tidigare obehandlade eller hade behandlats i upp till tva ar med ett
annat lakemedel for Wilsons sjukdom. Patienterna som deltog i studien uppvisade olika grader av
leverpaverkan vid tidpunkten for studiestarten och majoriteten av patienterna hade daven neurologiska
symptom vid behandlingsstarten. Studien genomfdrdes pa 11 kliniker i USA och Europa. Patienterna
behandlades med WTX101 individuellt doserat pa nivaer mellan 15 och 120 mg/dag. Det primdra
effektmattet var definierat som att, efter 24 veckors behandling, uppna eller bibehalla normaliserade nivaer
av fritt koppar i blodet uppgaende till hdgst 2,3 uM, eller uppna en minskning om minst 25% av nivan av fritt
koppar i blodet jamfort med studiestarten. Fritt koppar i blodet méattes som koppar som inte ar bundet till
ceruloplasmin, justerat for halten koppar bundet i komplex bestdende av tetrathiomolybdat, koppar och
albumin som bildas under behandlingen med WTX101 (NCCcorrected). Sekundara effektmatt omfattade
reduktion av fritt koppar i blodet fran behandlingsstarten, upplevt handikapp i vardagen och neurologisk
status skattade med Unified Disease Rating Scale (UWDRS) del 2 respektive del 3, leverstatus matt med
Modified Nazer Score, samt livskvalitet matt med EuroQOL 5 Dimensions Visual Analogue Scale (EQ VAS).
En 36 mdnader lang forlangningsfas av studien pagar.

Om WTX101 (biskolintetrathiomolybdat)

WTX101 {biskolintetrathiomolybdat) ar en ny typ av koppar-proteinbindande substans med en unik
verkningsmekanism, som utvarderas som en ny behandling av Wilsons sjukdom. Till skillnad fran
existerande behandlingar majliggdr WTX101 en alternativ mekanism for koppar-proteinbindning genom att
bilda komplex med koppar och albumin. Pa sa satt neutraliseras dverflodigt koppar i bade levern och blodet
och mer koppar utsondras via gallan, vilket ar kroppens naturliga satt att gora sig av med koppar.

En fas 2-studie som utvarderade effekt och biverkningar av WTX101 i patienter med Wilsons sjukdom har
avslutats framgdangsrikt. Den aktiva substansen i WTX101, tetrathiomolybdat, har aven prévats i flera andra
kliniska studier for Wilsons sjukdom. Resultaten fran dessa studier tyder pa att WTX101 snabbt kan sanka
och kontrollera nivaerna av fritt koppar samt forbattra bade symptom och upplevda handikapp. Tillgangliga
data tyder ocksa pd att WTX101 generellt sett tolereras val och medfor en Iag risk for Idkemedelsinducerad
forsamring av neurologiska symptom. Biverkningsprofilen och den férvantade doseringen en gang om
dagen kan potentiellt gora det lattare for patienter med Wilsons sjukdom att fdlja ordinerad behandling och
att farre darfor avbryter behandlingen, vilket i slutandan kan komma att medfora battre
behandlingsresultat. WTX101 har beviljats Fast Track-status i USA och klassificerats som sarlakemedel for
behandling av Wilsons sjukdom i saval 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 nddvandigt for att flera fysiologiska processer i kroppen ska fungera. Eftersom
det kan vara giftigt for kroppen ar koppar normalt hart bundet till speciella kopparbarande proteiner i levern
och dverflodigt koppar utséndras via gallan. Wilsons sjukdom dr en ovanlig genetisk sjukdom dér kroppens
formaga att transportera och utsdndra koppar dr nedsatt som ett resultat av att det kopparbindande
proteinet ATP7B inte fungerar tillfredsstallande. Detta leder till att leverns kapacitet att lagra koppar blir
dverbelastad, 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 ungefar en av 30 000 individer varlden dver, vilket motsvarar en prevalens om
cirka 10 000 patienter i USA och 15 000 patienter i EU. Existerande behandlingar for Wilsons sjukdom
introducerades pa 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 for patienter
med ovanliga kopparrelaterade sjukdomar. Wilson Therapeutics huvudprodukt WTX101 utvecklas primart
som en ny behandling av Wilsons sjukdom och utvarderas for narvarande i en klinisk fas 3-studie. Bolaget ar
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@wtx.se

Lauren Williams, Head of Investor Relations, Wilson Therapeutics AB

Telefon: +44 7958 669 896
E-post: lauren.williams@wtx.se

Wilson Therapeutics AB (publ)
Org nr.556893-0357
Kungsgatan 3

SE-111 43 Stockholm

Informationen i pressmeddelandet dr sadan som Wilson Therapeutics dr skyldigt att offentliggora enligt EU:s
marknadsmissbruksforordning. Informationen ldmnades, genom ovanstdende kontaktpersons forsorg, for
offentliggorande den 28 mars 2018 ki, 10:00 CET.
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