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Europakommissionen tilldelar SOBIO03 sarlakemedelsstatus for behandling av MPS IIIA

Swedish Orphan Biovitrum AB (publ) (Sobi™) har av Europakommissionen tilldelats sarlakemedelsstatus for
foretagets produktkandidat i utvecklingsfas SOBIO03. SOBI0O03 ar en kemiskt modifierad human rekombinant
sulfamidas for behandling av mukopolysackaridos typ IlIA (Sanfilippos sjukdom typ A). SOBIO03 kommer att
ingd i EU-registret over klassificerade sarlakemedel.

MPS llIA, eller Sanfilippos sjukdom typ A, ar en arftlig systemisk lysosomal sjukdom med en pataglig paverkan
pa neurologiska funktioner. Sjukdomen som drabbar barn i ung alder kdnnetecknas av allvarlig och
kontinuerligt forsamrad utveckling och tar sig uttryck i nedsatt kognition, beteendestorningar, férsamrad
motorisk formaga och slutligen demens. Valdigt fa patienter lever langre an till tjugoarsaldern. Det finns idag
ingen behandling for MPS IlIA.

"MPS IlIA &r en allvarlig och forsvagande sjukdom med forodande konsekvenser for patienterna. Vi hoppas
att SOBIO03 kommer kunna tillhandahalla dessa patienter med en behandling som idag saknas”, sa Stephen
James, Head of Research and Translational Sciences vid Sobi.

Sobi ar i slutfasen av den prekliniska utvecklingen av SOBI0O03. Prekliniska studier med upprepade systemiska
infusioner har till dags dato i modellen visat effekt gallande férmagan att minska substratnivaer i hjarnan
med tecken pa att sjukdomsforloppet modifieras. Sobi avser paborja kliniska studier under 2018. Fokus for
de kliniska studierna kommer vara att utforska sdkerhet och effekt av SOBIO03 i MPS llIA-patienter.

Om sdrldkemedelstatus

For att fa sarlakemedelsstatus inom EU, maste den nya medicinen vara inriktad pa behandling av livshotande eller kroniskt
forsvagande tillstand som drabbar hogst fem av 10 000 personer inom EU och for vilka inga tillfredsstallande behandlingar finns, eller
dar de finns den nya medicinen kan vara till stor nytta for de som lider av sjukdomen. Det kan ocksa beviljas om ett nytt Idkemedel
inte forvantas ge en tillracklig avkastning for att motivera investeringen.

Om mukopolysackaridos typ IlIA (Sanfilippos sjukdom typ A)

MPS I11A eller Sanfilippos sjukdom typ A ar en progressiv, livshotande och séllsynt arftlig sjukdom som drabbar barn i unga aldrar.
MPS IlIA tillhér en grupp av sjukdomar som kallas for Lysosomala sjukdomar. | MPS 1A saknar kroppen férmagan att bryta ner langa
sockerkedjor som kallas for heparansulfat, vilket leder till att heparansulfat lagras i lysosomerna. MPS IlIA paverkar fraimst centrala
nervsystemet dar den orsakar tilltagande cellforstorelse.i

Ungefar 1 000 - 2 000 personer tros leva med MPS IIA i EU och USA. Sjukdomen upptéacks ofta ungefar vid fyra ars alder och den
forvantade livslangden for dessa barn ar séllan langre an till tjugoarsaldern. Det finns idag ingen behandling for MPS 1A,
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Om SOBI003

Produktkandidaten SOBIO03 ar en kemiskt modifierad variant av en rekombinant humant sulfamidase, avsedd for
enzymersattningsbehandling for att reducera inlagringen av heparansulfat i de paverkade cellerna. SOBIOO03 tas upp av cellerna och
transporteras till lysosomerna dar heparansulfat bryts ner. Molekylen har modifierats for att ge en forlangd halveringstid, vilket kan
mojliggora transport av SOBIO03 6ver blodhjarnbarriaren och underlatta upptaget av SOBIO03 i hjarnan.

Om Sobi™

Sobi™ &r ett internationellt lakemedelsforetag inriktat sallsynta sjukdomar. Vart uppdrag ar att utveckla och tillhandahalla innovativa
behandlingar och tjanster som ger patienter ett battre liv. Produktportféljen fokuserar framst pa hemofili, inflammationssjukdomar
och genetiska sjukdomar. Sobi marknadsfér dven en portfolj med specialist- och sarlakemedel i Europa, Mellandstern, Nordafrika och
Ryssland, pa uppdrag av olika partnerforetag. Sobi &r en pionjar inom bioteknologi med stort kunnande inom produktion av
biologiska lakemedel. Intdkterna uppgick 2015 till 3,2 miljarder kronor och antalet anstallda var cirka 700. Aktien (STO: SOBI) ar
noterad pa Nasdaq Stockholm. Ytterligare information finns pa www.sobi.com.
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