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New England Journal of Medicine publicerar positiva finala resultat fran fas 1/2a-studien med
BIVV001 hos personer med svar hemofili A

e BIVVO001 &r den forsta von Willebrandfaktoroberoende faktor Vill-behandlingen (FVIII) under klinisk
utveckling och har potential att transformera FVIll-ersattningsterapin for manniskor med hemofili A

e BIVV0O01 har en unik design som utformats for att kunna ge nara normala faktoraktivitetsnivaer under
stoérre delen av veckan samt ett forlangt blodningsskydd vid administrering en gang i veckan

e Resultaten fran fas 1/2a-studien visade att en engangsdos av BIVV001 gav upphov till en langvarigt
hog faktoraktivitet och en tre- till fyrfaldig 6kning av halveringstiden jamfort med konventionell faktor
Vlll-ersattningsbehandling

Stockholm och Paris - New England Journal of Medicine har idag publicerat positiva resultat fran fas 1/2a-
studien for BIVV0OO1 (rFVIIFc-VWF-XTEN) som utvarderar sdkerhet, tolerabilitet och farmakokinetik hos vuxna
patienter med svar hemofili A. BIVV0O01 &r en faktor Vlll-behandling under klinisk utveckling utformad for att

ge ett forbattrat blodningsskydd vid profylaktisk administrering endast en gang i veckan. Sobi™ (STO:SOBI)
och Sanofi samarbetar med utveckling och kommersialisering av BIVV0O01.

"BIVV0O01 representerar en potentiell ny klass av FVIll-ersattningsbehandling. De langvarigt h6ga nivaerna av
faktoraktivitet och tre till fyra gangers 6kning av den observerade halveringstiden understryker dess potential
att ge ndra normalt blédningsskydd samtidigt som doseringsfrekvensen for profylaktisk behandling reduceras
till en gang i veckan", sager Barbara A. Konkle, med dr, huvudprovare och Chief Scientific Officer, Bloodworks
Northwest och professor i medicin/hematologi vid University of Washington. "Resultaten stodjer slutsatsen
att BIVV0O1 kan utgora ett betydelsefullt framsteg for patienter och vi ser fram emot att utforska detta vidare
i den pagaende fas 3 studien."

Resultat fran fas 1/2a-studien

EXTEN-A ar en 6ppen multicenterstudie som utvarderar sdkerhet, tolerabilitet och farmakokinetik av BIVV001
i tva kohorter med doserna 25 IE/kg respektive 65 IE/kg, hos patienter i aldrarna 19-63 &r med svar hemofili A
(NCT03205163). Deltagarna i studien erholl en engangsdos av konventionell rekombinant faktor VIII (rFVIIl),
som efter en elimineringsperiod féljdes av en engangsdos av BIVV001 om antingen 25 IE/kg eller 65 IE/kg. De
priméara effektmatten inkluderar forekomst av biverkningar och utveckling av inhibitorer.


http://www.nejm.org/doi/full/10.1056/NEJMoa2002699
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Viktiga resultat inkluderade:

e BIVVO0O01 tolererades i allmanhet val och inga inhibitorer detekterades inom 28 dagar efter
engangsdosen. Inget fall av allergisk reaktion, anafylaxi eller behandlingsrelaterade biverkningar
rapporterades under studien.

e | kohorten som fick engangsdosen 65 IE/kg av BIVV0OO01 (n=8) uppnaddes en FVIll-halveringstid pa 43
timmar, en mer an en trefaldig 6kning av halveringstiden jamfért med de 13 timmar som observerats
med rFVIIl. Genomsnittlig niva av FVIll-aktivitet var 251% och ddrmed inom normala nivaer under fyra
dagar samt 17% sju dagar efter dosering med BIVVO0O1.

e | kohorten som fick engangsdosen 25 IE/kg av BIVV0O01 (n=6) uppnaddes en FVIll-halveringstid pa 38
timmar, en fyra ganger langre halveringstid dn de 9 timmar som observerats med rFVIIl, samt
genomsnittsnivaer av faktoraktivitet 5% sju dagar efter BIVV001-dosen.

Faktoraktivitetsnivaer aterspeglar mangd faktor VIl i blodet hos individen och anvands for att bestamma
svarighetsgraden av sjukdomen. Deltagare inkluderadei EXTEN-A-studien har svar hemofili A (faktornivaer pa
<1%). Mattlig hemofili A kdnnetecknas av faktornivaer mellan 1-5%, och mild hemofili A av faktornivaer
mellan 5-40%.

Potential att transformera faktorersattningsbehandling vid hemofili A

Halveringstiden for konventionell faktor VllII-terapi begrdnsas av von Willebrandfaktorn (VWF), som tros
begrédnsa den tid som faktor VIII finns kvar i kroppen. BIVV001 ar den forsta faktor VIll-behandlingen under
utveckling som visats kunna bryta igenom VWF-taket, vilket potentiellt skulle kunna ge manniskor med
hemofili A ndra normala faktoraktivitetsnivaer under stérre delen av veckan.

“Som en del av vart dtagande till alla som lever med eller berdrs av hemofili, gladjer vi oss éver den kliniska
potentialen hos BIVV001 att kunna 6verbrygga de begransningar som finns med nuvarande FVIII-
behandlingar", sdger Dietmar Berger, Global Head of Development pa Sanofi. "New England Journal of
Medicines publicering av dessa tidiga resultat stodjer mojligheten hos BIVV0O01 att ge manniskor med hemofili
A ett hogre skydd under langre tid sa att de kan leva ett mer aktivt liv. Vi ser fram emot att presentera
framtida utvarderingar av BIVV0O01 allteftersom vi fortsatter fas 3-utvecklingen."

“Faktor Vlll-ersattningsterapi kvarstar som en hérnsten i behandlingen av hemofili A och dr den enda
behandlingen som kan anvandas vid flera behandlingsbehov, inklusive profylax, akut blddningskontroll samt
perioperativ vard, sdger Ravi Rao, Head of R&D och Chief Medical Officer pa Sobi. “BIVV001 har potential att
avancera faktorersattningsbehandlingen ytterligare genom att erbjuda patienter och lakare ett
behandlingsalternativ som ger ndra normala faktornivaer med minskad behandlingsbérda. Vi ser fram emot
att fortsatta undersoka detta vidare i fas 3-studien."
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Fas 3-studien XTEND-1

Sakerhet och effekt av BIVV001 utvarderas for narvarande i den pagaende fas 3-studien XTEND-1 som
omfattar tidigare behandlade patienter 212 ar (n=150) med svar hemofili A. XTEND-1 &r en Oppen, icke-
randomiserad interventionsstudie med tva parallella armar. Deltagarna i profylaxarmen kommer att fa en
profylaktisk dos med 50 IE/kg per vecka i 52 veckor. Deltagarna i vid-behovsarmen kommer att fa BIVV001 (50
IE/kg) vid behov i 26 veckor efterféljt av byte till veckovis profylax i ytterligare 26 veckor.

Om BIVV001

BIVVOO1 (rFVIIFc-VWF-XTEN) ar ett nytt provningslakemedel med rekombinant faktor VIII som syftar till att forlanga blodningsskyddet
genom profylaktisk dosering en gang i veckan. BIVV001 bygger pa Fc fusionstekniken genom att ldgga till en del av von
Willebrandfaktorn och XTEN polypeptider for att potentiellt forlanga faktor VIII-molekylens cirkulationstid i kroppen. Det dr den forsta
behandling under klinisk utveckling som visats kunnat bryta igenom von Willebrandfaktortaket, som tros begransa halveringstiden hos
nuvarande faktor VllI-terapier. Utveckling och kommersialisering av BIVV0O01 sker i samarbete med Sanofi. BIVV001 beviljades
sarlakemedelsstatus av amerikanska lakemedelsverket, FDA, i augusti 2017 och av EU-kommissionen i juni 2019. BIVV0O01 ar for
narvarande under klinisk utredning och dess sdkerhet och effekt har inte utvarderats av nagon tillsynsmyndighet.

Om Sanofi

Sanofi arbetar for att hjalpa manniskor hantera de sjukdomar och halsobesvar som vi drabbas av under livets olika faser. Sanofi ar ett
globalt ldkemedelsféretag fokuserat pa halsa hos manniskor. Sanofi forebygger sjukdomar genom vacciner och innovativa
behandlingar som lindrar smarta och lidande. Sanofi stodjer den mindre andel som lider av séllsynta sjukdomar samt de miljoner
manniskor med bestaende och kroniska sjukdomar. Med mer dan 100 000 anstallda i 6ver 100 lander, transformerar Sanofi
forskningsdriven innovation till I6sningar i sjukvarden.

Om Sobi™

Sobi ar ett specialiserat, internationellt biofarmaceutiskt foretag som gor betydande skillnad for manniskor som lever med sallsynta
sjukdomar. Sobi tillhandahaller innovativa behandlingar inom hematologi, immunologi samt f&ér nischindikationer. Idag har Sobi cirka
1400 medarbetare i Europa, Nordamerika, Mellandstern, Ryssland och Nordafrika. 2019 uppgick Sobis totala intdkter till 14,2 miljarder
SEK. Sobis aktie (STO:SOBI) ar noterad pa Nasdaq Stockholm. Ytterligare information finns pa www.sobi.com.

For mer information kontakta:

Paula Treutiger, Head of Communication & Investor Relations
0733 666 599
paula.treutiger@sobi.com

Linda Holmstrém, Corporate Communication & Investor Relations

0708 734 095
linda.holmstrom@sobi.com
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