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Sobi och Apellis meddelar att forsta patienten doserats i en potentiellt
registreringsgrundande ALS-studie for pegcetacoplan

e MERIDIAN ar en 52-veckors fas 2-studie som utvarderar pegcetacoplan, en malinriktad
behandling mot C3, hos cirka 200 vuxna med ALS

Stockholm, Sweden och Waltham MA, USA - Swedish Orphan Biovitrum AB (publ) (Sobi™) och
Apellis Pharmaceuticals Inc. (Nasdaq: APLS) meddelade idag att den forsta patienten doserats i den
potentiellt registreringsgrundande fas 2-studien MERIDIAN. Studien utvarderar pegcetacoplan, en
malinriktad behandling mot C3, hos cirka 200 vuxna med sporadisk amyotrofisk lateral skleros (ALS).

Studier tyder pa att forhojda nivaer av C3 kan spela en roll vid utveckling av ALS, en
neurodegenerativ sjukdom som leder till progressiv muskelsvaghet och férlamning. MERIDIAN-
studien kommer att underséka om pegcetacoplan kan erbjuda en ny behandlingsmetod foér personer
som lever med ALS genom att kontrollera aktiveringen av komplementsystemet via en malinriktad
behandling mot C3. Det finns fér narvarande ingen behandling som bromsar utvecklingen av ALS.

"Patienter med ALS har ett mycket stort medicinskt behov. De forvédntar sig fler och battre
behandlingsalternativ”, sdger Bashar Al-Nakhala, Chief Operations Officer vid ALS Therapeutic
Development Institute. "Vi ar tacksamma att Apellis och Sobi bidrar till den kliniska utvecklingen
kring ALS, med det gemensamma malet att stoppa den forodande sjukdomsutvecklingen som ALS
medfor."

"Vi ser med glddje pa att forsta patienten doserats i denna kliniska fas 2-studie, da behovet att fa
fram en behandling till patienter med ALS ar stort", sdger Ravi Rao, Head of R&D och Chief Medical
Officer pa Sobi. “Vi ser fram emot att tillsammans med Apellis utvardera potentialen av
pegcetacoplan hos patienter med ALS.”

"Mot bakgrund av den roll C3 formodas ha vid ALS, arbetar vi intensivt for att klargdéra om
pegcetacoplan, en malinriktad behandling mot C3, har potential att bromsa sjukdomsprogression
och gora skillnad fér manniskor som lever med ALS”, sager Federico Grossi, med dr, Chief Medical
Officer pa Apellis. "Vi utformade MERIDIAN-studien baserat pa omfattande aterkoppling fran
manniskor engagerade i ALS, och vi ar dedikerade att fortsatta samarbetet med férhoppning om att
en dag kunna erbjuda en betydelsefull behandling for familjer som lever med ALS."

MERIDIAN (APL2-ALS-206) ar en potentiellt registreringsgrundande fas 2-studie, en randomiserad,
dubbelblind, placebokontrollerad, multicenterstudie avsedd att utvadrdera effekt och sakerhet av
pegcetacoplan hos cirka 200 vuxna med sporadisk ALS. Studiedeltagarna kommer att randomiseras
2:1 till behandling med pegcetacoplan eller placebo, samtidigt som de fortsatter att fa sin ordinarie
behandling for ALS. Efter 52 veckors blindad behandling kommer alla patienter i studien behandlas
med pegcetacoplan. Studien har utformats for att minimera antalet klinikbesok i syfte att lindra
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bordan for personer som lever med ALS och deras vardgivare. Cirka sex klinikbesok gors under det
forsta aret och under det andra som genomfors utan blindning, gérs fyra besok.

Det priméra effektmattet for studien ar kombinerad bedémning av funktion och 6verlevnad
(Combined Assessment of Function and Survival, CAFS) vid vecka 52. Viktiga sekundara effektmatt
inkluderar matningar av lungfunktion, muskelstyrka och livskvalitet. Ytterligare information om fas 2-
studien MERIDIAN, finns pd www.clinicaltrials.gov (NCT04579666).

Om amyotrofisk lateralskleros (ALS)

ALS &r en forodande neurodegenerativ sjukdom som resulterar i progressiv muskelsvaghet och férlamning pa grund av
fortvining av nervceller, sa kallade motoriska nervceller, i hjarnan och ryggmargen.l-2 Nedbrytningen av motoriska
nervceller leder till progressiv forlust av de viljestyrda muskelrorelser som krévs for att tala, ga, svalja och andas.??
Personer med ALS har héga nivéer av C3 vid den neuromuskuldra synapsen3 dar motoriska nervceller kommunicerar direkt
med muskelceller. Flertalet studier tyder pa att férhdjda nivaer av C3 i hela motoriska nervsystemet hos ALS-patienter
sannolikt bidrar till kronisk neuroinflammation och till nedbrytningen av motoriska nervceller.34> Det finns idag inga
godkdnda behandlingar som bromsar eller vander utvecklingen av ALS, en sjukdom som drabbar cirka 225 000 patienter
over hela vérlden.®

Om pegcetacoplan (APL-2)

Pegcetacoplan ar ett provningslakemedel, en malinriktad behandling mot C3 som syftar till att reglera okontrollerad
aktivering av komplementsystemet, en del av kroppens immunfdrsvar. Okontrollerad aktivering av C3 kan leda till
uppkomst och utveckling av manga allvarliga sjukdomar. Pegcetacoplan ar en syntetisk cyklisk peptid konjugerad till en
polyetylenglykol-polymer som binder specifikt till C3 och C3b. Pegcetacoplan utvarderas i flera kliniska studier inom
hematologi, oftalmologi, nefrologi och neurologi. Den amerikanska lakemedelsmyndigheten (FDA) och den europeiska
lakemedelsmyndigheten (EMA) utvarderar ansékningar fér marknadsforingstillstand av pegcetacoplan fér behandling av
paroxysmal nokturn hemoglobinuri (PNH). FDA har beviljat ansokan prioriterad granskning (priority review). Pegcetacoplan
har ocksa beviljats sa kallad fast track-status av FDA for behandling av PNH och geografisk atrofi, och har erhallit
sarlakemedelsstatus for behandling av C3 glomerulopati (C3G) fran bade FDA och EMA. Ytterligare information om kliniska
studier med pegcetacoplan, se apellis.com/our-science/clinical-trials.

Om Apellis

Apellis Pharmaceuticals, Inc. ar ett globalt biofarmaceutiskt foretag som genom att framja nydanande vetenskap,
kreativitet och medkansla verkar for att leverera livsférandrande behandlingar. Apellis ar en ledare inom riktade C3-
terapier och stravar efter att utveckla livsférandrande behandlingar for ett brett spektrum av funktionsnedsattande
sjukdomar som drivs av okontrollerad aktivering av komplementsystemet, inklusive sjukdomar inom hematologi,

oftalmologi, nefrologi och neurologi. Mer information finns pa www.apellis.com.

Om Sobi™

Sobi ar ett specialiserat, internationellt biofarmaceutiskt foretag som gor betydande skillnad fér manniskor som lever med
séllsynta sjukdomar. Sobi tillhandahaller innovativa behandlingar inom hematologi, immunologi samt for nischindikationer.
Idag har Sobi cirka 1 500 medarbetare i Europa, Nordamerika, Mellanéstern, Ryssland och Nordafrika. Fér 2019 uppgick
Sobis totala intdkter till 14,2 miljarder SEK. Aktien (STO: SOBI) ar noterad pa Nasdaq Stockholm. Ytterligare information
finns pa www.sobi.com.
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