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FDA godkanner efanesoctocog alfa, en ny klass av faktorkoncentrat
med langvarigt héga faktor VIlI-nivaer och dosering en gang i veckan for
behandling av hemofili A

Sobi® meddelar idag att den amerikanska ldkemedelsmyndigheten FDA godkant efanesoctocog alfa
[Antihemophilic Factor (Recombinant), Fc-VWF-XTEN Fusion Protein-ehtl], den forsta i en ny klass
av rekombinant faktorkoncentrat som resulterar i langvarigt héga faktor VllI-nivaer fér vuxna och
barn med hemofili A. Efanesoctocog alfa ar den enda hemofili A-behandling som med en dos per
vecka kan ge patienter normala till ndra-normala faktor Vlll-aktivitetsnivaer under stérre delen av
veckan, vilket resulterar i 6verlagset skydd mot blédningar jamfért med befintlig faktor VIII-
profylax.

Hemofili A &r en séllsynt, arftlig blodningsrubbning som gor att blodets koagulationsformaga ar
nedsatt pa grund av brist pa faktor VIII. Hemofili A forekommer hos ungefar en pa 5 000 fodda
pojkar per ar och mer sallan hos flickor. Personer med hemofili A upplever blédningar som kan vara
smartsamma, ge upphov till bestdende ledskador, och som i vissa fall kan vara livshotande. Trots att
framsteg gjorts i behandlingen av hemofili under de senaste aren kvarstar ett stort medicinskt
behov som kraver att vardstandarden forbattras ytterligare.

"Detta godkdannande markerar ett viktigt kliniskt framsteg for manniskor som lever med hemofili da
vi nu har ett alternativ som administrerat en gang per vecka kan astadkomma hogre
faktoraktivitet", sdger Lynn Malec, med.dr, Medical Director vid Versiti Comprehensive Center for
Bleeding Disorders och bitrddande professor vid The Medical College of Wisconsin, USA. "Genom
att uppratthalla hoga nivaer av faktoraktivitet under hela veckan kan patienter kdnna sig trygga
med det skydd mot blédningar som efanesoctocog alfa ger."

"A Sobis vagnar vill jag gratulera var utvecklingspartner Sanofi till denna prestation”, sager Anders
Ullman, Head of Research & Development och Medical Affairs, Chief Medical Officer pa Sobi. "Detta
ar en betydande milstolpe i vart samarbete som verkar for att personer som lever med hemofili A
runt om i varlden ska fa tillgang till denna viktiga nya behandling."

FDA-godkdnnandet baseras pa data fran den pivotala fas 3-studien XTEND-1 som nyligen
publicerats i The New England Journal of Medicine. Efanesoctocog alfa administrerat en gang per
vecka uppnadde det primara effektmattet och gav signifikant forbattrat blodningsskydd hos
personer med svar hemofili A, med median och medelvarde for arlig blodningsfrekvens (ABR) om
0,00 (kvartilavstand: 0,00-1,04) respektive 0,71 (95% konfidensintervall: 0,52-0,97). Efanesoctocog
alfa uppnadde dven det huvudsakliga sekundara effektmattet med en signifikant minskning, om
77% av ABR jamfort med tidigare profylax baserat pa en intrapatient jamforelse. Profylaktisk
behandling med 50 IE/kg/vecka av efanesoctocog alfa gav en genomsnittlig faktor Vill-aktivitet pa
over 40% under storre delen av veckan med en minimiaktivitet om 15% dag sju. Dessa nivaer var
samtidigt forknippade med en lag blodningsrisk.

Ytterligare data visade pa forebyggande av ledblédningar med en genomsnittlig arlig
ledblédningsfrekvens pa 0 (Q1, Q3: 0,0, 1,0). Behandling med efanesoctocog alfa visade dven att
alla leder som tidigare drabbats av aterkommande blédningar, sa som kn4, vrist eller armbage,
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aterhdmtades. Efanesoctocog alfa hade en gynnsam sikerhetsprofil hos vuxna och ungdomar och
inga tecken pa utveckling av faktor VllI-inhibitorer observerades.

Efanesoctocog alfa ar i USA indicerat for rutinprofylax, vid-behovsbehandling och kontroll av
blédningsepisoder, samt perioperativ hantering av blédningar. Den rekommenderade dosen 50
IE/kg en gang i veckan &r avsedd for profylax hos patienter i alla aldrar, och samma dos kan
administreras efter behov i olika kliniska situationer. Efanesoctocog alfa forvantas finnas
kommersiellt tillgdngligt i USA fran och med andra kvartalet 2023 och kommer att marknadsféras
som ALTUVIIIO™ pa Sanofis territorier.

FDA provade ansdkan under prioriterad granskning, Priority Review, vilket beviljas lakemedel som
har potential att signifikant forbattra behandling, prevention eller diagnos av ett allvarligt tillstand.

Regulatorisk ansokan i EU kommer att skickas in efter att finala data fran den pediatriska studien
XTEND-Kids blir tillgangliga under férsta halvaret 2023. EU-kommissionen tilldelade efanesoctocog
alfa sarlakemedelsstatus i juni 2019.

Om efanesoctocog alfa

Efanesoctocog alfa (tidigare benamnt BIVV001) ar ett nytt Iakemedel under utveckling med rekombinant faktor VIIl som
med en dos i veckan har potential att forlanga blodningsskyddet och ge personer med hemofili A ndra normala
faktornivaer under stérre delen av veckan. Efanesoctocog alfa 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 ar den enda behandling som kunnat bryta igenom von Willebrandsfaktortaket, vilket tros begransa halveringstiden
hos nuvarande faktor Vlll-terapier. Lakemedlet ar godkant som ALTUVIIIO [Antihemophilic Factor (Recombinant), Fc-VWF-
XTEN Fusion Protein-ehtl] av Sanofi i USA. Lakemedlet &r inte godkant pa nagon marknad utanfor USA.

Om Sobis och Sanofis samarbete

Sobi och Sanofi samarbetar kring utvecklingen och kommersialiseringen av Alprolix® och Elocta®/Eloctate®. Bolagen
samarbetar dven kring utveckling och kommersialisering av efanesoctocog alfa, benamnt ALTUVIIIO i USA. Sobi har de
slutliga utvecklings- och kommersialiseringsrattigheterna inom Sobis marknader (huvudsakligen Europa, Nordafrika,
Ryssland och de flesta marknaderna i Mellandstern). Sanofi dger slutliga utvecklings- och kommersialiseringsrattigheter i
Nordamerika och 6vriga regioner i varlden, férutom Sobis territorier.

Sanofi

Sanofi ar ett globalt lakemedelsféretag som genom sin innovation stravar efter att uppna vetenskapliga mirakel for att
forbattra manniskors liv. Med medarbetare i dver 100 lander arbetar de for att transformera lakemedelsbehandling och
ddrmed gora det som tidigare var omgjligt mojligt. Sanofi skapar lakemedelsbehandlingar och vacciner som forbattrar och
raddar miljontals liv varlden 6ver, med hallbarhet och socialt ansvarstagande i fokus. Sanofi ar noterat pa EURONEXT: SAN
och NASDAQ: SNY

Sobi®

Sobi ar ett specialiserat, internationellt biofarmaceutiskt féretag som gor betydande skillnad fér manniskor som lever
med sallsynta och nedbrytande sjukdomar. Sobi tillhandahaller innovativa behandlingar inom hematologi, immunologi
och nischindikationer, och har cirka 1 600 medarbetare i Europa, Nordamerika, Mellandstern, Asien och Australien. Sobis
intakter for 2022 uppgick till 18,8 miljarder SEK. Aktien (STO:SOBI) dr noterad pa Nasdaq Stockholm. Mer om Sobi pa
www.sobi.com, LinkedIn och YouTube.

Kontakt
For kontaktuppgifter till Sobis Investor Relations-team, klicka har. For Sobis mediakontakter, klicka har.
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