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Positiva topline-resultat fran den pivotala fas 3-studien XTEND-Kids med
efanesoctocog alfa hos barn under tolv ar med hemofili A

Det priméra effektmattet uppnaddes da inga faktor Vlll-inhibitorer observerades, vilket bekraftar
efanesoctocog alfas sdkerhetsprofil hos tidigare behandlade patienter under 12 ar

Slutforandet av XTEND-Kids innebar att den sista milstolpen for inlaimnande av regulatorisk
ans6kan om godkdnnande i EU nu uppnatts

Sobi® och Sanofi meddelar idag att den pivotala fas 3-studien XTEND-Kids som utvarderar sdkerhet,
effekt och farmakokinetik av efanesoctocog alfa givet en gang per vecka som profylax hos tidigare
behandlade patienter under tolv ars dlder med svar hemofili A, uppnadde sitt primara effektmatt:
Ingen utveckling av inhibitorer observerades hos de 74 barn som inkluderades i studien, varav 65
hade minst 50 dagars exponering. Efanesoctocog alfa gav langvarigt hoga faktor Vlll-nivaer under
hela det veckolanga dosintervallet med en median arlig blodningsfrekvens (ABR) om 0,00
(kvartilavstand: 0,00-1,02) och en estimerad genomsnittlig ABR (95% konfidensintervall) om 0,89
(0,56-1,42).

Hemofili A &r en séllsynt, arftlig blédningsrubbning 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 séllan hos flickor. Personer med hemofili A upplever blédningar som kan vara
smaéartsamma, ge upphov till bestaende ledskador och 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. Efanesoctocog alfa ar en ny
klass av rekombinant faktorkoncentrat som ar oberoende av von Willebrand-faktorn och som
resulterar i [angvarigt héga faktor VllI-nivaer vid en profylaktisk behandlingsregim med endast en
dos per vecka.

"Dessa data bekraftar att efanesoctocog alfa har potential att bli en ny standardbehandling for
hemofili A, med ett battre skydd mot blédningar under langre tid i olika behandlingsscenarier
oavsett alder", sdger Anders Ullman, med.dr, Head of Research & Development and Medical
Affairs, Chief Medical Officer pa Sobi. "Vi ar glada att kunna ga vidare med ansdkan om
marknadsgodkannande i EU och ser fram emot att presentera dessa resultat vid en framtida
medicinsk kongress."

Dessa resultat, tillsammans med resultaten fran fas 3-studien XTEND-1, kommer att ligga till grund
for en regulatorisk ansdkan i EU. Efanesoctocog alfa beviljades sarladkemedelsstatus av EU-
kommissionen i juni 2019 och godkandes nyligen i USA.

Om XTEND-Kids

XTEND-Kids ar en 6ppen, icke-randomiserad, enarmad interventionsstudie. Studiedeltagarna fick en profylaktisk dos
efanesoctocog alfa per vecka i 52 veckor. XTEND-Kids utvarderar effekt, sakerhet och farmakokinetik hos 74 tidigare
behandlade patienter under 12 ar med svar hemofili A.
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Om efanesoctocog alfa

Efanesoctocog alfa (tidigare benamnt BIVV001) ar ett nytt lakemedel 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 en signifikant del av veckan. Efanesoctocog alfa bygger pa Fc fusionstekniken genom att lagga till en
del av von Willebrandfaktorn och XTEN® polypeptider fér att potentiellt férlanga faktor VIlI-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] i USA.

XTEN® &r ett registrerat varumarke som tillhor Amunix Pharmaceuticals, Inc.

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. Sobi har de slutliga utvecklings- och
kommersialiseringsrattigheterna inom Sobis marknader (huvudsakligen Europa, Nordafrika, Ryssland och de flesta
marknaderna i Mellanéstern). Sanofi dger slutliga utvecklings- och kommersialiseringsrattigheter i Nordamerika och
ovriga regioner i varlden, férutom Sobis territorier.

Sanofi

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

Sobi®

Sobi ar ett specialiserat, internationellt biofarmaceutiskt foretag som gor betydande skillnad for manniskor som lever
med séllsynta 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) ar noterad pa Nasdaq Stockholm. Mer om Sobi pa
sobi.com, LinkedIn och YouTube.

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

Denna information ar sadan information som Sobi ar skyldigt att offentliggéra enligt EU:s marknadsmissbruksférordning.
Informationen lamnades, genom nedanstaende kontaktpersoners forsorg, for offentliggérande den 2 mars 2023 kl. 08:00
CET.

Thomas Kudsk Larsen
Head of Communication and Investor Relations

Swedish Orphan Biovitrum AB (publ)
Postadress: 112 76 Stockholm, Sverige
Telefon: 08 697 20 00 | www.sobi.com 2(2)


https://www.linkedin.com/company/sobi/
https://www.youtube.com/c/Sobi-Pharma
https://www.sobi.com/sv/ir-kontakter
https://www.sobi.com/sv/ir-kontakter

