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Sobi och Apellis meddelar positiva topline-resultat fran fas 3-studien
VALIANT med pegcetacoplan vid C3G och primar IC-MPGN

e Uppnddde det primdra effektmdttet, en statistiskt signifikant 68 % (p <0,0001) minskning av
proteinuri jémfort med placebo i en bred studiepopulation

e Positiva resultat som ér konsekventa fér alla subgrupper med C3G och IC-MPGN, ungdomar
och vuxna patienter, med sjukdom i icke-transplanterade och transplanterade njurar

e Uppvisade gynnsam séikerhet, i enlighet med den etablerade profilen

Bolagen planerar att Idmna in data for requlatoriska marknadsgodkénnanden i USA och EU

Sobi® (STO: SOBI) och Apellis Pharmaceuticals, Inc. (Nasdaq: APLS) meddelade idag positiva topline-
resultat fran fas 3-studien VALIANT som utvarderar systemisk pegcetacoplan hos patienter med C3-
glomerulopati (C3G) eller primar immunkomplex membranoproliferativ glomerulonefrit (IC-MPGN).
Bada ar sallsynta njursjukdomar som saknar godkand behandling.

Studien uppnadde det primara effektmattet, en statistiskt signifikant och kliniskt meningsfull
minskning av proteinuri (den log-transformerade kvoten av urinprotein/kreatininkvoten) med 68 %
(p <0,0001) hos patienter med C3G eller priméar IC-MPGN som behandlades med pegcetacoplan
jamfort med placebo, bada som tillagg till grundbehandling, vid vecka 26. Resultaten var
konsekventa for alla subgrupper som omfattade patienter med C3G och IC-MPGN, ungdomar och
vuxna, med sjukdom i icke-transplanterade och transplanterade njurar.

Pegcetacoplan visade dven statistisk signifikans avseende viktiga sekundara effektmatt i det
sammansatta renala effektmattet som kombinerar minskning av proteinuri och stabiliserad
uppskattad glomerular filtreringshastighet (eGFR), och minskning av proteinuri med minst 50 %
jamfort med baslinjen, samt nominell signifikans for de histologiska effektmatten minskning av C3c-
infargning vid njurbiopsi och stabilisering av njurfunktionen méatt som eGFR jamfért med placebo.

"Som lakare ar jag oerhort glad 6ver dessa banbrytande resultat som visar att pegcetacoplan har
potential att avsevart forbattra livet for patienter med C3G och IC-MPGN, oavsett sjukdomstyp, alder
och transplantationsstatus," sdager Carla Nester, M.D. MSA, FASN, huvudprovare i studien VALIANT
och Jean E. Robillard M.D., professor i pediatrisk nefrologi, University of lowa Stead Family Children's
Hospital. "l dagslaget kommer manga patienter med dessa sallsynta sjukdomar sa smaningom att
behdva en njurtransplantation eller livslang dialys, sa det finns ett akut behov av en behandling som
arinriktad pa den underliggande orsaken till sjukdomen. Dessa positiva data &r ett stort framsteg for
alla som lever med séllsynta njursjukdomar."

"Dagens tillkdnnagivande starker ytterligare var 6vertygelse om att pegcetacoplan har potential att
tillgodose kritiska behov hos patienter med dessa allvarliga och livshotande njursjukdomar", sager
Lydia Abad-Franch, MD, Head of R&D, Medical Affairs och Chief Medical Officer pa Sobi. "Vi ar fast
beslutna att fortsatta utveckla pegcetacoplan och utdka dess rackvidd, drivna av vart orubbliga
engagemang att gora livsférandrande skillnad for personer med séallsynta sjukdomar."
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"Dessa resultat 6vertraffade vara redan hogt stéllda forvantningar. Pegcetacoplan ar den forsta
behandlingen under utveckling som visar en sa kraftig minskning av proteinuri vid C3G och IC-MPGN,
understodd av data i ett flertal matt pa sjukdomsaktivitet, sdger Jeffrey Eisele, PhD, Chief
Development Officer pa Apellis. "Vi bygger vidare pa godkannandet av pegcetacoplan for PNH och
ser fram emot att forse FDA med dessa nya data och arbeta for att snabbt kunna erbjuda denna
behandling till patienter med dessa svara njursjukdomar."

| studien VALIANT uppvisade pegcetacoplan gynnsam sdkerhet och tolerabilitet, i enlighet med dess
faststallda profil. Forekomsten av biverkningar, allvarliga biverkningar och biverkningar som ledde till
behandlingsavbrott var likartad mellan grupperna som fick pegcetacoplan och placebo. Det férekom
inga fall av meningit eller allvarliga infektioner orsakade av inkapslade bakterier.

Patienter som redan slutfort studien VALIANT har nu rekryterats till den langsiktiga
forlangningsstudien VALE.

Sobi planerar att ldmna in en ansékan om marknadsgodkdnnande till den europeiska
lakemedelsmyndigheten (EMA) under 2025. Apellis planerar att lamna in en kompletterande
ans6kan om marknadsgodkdnnande (supplemental new drug application) till den amerikanska
lakemedelsmyndigheten (FDA) under forsta kvartalet 2025. Detaljerade resultat kommer att
presenteras vid en kommande medicinsk kongress.

Om studien VALIANT

Fas 3-studien VALIANT (NCT05067127) ar en randomiserad, dubbelblind, placebokontrollerad, multicenterstudie som
utformats for att utvardera effekt och sdkerhet av pegcetacoplan hos 124 patienter fran tolv ars alder med C3G eller primar
IC-MPGN. Det ar den storsta enskilda studien som genomforts i dessa patientpopulationer och den enda studien som
inkluderar patienter med saval icke-transplanterade som transplanterade njurar, bade ungdomar och vuxna.
Studiedeltagarna randomiserades till att fa antingen 1080 mg pegcetacoplan eller placebo tva ganger i veckan under 26
veckor. Efter den randomiserade och kontrollerade perioden om 26 veckor kan patienterna ga vidare till en 6ppen fas om
ytterligare 26 veckor dar samtliga studiedeltagare far pegcetacoplan. Studiens primara effektmatt var den log-
transformerade kvoten av urinprotein/kreatininkvoten (uPCR) vid vecka 26 jamfért med baslinjen.

Om C3-glomerulopati (C3G) och primdr immunkomplex membranoproliferativ glomerulonefrit (IC-MPGN)

C3G och primar IC-MPGN a&r séllsynta och svara njursjukdomar som kan leda till njursvikt. Forhéjda nivaer av C3c-
deponeringar ar en markor for sjukdomsaktivitet, vilket kan leda till njurinflammation, skada pa njuren, eller njursvikt. Det
finns inga behandlingar som riktar sig mot den underliggande orsaken till dessa sjukdomar. Cirka halften av alla personer
som lever med C3G och primér IC-MPGN drabbas av njursvikt inom fem till tio ar efter diagnos, vilket krdver en betungande
njurtransplantation eller livslang dialys.! Dessutom kommer tva tredjedelar av de patienter som genomgatt en
njurtransplantation att aterinsjukna.2 Sjukdomarna berdknas drabba runt 5 000 personer i USA och upp till 8 000 i Europa.3

Om pegcetacoplan vid sallsynta sjukdomar

Pegcetacoplan ar 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 ménga allvarliga sjukdomar. Pegcetacoplan utvarderas for sallsynta sjukdomar inom hematologi och
nefrologi. Pegcetacoplan dr godként for behandling av paroxysmal nokturn hemoglobinuri (PNH) som EMPAVELI®/Aspaveli®
i USA, EU och andra marknader varlden 6ver.

Om Sobis och Apellis samarbete

Sobi och Apellis har globala rattigheter for gemensam utveckling av systemisk pegcetacoplan. Sobi har exklusiva rattigheter
till kommersialisering av systemisk pegcetacoplan utanfor USA, och Apellis har exklusiva kommersialiseringsrattigheter for
systemisk pegcetacoplan i USA samt globala kommersialiseringsrattigheter for oftalmologisk pegcetacoplan, inklusive
geografisk atrofi.

Om Apellis
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Apellis Pharmaceuticals, Inc. ar ett globalt biofarmaceutiskt féretag som genom att kombinera nydanande vetenskap och
medkansla verkar for att utveckla livsférandrande behandlingar fér nagra av de mest utmanande sjukdomarna. De
introducerade den forsta nya lakemedelsklassen for behandling av komplementsystemet pa 15 ar och har nu tva godkdnda
lakemedel som riktar sig mot C3. Dessa inkluderar den férsta behandlingen nagonsin fér geografisk atrofi, en ledande orsak
till blindhet runt om i vérlden. Detta férmodas bara vara borjan pa potentialen fér malinriktad C3-behandling vid manga
allvarliga retinala, séllsynta, och neurologiska sjukdomar. For mer information, besok apellis.com. eller f6lj dem pa X
(Twitter) och LinkedIn.

Om Sobi®

Sobi® ar ett specialiserat, internationellt biofarmaceutiskt foretag som gor betydande skillnad for méanniskor som lever
med sallsynta och svara sjukdomar. Sobi tillhandahaller innovativa behandlingar inom hematologi, immunologi och
nischindikationer, och har cirka 1 800 medarbetare i Europa, Nordamerika, Mellanéstern, Asien och Australien. Intakterna
for 2023 uppgick till 22,1 miljarder SEK. Aktien (STO:SOBI) ar noterad pa Nasdaqg Stockholm. Mer om Sobi pa sobi.com och
LinkedIn.

Kontakter
For kontaktuppgifter till Sobis Investor Relations-team, klicka har. For Sobis mediakontakter, klicka har.
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Denna information ar sadan information som Sobi &r skyldigt att offentliggdra enligt EU:s marknadsmissbruksférordning.
Informationen lamnades, genom nedanstaende kontaktpersons férsorg, for offentliggérande den 8 augusti 2024 kl. 13:00
CEST.

Gerard Tobin
Head of Investor Relations
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