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Positivt FDA-beslut om surrogatmarkor och design av Calliditas
Therapeutics Fas 3-studie mot IgA-nefropati

Stockholm 20 november 2017. Calliditas Therapeutics AB (f d Pharmalink AB) aviserade i dag
att den amerikanska lakemedelsmyndigheten Food & Drug Administration (FDA) har
accepterat bolagets design av Fas 3-studien med den ledande likemedelskandidaten
Nefecon baserad pa proteinuri som endpoint fér accelererat godkdannande. Ett globalt fas 3-
program inom IgA-nefropati (IgAN) har initierats, och patientrekrytering berdknas inledas
under 2018.

Designen av Fas 3-studien med Nefecon accepterades vid det senaste motet med FDA i
september 2017 och bygger pa det banbrytande godtagandet av proteinuri som
surrogatmarkor for accelererat godkannande, vilket bolaget fick vid ett s k End of Phase 2b-
mote i januari 2017. Bolaget ar av uppfattningen att detta ar forsta gangen som FDA har
godkdnt anvandningen av proteinuri som surrogat-endpoint fér en Fas 3-studie inom
nefrologi. Calliditas Therapeutics har erhallit sarlakemedelsstatus for IgAN i bade Europa och
USA.

Positiva resultat fran den avslutade Fas 2b-studien med Nefecon mot IgAN publicerades i den
ansedda vetenskapliga tidskiften The Lancet i slutet av mars 2017.

”Jag ar glad att vara konstruktiva och beframjande diskussioner med FDA har fortsatt och att
vi har tagit annu ett betydande steg framat med myndigheten for att forsakra oss om att vi
kan inleda var Fas 3-studie som planerat. Det dr spannande att vara forst med att anvanda
proteinuri som surrogatmarkor for ett accelererat godkannande inom denna sjukdom, och vi
ar hoppfulla att detta kan bli det forsta godkdanda lakemedlet fér denna patientgrupp”, sade
Renée Aguiar-Lucander, VD for Calliditas Therapeutics.

“Betydelsen av dessa moten med FDA kan inte dverskattas eftersom de gor det mojligt for oss
att fortsatta med full fart med vart Fas 3-program som vi bérjade forbereda tidigare i ar. Vi ar
begeistrade att fortsatta forberedelserna for att initiera den kliniska studien enligt plan”,
fortsatte hon.

“Nefecon utnyttjar en ny verkningsmekanism och har verkligen potential att bli den forsta
godkdanda behandlingsformen av IgA-nefropati”, kommenterade Professor Jonathan Barratt
vid The Department of Infection, Immunity & Inflammation vid Leicesters universitet.
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Fakta till redaktionen

Om Calliditas Therapeutics

Calliditas Therapeutics ar ett speciallakemedelsforetag med inriktning pa utveckling av
medicinska produkter inom nischindikationer dar det finns betydande ouppfyllda medicinska
behov, dar foretaget antingen delvis eller helt kan delta i kommersialiseringsarbetet. Calliditas
Therapeutics fokuserar pa utveckling och kommersialisering av sin ledande
ldkemedelskandidat Nefecon, som framgangsrikt har genomgatt en klinisk fas 2b-studie som
en potentiell ny behandlingsform for patienter med den inflammatoriska,
sarlakemedelsdesignerade njursjukdomen IgA nefropati som riskerar att utvecklas till
njursvikt. Med uppbackning av starka investerare med en tydlig langsiktig vision och lang
erfarenhet att fa ut produkter pa marknaden syftar Calliditas Therapeutics till att ta Nefecon
genom en global fas 3-studie fér kommersialisering. Dessutom har foretaget identifierat andra
potentiella anvdandningsomraden for Nefecon i nischindikationer och kommer att undersoka
utvecklingen av dessa for att ge nya behandlingar till patienter med otillrdackliga medicinska
behov.

Besok www.calliditas.se for ytterligare information.

Om Nefecon

Nefecon ar en undersdkande behandling for patienter med IgA-nefropati (IgAN) som I6per risk
att utveckla njursvikt (End Stage Renal Disease, ESRD). Calliditas Therapeutics har
framgdangsrikt avslutat en randomiserad, placebo-kontrollerad Fas 2b-studie med Nefecon
med 150 patients som riskerar att utveckla ESRD. Studien genomférdes med en
standardiserad blodtryckskontroll med en ACE-hdmmare och/eller en angiotensinreceptor-
blockerare (ARB). Rekryteringen av Fas 3-studien ar planerad att inledas under 2018.

Nefecon &r en oral, malfrisattande och lokalt aktiv formulering som nedreglerar
sjukdomsprocessen i njuren genom att utnyttja den viktiga roll som magtarmkanalen spelar i
kroppens immunfdrsvar. Lovande resultat indikerar att behandlingen med Nefecon kan ge
kliniska fordelar fér patienter med IgAN som riskerar att utveckla ESRD. Behandling med
Nefecon kan forsena behovet av dialys eller transplantation. Nefecon har beviljats
sarlakemedelsstatus inom IgAN av Food & Drug Administration (FDA) och den europeiska
lakemedelsmyndigheten European Medicines Agency (EMA).
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Om IgA-nefropati (IgAN)

IgAN (dven kdnd som Bergers sjukdom) dr den vanligaste formen av den kroniska
njursjukdomen glomerulonefrit i vastvarlden. Det ar en allvarlig, autoimmun, progressiv
sjukdom som leder till minskad njurfunktion under tio till 20 ar. Den kan intraffa vid vilken
alder som helst, men diagnostiseras oftast nar patienterna ar i 20- eller 30-arsaldern. Uppat
50 procent av patienterna med IgAN utvecklas sedermera ESRD, ett sjukdomstillstdand som
kraver dialys eller njurtransplantation for att patienten ska 6éverleva till féljd av sin nedsatta
njurfunktion.



