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Stockholm 28 april 2021

FDA beviljar prioriterad granskning av Nefecon for patienter med IgA-
nefropati

Calliditas Therapeutics AB (Nasdaq: CALT, Nasdaq Stockholm: CALTX) (“Calliditas”) tillkdnnagav idag att
amerikanska lakemedelsverket Food and Drug Administration (FDA) har accepterat och beviljat prioriterad
granskning (Priority Review) av bolagets ans6kan (New Drug Application, NDA) for Nefecon, inriktad pa
nedreglering av IgA1l for behandling av IgA-nefropati (IgAN.) FDA har faststillt ett maldatum for Prescription
Drug User Fee Act (PDUFA) till 15 september 2021.

“Vi &r fantastiskt glada 6ver att fa prioriterad granskning, vilket aterspeglar det stora medicinska behovet hos
patienter med IgAN. Vi ser fram emot att samarbeta med myndigheten och jobbar mot ett accelererat
godkdnnande senare det har aret sa att vi kan tillhandahalla IgAN-patienter med det forsta godkdnda
lakemedlet”, sdger VD Renée Aguiar-Lucander.

Som tidigare rapporterats lamnade Calliditas in en NDA till FDA den 15 mars 2021. NDA-ansdkan baseras pa
positiva data fran del A av den registreringsgrundande fas 3-studien NeflgArd, en randomiserad, dubbelblind,
placebokontrollerad, internationell multicenterstudie utformad for att utvardera effekten och sdkerheten av
Nefecon jamfért med placebo hos 200 vuxna patienter med IgAN. NeflgArd-studien redovisade top line-data i
november 2020 och uppnadde sitt primara effektmatt for reduktion av protein i urinen jamfért med placebo
samt visade stabilisering av eGFR vid 9 manader. Ansdkan inkluderar ocksa kliniska data fran fas 2-studien
NEFIGAN, som ocksa uppnadde samma primara och sekundara effektmatt som NeflgArd-studien. Bada
studierna visade att Nefecon i allmanhet tolererades val, med en liknande sdkerhetsprofil i bada studierna.

“Att ha ett maldatum ger oss en tydlig tidslinje nar vi fortsatter att expandera var amerikanska organisation och
forbereda oss for en kommersialisering under det fjarde kvartalet i ar, forutsatt ett godkdannande”, sager
Andrew Udell, Head of North America Commercial.

Calliditas har ansékt om accelererat godkdnnande, som gor det mojligt att godkdanna lakemedel som riktar sig
mot allvarliga sjukdomar, dar det finns ett stort medicinskt behov, baserat pa en surrogatmarkor.
Surrogatmarkéren i den registreringsgrundande fas 3-studien NeflgArd ar reduktion av proteinuri jamfort med
placebo. Den bekriftande del-B av NeflgArd-studien, ar utformad for att tillhandahalla data om langvarig
njurbeskyddande effekt, ar fullrekryterad och forvantas lasas ut i borjan av 2023.

Calliditas ar det enda foretaget som har uppnatt positiva data i randomiserade, dubbelblinda,
placebokontrollerade kliniska fas 2b- och fas 3-studier av IgAN. Om Nefecon godkanns skulle det bli den férsta
behandlingen som &r sarskilt utformad och godkand fér behandling av IgAN, med potential att vara
sjukdomsmodifierande. Med forbehall fér godkdnnande av FDA avser Calliditas att sjalv kommersialisera
Nefecon for IgAN i USA.

F6r mer information, vanligen kontakta:
Mikael Widell, Investerarrelationer Calliditas
E-post: mikael.widell@calliditas.com
Telefon: 0703 11 99 60

Informationen i detta pressmeddelande dr saddan som Calliditas dr skyldigt att offentliggéra enligt EU:s
marknadsmissbruksférordning. Informationen Iiémnades, genom ovanstdende kontaktpersoners férsorg, for
offentliggérande den 28 april 2021 kl. 9:50.
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Om Calliditas Therapeutics

Calliditas Therapeutics ar ett specialistiakemedelsbolag med sate i Stockholm som fokuserar pa identifiering,
utveckling och kommersialisering av nya behandlingar for séllsynta sjukdomar, med initialt fokus pa njur- och
leversjukdomar med betydande medicinska behov som inte tillgodosetts. Calliditas framsta produktkandidat,
Nefecon, dr en egenagd, ny oral formulering av budesonid, ett etablerat, mycket potent lokalt
immunsuppressivt ldkemedel, for behandling av den autoimmuna njursjukdomen IgA-nefropati, eller IgAN, for
vilken det finns ett stort medicinskt behov som inte tillgodosetts och for vilken det inte finns nagra godkanda
behandlingar. Calliditas har nyligen rapporterat ut positiva data relaterat till en global fas 3-studie for IgAN,
baserat pa vilken, om den godkénns, Calliditas har for avsikt att kommersialisera Nefecon i USA. Calliditas
planerar dven att utféra kliniska studier med NOX-hammare i primar gallkolangit (PBC) och huvud och hals
cancer under andra halvan av 2021. Bolaget ar noterat pa Nasdaq Stockholm (kortnamn: CALTX) och The
Nasdaq Global Select Market (kortnamn: CALT).

Om NeflgArd-studien

Den globala kliniska fas 3-studien NeflgArd, som undersokte effekten av Nefecon kontra placebo hos patienter
med primar IgA-nefropati (IgAN), bestar av tva delar. Del A, som ar grunden for potentiella
myndighetsansdkningar och godkdnnanden, tillhandahaller data om Nefecons effektivitet och sakerhet. Den
forsta patienten i NeflgArd-studien randomiserades av Calliditas i november 2018 och i december 2019
tillkdnnagav Calliditas fullstandig rekrytering av del A, pa cirka 146 platser i 19 lander. Calliditas laste ut topline-
resutat for del A i november 2020. Studien nadde sitt primara effektmatt och visade en statistiskt signifikant
minskning av kreatininférhallandet i urin, UPCR eller proteinuri, efter 9 manaders behandling med 16 mg
Nefecon jamfort med placebo, med signifikant fortsatt forbattring efter 12 manader. Analysen av det primara
effektmattet visade i genomsnitt 31% reduktion i 16 mg armen jamfort med baslinjen, och placeboarmen
visade i genomsnitt 5% reduktion jamfért med baslinjen, vilket ger en genomsnittlig behandlingseffekt pa 27%
vid 9 manader (p=0,0005) av 16 mg jamfért med placebo. Studien motte ocksa det viktigaste sekundara
effektmattet som visade en statistiskt signifikant skillnad i uppskattad glomerulér filtreringshastighet eller eGFR
efter 9 manaders behandling med Nefecon jamfért med placebo. Detta viktiga sekundara effektmattet, eGFR,
visade en behandlingsnytta pa 7% jamfort med placebo vid 9 manader, vilket aterspeglade en stabilisering i
behandlings armen jamfort med en 7% minskning av eGFR i placeboarmen (p=0,0029). Detta aterspeglade en
absolut reduktion med 4,04 ml/min /1,73 m2 i placebogruppen under 9 manader jamfért med en reduktion
med endast 0,17 ml/ min/ 1,73 m2 i behandlingsgruppen. Resultaten indikerar att Nefecon generellt
tolererades val och var i 6verensstammelse med sdkerhetsprofilen i fas 2b studien samt med den etablerade
sakerhetsprofilen for Budesonid.

Del B ar utformad som en bekraftande observationsstudie efter marknadsgodkannande for att konfirmera
langsiktig njurbeskyddande effekt och bedéma skillnaden i njurfunktion mellan behandlade och
placebopatienter matt med eGFR under en tvaarsperiod fran borjan dosering av varje patient. Den totala 360-
patientpopulationen i fas 3-studien inkluderar ytterligare 160 patienter som registrerats utéver de 200
patienterna fran del A. Studien rekryterades klart i januari 2021 och data planeras att ldsas ut i borjan av 2023,
efter att alla patienter har deltagit 2 ar i studien.

Om Nefecon

Nefecon &r en patenterad oral formulering av en potent och valkand aktiv substans — budesonid — med riktad
frisattning. Formuleringen ar designad att leverera lakemedlet till Peyers plackregionen i den nedre
tunntarmen, dar sjukdomen har sitt ursprung enligt de dominerande modellerna for dess patagenes. Nefecon
harror fran TARGIT-tekniken, som gor det mojligt for substansen att passera genom magen och tarmen utan att
absorberas och frisattas pa ett pulsliknande satt nar den nar den nedre tunntarmen. Kombinationen av dos och
optimerad frisattning kravs for att vara effektiv hos patienter med IgA-nefropati, vilket visats i en stor fas 2b-
studie som Calliditas har genomfort. Forutom dess potenta lokala effekt ar en annan férdel med att anvanda
denna aktiva substans att den har mycket Iag biotillganglighet, dvs. cirka 90% av den inaktiveras i levern innan
den nar den systemiska cirkulationen. Detta innebar att en hég koncentration kan appliceras lokalt dar det
behdvs men med endast mycket begransad systemisk exponering och biverkningar.

Framatblickande uttalanden
Detta pressmeddelande innehaller framatriktade uttalanden sasom de definieras i den vid var tid gallande
amerikanska Private Securities Litigation Reform Act fran 1995. Detta inkluderar, men &r inte begransat till,
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uttalanden avseende Calliditas strategi, affarsplaner, regulatoriska ansokningar och fokus. Orden “kan”,

»non n on n on

"kommer”, “skulle kunna”, “borde”, “férvanta”, “planera”, “avser”, “har for avsikt”, "tror”, “beraknar”,
"forutspar”, "forutser”, "potentiell”, "fortsatta”, “siktar pa” och liknande uttryck syftar till att identifiera
framatblickande uttalanden, dock att sadana framatblickande uttalanden inte alltid innehaller sddana
identifierande ord. Framatblickande uttalanden i detta pressmeddelande baseras pa ledningens nuvarande
forvantningar och antaganden och &r foremal for ett antal risker, osdkerhetsfaktorer och viktiga faktorer som
skulle kunna resultera i faktiska handelser eller resultat som vasentligen skiljer sig fran sddana som foljer
explicit eller implicit av framatblickande uttalanden i detta pressmeddelande, inklusive, men inte begrénsat till,
Calliditas verksamhet, tidslinjen och potentialen for att FDA skall godkdnna ansékan och framgangen for
lakemedelsansokan for Nefecon, kliniska studier, leverantorskedja, strategi, mal och forvantade tidplaner,
konkurrens fran andra biofarmabolag och andra risker identifierade i avsnittet “Riskfaktorer” i Calliditas
rapporter som inlamnats till amerikanska Securities and Exchange Commission. Calliditas uppmanar er att inte
lagga otillborlig tillit till ndgra framatblickande uttalanden, som géller endast per dagen de &r lamnade.
Calliditas avsager sig varje skyldighet att offentligt uppdatera eller revidera nagra framatblickande uttalanden,
oavsett som en foljd av ny information, framtida handelser eller annat. Framatblickande uttalanden i detta
pressmeddelande avser Calliditas syn endast per dagens datum och ska inte betraktas som Calliditas syn per
nagon senare tidpunkt.
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