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Saniona mottar pre-IND-besked fran FDA om den regulatoriska
hanteringen av Tesomet for Prader-Willis syndrom (PWS) och
hypotalamisk fetma (HO)

Saniona (OMX: SANION), ett biofarmaceutiskt foretag med klinisk utveckling fokuserad pa sallsynta
sjukdomar, meddelar idag att ett skriftligt besked mottagits fran det amerikanska lakemedelsverket
FDA som svar pa pre-IND-inlagor (Investigational New Drug) avseende Tesomet for Prader-Willis
syndrom (PWS) respektive hypotalamisk fetma (HO).

| fallet PWS gav FDA:s avdelning for neurovetenskap och psykiatri ytterligare aterkoppling om utférandet av
en stédjande fas 2b-studie som ska utvardera multipla doser av Tesomet till vuxna och ungdomar med PWS.
Saniona raknar med att inleda denna fas 2b-studie under férsta halvaret 2021.

I samband med de diskussioner som foretaget kontinuerligt for med FDA undrade Saniona huruvida den
planerade fas 2b-studien kunde anvandas som ensam pivotal studie till grund fér godkdnnande av Tesomet
fér PWS. FDA tog denna begéran i beaktande. Eftersom Tesomet ar en ny molekylar enhet rekommenderade
myndigheten Saniona att genomféra en stddjande fas 2b-studie innan en fas 3-studie inleds for att faststélla
sakerhet och effekt fér de doser som avses att kommersialiseras. FDA rekommenderade vidare Saniona att
planera en utvardering av Tesomet pa barn under 12 ars alder, med hanvisning till det stora icke
tilgodosedda behovet inom gruppen barn med PWS.

Vad galler HO instdmde FDA:s avdelning for diabetes, lipidrubbningar och fetma inom enheten for kardiologi,
hematologi, endokrinologi och njurmedicin i att forfarandet 505(b)(2) &r ett lampligt utvecklingsspar for
Tesomet. Myndigheten rekommenderade att en stddjande fas 2b-studie inkluderas i det kliniska
utvecklingsprogrammet for Tesomet for HO, foljd av en fas 3-studie. Myndigheten uttryckte farhagor for en
icke avsedd anvandning hos den 6verviktiga befolkningen i allmanhet, och foreslog att detta maste
utvarderas — till exempel genom en studie av kardiovaskulart utfall. Saniona skulle annars behdva fortydliga
hur foretaget avser att begransa distributionen av Tesomet till enbart den lilla gruppen med HO. Saniona
soker ytterligare vagledning fran FDA for att klargora vagen framat for Tesomet for HO.

“Prader-Willis syndrom och hypotalamisk fetma ar sallsynta sjukdomar dar det finns avsevarda icke
tillgodosedda behov, som innebér stora bérdor for vardgivarna. | nulaget finns det inga behandlingar specifikt
godkénda fér endera indikationen”, sGger Rami Levin, koncernchef och VD fér Saniona. "Vi har nu en tydlig
vag framat for utvecklingen av Tesomet som en ny behandling for PWS. Vi ser fram emot fortsatta kontakter
med FDA i syfte att identifiera det basta sparet for att n& fram med Tesomet till patienter med det allvarliga
och séllsynta tillstandet HO och samtidigt undvika ett oldmpligt bruk hos patienter med allman fetma.”

For mer information, var vanlig kontakta

Trista Morrison, Chief Communications Officer. Kontor + 1 (781) 810-9227. E-post:
Trista.morrison@saniona.com
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Denna information ar s&dan information som Saniona AB (publ) ar skyldigt att offentliggéra enligt EU:s
marknadsmissbruksforordning. Informationen lamnades, genom nedanstaende kontaktpersons férsorg, for
offentliggdrande kl. 08:00 CET den 9 oktober 2020.

Om Saniona

Saniona &r ett biofarmaceutiskt féretag som fokuserar pé forskning, utveckling och kommersialisering av
behandlingar mot séllsynta sjukdomar i centrala nervsystemet. Bolaget har fyra program i klinisk utveckling.
Saniona avser att pa egen hand utveckla och kommersialisera behandlingar av séllsynta indikationer som
Prader-Willis syndrom och hypotalamisk fetma. Forskningen fokuseras pa jonkanaler och féretaget har en
bred portfélj av forskningsprogram. Saniona har samarbeten med Boehringer Ingelheim GmbH, Productos
Medix, S.A de S.V och Cadent Therapeutics. Saniona har sin bas i Kdpenhamn, och i Boston, USA.
Bolagets aktier ar noterade pa Nasdaqg Stockholm Small Cap (OMX: SANION). Las mer pa
www.saniona.com.

Om Tesomet

Provningslakemedlet Tesomet &r en fastdoskombination av tesofensine (en trefaldig
monoaminaterupptagshammare) och metoprolol (en beta-1-selektiv blockerare). Saniona avancerar Tesomet
for behandling av hypotalamisk fetma och Prader-Willis syndrom, tva allvarliga och sallsynta storningar som
kannetecknas av fetma och stord aptitreglering. Programmen &r fér narvarande i klinisk utvecklingsfas.
Saniona har rattigheterna till Tesomet i hela varlden och underséker aktivt méjligheterna att avancera
behandlingen globalt.

Om Prader-Willis syndrom (PWS)

Prader-Willis syndrom (PWS) &r en sallsynt sjukdom som kannetecknas av konstant, extrem, glupande och
omattlig hunger (hyperfagi), som inte ddmpas oavsett hur mycket patienten ater. Drivkraften att ata &r
fysiologisk, évervaldigande och svar att kontrollera. Omsorgsgivare maste se till att patienten har strangt
begransad tillgang till mat, vanligen genom att satta l1as pa kylskap, skafferier och férvaringsutrymmen som
innehaller mat. M&nga av de som drabbas av PWS utvecklar sjuklig fetma och far forkortad livslangd.
Dodligheten &r hog. Till de vanliga doédsorsakerna vid PWS hor sjukdomar i andningsorganen, hjart- och
karlsjukdom, infektioner, kvavning, brusten tarm och lungemboli. Emellertid, om patienter med PWS lyckas
undvika fetma och om de komplikationer som uppstar hanteras val, ar den férvantade livslangden normal
eller nastan normal, och de flesta kan leva ett hélsosamt liv. | nulaget finns ingen bot mot sjukdomen.
Sjukdomen beror pa att ett genkluster pa kromosom 15 raderats eller forlorat sin funktion, vilket resulterar i att
signaleringen i hjarnans hunger/méattnadscentrum (hypotalamus) inte fungerar. PWS férekommer hos ungefar
1 av 15 000 nyfédda.

Om hypotalamisk fetma (HO)

Hypotalamisk fetma (HO) &ar en sallsynt sjukdom som k&nnetecknas av okontrollerbar hunger, med snabb
och svarhanterlig viktuppgang som féljd. Andra symptom kan vara minnesforsamring,
uppmarksamhetsstérning, impulskontrollstérning och depression, liksom en forhojd risk for hjért- och
karlsjukdom och &mnesomséattningsrubbningar. | nulaget finns ingen bot mot sjukdomen. Allménna
behandlingar mot fetma, sdsom kirurgi, medicinering och radgivning prévas ofta mot HO, i regel utan
framgang. Det finns inga mediciner som ar godkanda specifikt for HO. Orsaken till HO ar en skada pa
hypotalamus som vanligen adragits i samband med kirurgi for att avliagsna en sallsynt, godartad tumor
(kraniofaryngiom). Tumoren kan uppsta vid vilken alder som helst, men den &r vanligast hos barn och &ldre,
vilket innebar en belastning fér bade patienten och de narstdende. HO forekommer hos ungefar 1 av 50 000
till 100 000 personer.

Saniona AB (publ), Smedeland 26B, DK-2600 Glostrup, Danmark
Web: saniona.com E-post: saniona@saniona.com



http://www.saniona.com/

