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Kraften i dagens medicinska vetenskap ar imponerande

Snart lagger vi det markliga aret 2020 bakom oss. Aret har praglats av
covid-19-pandemin som periodvis lamslagit varlden och som fatt oss att
4ndra vara beteenden och vanor bade privat och som yrkesméanniskor. Nar

vi nu snart gar in i ett nytt &r gor vi det med en st6rre optimism &n for bara
nagon manad sedan. Den snabba utvecklingen av nya vaccin gor att det finns
goda skal att tro att livet kommer att kunna aterga till en mer normal situa-
tion. Vaccinutvecklingen som agt rum under 2020 visar vilken kraft och vilka
mojligheter som finns i dagens medicinska vetenskap.

Pa Abliva ar vi stolta att vara en férvisso liten men dndé en del av det kollek-
tiv av akademi och industri som arbetar for att géra varlden battre. Aven vi
har haft betydande framgangar under aret, framfor allt i vart KL1333-

projekt som utvecklas for behandling av primara mitokondriella sjukdomar.
Efter positiva kontakter med det amerikanska lakemedelsverket FDA plane-
rar vi nu for att inleda en registreringsgrundande fas ll/lll-studie under andra
halvaret 2021, vilket innebar att utvecklingen av detta projekt under aret tagit
ett avgdrande sprang mot marknad.

Med detta vill jag 6nska alla en riktigt God Jul och Gott Nytt An

Passa ocksa pa att kika in pd var nya hemsida abliva.com som just lanserats.

Erik Kinnman, Vd

Abliva AB (publ) « Medicon Village « 223 81 Lund « Sweden « info@abliva.com +46 46-275 62 20
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KL1333 - utveckling med
patientenifokus

Det rader febril aktivitet pa Abliva just nu. Under hosten gick bolaget ut med beskedet
att planen for lakemedelskandidaten KL1333 laggs om for att avsevart paskynda utveck-
lingen mot en behandling for patienter med primar mitokondriell sjukdom. Under andra
halvaret 2021 beraknar Abliva kunna starta en registreringsgrundande klinisk effektstu-
die i patienter, vilken direkt kan komma att ligga till grund for ett marknadsgodkannande
om den faller ut vdl. Denna studie kommer att vara en kombinerad fas Il/lll-studie.
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Matilda Hugerth &r chef for klinisk utveckling och regu-
latoriska fragor pa Abliva och en av nyckelpersonerna i
KL1333-projektet.

Det vanligaste ar att man forst genomfoér en fas Il-studie
med ett begrénsat antal patienter for att lara sig mer om
I&dkemedlets effekter och doser, for att sedan géra tva
fas Ill-studier i ett storre antal patienter for att bekrafta
effektiviteten av lakemedlet. Beslutet att utféra en kom-
binerad fas ll/Ill-effektstudie istallet for flera separata
effektstudier kan i basta fall férkorta tiden till ett mark-
nadsgodkdnnande med upp till tva ar.

Innan effektstudien kan inledas kommer en rad viktiga
forberedande aktiviteter att utféras. Matilda Hugerth ar
en nyckelperson i detta arbete p& Abliva. Hon arbetar
som chef for klinisk utveckling och regulatoriska fragor
och har sitt kontor i féretagets lokaler i Lund. Vi traffade
henne for en intervju.

Nyheten att Abliva planerar att genomféra en
registreringsgrundande kombinerad fas II/lll-studie
under andra halvaret 2021 kom som en mycket glad
overraskning for manga som féljer bolaget. Kan du
ge oss lite bakgrund till detta beslut?

-Det har vuxit fram till foljd av interaktioner med den
amerikanska lakemedelsmyndigheten FDA. Storleksmés-
sigt kommer var studie att likna en fas ll-studie for ett
lakemedel som utvecklas mot en vanlig sjukdom. Efter-
som vi ror oss inom sarldkemedelsomradet och avser
att behandla patienter med svéra sjukdomar som idag
saknar behandling, mdjliggdrs den har komprimerade
utvecklingsplanen.

Ni har sagt att ni jobbar enligt en sa kallad
patientcentrerad approach. Vad innebar det och
varfor ar det viktigt i likemedelsutvecklingen?
-Patienterna &r ju vara framtida mottagare — det &r foér
dem vi jobbar, s vi tycker att det &r en sjélvklarhet

att det ar deras behov som ska ligga till grund for vart
arbete. Vijobbar aktivt med att satta patienterna i cen-
trum i alla aspekter av det vi gor.

Hur paverkar det ert arbete rent konkret?

-Det paverkar som sagt allt, fran den 6vergripande stra-
tegin nér vi véljer effektmatt samt sma detaljer i studie-
protokollen, till att upplagget av studierna underlattar
s& mycket som mojligt for de patienter som deltar i vara



studier. Genom att samarbeta med patientorganisatio-
nerna far vi information som majliggér att vi kan ha det
har angreppssattet.

Ni har ocksa berattat att ni planerar anvianda ett
patientrapporterat matt for att mita effekteniden
registreringsgrundande studien och att ni kommer
gora en studie nu for att validera det, kan du beratta
mer om det?

-Vi vill sékerstélla att vi inkluderar alla dimensioner av de
sjukdomsuttryck som ar mest begréansande och besvar-
liga for patienterna. Vi vill alltsd kunna méta effekten av
KL1333 pa det satt som &r allra mest relevant. | studien
kommer patienter med mitokondriell sjukdom att djupin-
tervjuas kring sin sjukdom och de skalor vi planerar att
anvanda, enligt en etablerad metodik fér den har typen
av studier. Vi haller pé att diskutera detaljerna i vart
foreslagna upplagg med FDA just nu, for att sékerstalla
att alla regulatoriska aspekter ar tackta innan vi startar
intervjustudien i bérjan pé nésta ar.

Nu pagar ocksa en lakemedelsinteraktionsstudie.
Varfér gors den studien?

-Patienter med mitokondriell sjukdom &r dessvarre ofta
multisjuka och far dd méanga olika Idkemedel samtidigt
for att lindra symptomen. Genom att gora en studie i
friska frivilliga dar vi undersdker hur samtidig dosering av
KL1333 och en rad olika representativa Idkemedel paver-
kar omsattningen i kroppen av dessa lakemedel, kan vi
underlatta for patienterna i var kommande fas II/111-stu-
die. Det &r ett regulatoriskt krav att man ska ha under-
sokt det har innan man gar in i den registreringsgrun-
dande fasen av den kliniska utvecklingen.

Lakemedelskandidaten KL1333 utvecklas for behandling
av vuxna patienter som lider av de allvarliga sjukdoms-
spektrumen MELAS-MIDD och CPEO-KSS. Patienter som
lider av dessa sjukdomar drabbas av en lang rad svara
symtom och har ofta en forkortad férvantad livslangd.

Just nu pagar patientdelen i er fas la/b-studie. Vad ar
malet med denna del av studien?

-Det har upplagget har vi for att tidigt skapa erfaren-

het av hur KL1333 omsatts i kroppen hos patienter med
mitokondriella sjukdomar. Det handlar om att samla s
mycket information som majligt som vi kan anvanda for
att utforma fas ll/lll-studien pa basta satt.

Hur paverkas rekryteringen av patienter till denna
studie av den pagaende pandemin?

-For det forsta kanner jag en stor tacksamhet for de har
patienterna, som trots covid-19-pandemin och sin egen
svara sjukdom, stéller upp i den har intensiva studien déar
de genomgar massvis med undersdkningar och provtag-
ningar. De far KL1333 eller placebo under tio dagar och
testas fore, under och efter den perioden som till storsta
del spenderas pa ett sjukhus. Vi forsoker underlatta del-
tagandet i studien s& mycket som mgjligt, bland annat
genom att erbjuda alternativ till att dka kollektivt nu
under pandemin. Hittills har drygt halften av patienterna
gétt igenom studien.

Slutligen, vad betyder stédet fran de amerikanska
och brittiska lakemedelsmyndigheterna?

-Bade de amerikanska och de brittiska |ldkemedelsmyn-
digheterna stddjer var accelererade plan for KL1333, vil-
ket skapar mojligheter att kunna utfora den kombinerade
effektstudien i bdde USA och Europa. Darmed kan vi nd
fler patienter och samtidigt fordjupa samarbetet med de
specialistcentrum som koordinerar varden av patienter
med mitokondriell sjukdom.



Handelserik Q3 banar vag for Ablivas
huvudkandidat KL1333

Arets tredje kvartal har varit hiandelserikt for biofarmabolaget Abliva, som slippte sin
rapport i slutet av forra veckan. Kvartalet inleddes med att FDA gav tummen upp for en
accelererad utvecklingsplan for huvudkandidaten KL1333 och nu har dven den brittiska
lakemedelsmyndigheten (MHRA) stallt sig positiv till planen. Samtidigt initieras en la-
kemedelsinteraktionsstudie som en forsta del i forberedelserna infor den viktiga fas 11/
lll-studie som planeras till andra halvaret 2021. BioStock har talat med vd Erik Kinnman

om det gangna kvartalet.

Lundabaserade Abliva utvecklar lakemedel fér behand-
ling av priméra mitokondriella sjukdomar. Under arets
tredje kvartal har huvudkandidaten KL1333, som riktas
mot MELAS och liknande tillstand uppnatt viktiga mil-
stolpar.

Positiv feedback fran FDA och MHRA

KL1333 har sedan tidigare sarlakemedelsklassificering i
b&de Europa och USA och i somras rekommenderade det
amerikanska lakemedelsverket FDA bolaget att gora en
sammanhallen registreringsgrundande fas ll/Ill-studie.
Darmed slipper Abliva att genomféra separata fas ll- och
fas lll-studier, vilket hade varit b&dde dyrare och mer tids-
kravande. Enligt bolaget berdknas en sammanhallen fas
II/1ll-studie som denna kosta 30-40 MUSD fram till anso-
kan om marknadsgodkdnnande, vilket uppskattningsvis
ar cirka 10-15 MUSD lagre jamfort med ett program med
separata fas II- och fas Ill-studier. Vdgledningen fran
FDA pekar ocksé mot att tiden till ett potentiellt mark-
nadsgodkannande forkortas.

| forra veckan gav aven den brittiska lakemedelsmyndig-
heten MHRA positiv feedback pé Ablivas accelererade
utvecklingsplan. Detta positionerar KL1333 for ett prév-
ningsgodkdnnande for den planerade registreringsgrun-
dande fas ll/lll-studien @ven i Storbritannien.

Okad aktivitet sedan FDA-besked

Sedan FDA:s positiva besked under sommaren har bola-
get arbetat intensivt med forberedelse infor nasta steg

i utvecklingen. Det avslutande kliniska programmet har
designats om och mélet ar att kunna starta den regist-
reringsgrundande fas Il/lll-studien under det andra
halvéret 2021. De obligatoriska toxikologiska studi-

erna planerar Abliva att genomféra parallellt med fas Il/
Ill-studien, vilket man fatt godként for av saval FDA som
MHRA.

| den pagaende fas la/b-studien med KL1333 utférs for

narvarande patientdelen, dar halften av patienterna
doserats.

Denna artikel publicerades pé BioStock den 25 november 2020.

Flera studier planeras

Infor fas [I/1Il har Abliva planerat ett flertal studier. Bola-
get meddelade i forra veckan att man startat en lakeme-
delsinteraktionsstudie (DDI-studie) for att kunna beddma
vilken potentiell paverkan KL1333 kan ha pa andra lake-
medel som ibland anvands vid symptomatisk behandling
av patienterna. Har har de forsta friska frivilliga doserats
och totalt kommer 14 friska frivilliga under 12 dagar att

fa en daglig dos av KL1333 tillsammans med en mix av
andra lakemedel.

Utdver det planerar bolaget ocksa en kvalitativ valide-
ringsstudie av specifika patientrapporterade effektmatt,
en klinisk doseringsstudie, samt genomfor en patientre-
gisterstudie.

NV354 - mot klinik under 2021

Nar det galler Ablivas andra huvudprojekt, NV354, for
behandling av Leighs syndrom, har arbetet under kvar-
talet fortskridit och bolaget siktar pa att kunna slutféra
prekliniska farmakologi- och sékerhetsstudier under det
forsta halvaret 2021 och att samtidigt kunna producera
prévningsmaterial for att sedan paborja kliniska studier
under andra halvan av 2021.

Inlett process for att sdkerstalla finansiering

Abliva starkte i somras kassan i tva steg for att kunna
genomfora det accelererade utvecklingsarbetet med i
forsta hand KL1333. I maj inbringade en nyemission 54
Mkr och kort dérefter visade investmentbolaget Hadean
Ventures sin tilltro till projektet genom att ga in med

20 Mkr i en riktad emission. Vid utgangen av det tredje
kvartalet 1ag bolagets likvida medel pa drygt 73 MKkr.

| ljuset av investeringsbehovet som kommer i och med
fas ll/lll-studien n&sta ar har styrelsen dragit igdng en
process for att sakra ytterligare finansiering. | kvartals-
rapporten skriver Abliva att man undersdker olika mojlig-
heter, bland annat att férsdka locka internationellt kapital
till bolaget.

Vi kontaktade vd Erik Kinnman foér en kommentar.



Erik, till att borja med, hur skulle du
beskriva kvartalet som gatt?

- Det har varit ett framgangsrikt och
spannande kvartal dar vi nu raskt nar-
mar oss den registreringsgrundande fas
[I/IlI-studien med KL1333. Strax efter
kvartalets utgdng doserade vi for forsta
géngen patienter med KL1333 och vi ser
nu fram emot mojligheten att leverera en
behandlingsmagjlighet av patienter med
primar mitokondriell sjukdom for vilka det
for narvarande inte finns ndgon behand-
ling. Det &r ett omréde med "blockbus-
ter”-potential.

Brittiska lakemedelsmyndigheten
MHRA tar nu rygg pa FDA och ger

er positiv feedback gallande den
accelererade utvecklingsplanen

for KL1333. Vad betyder detta for
utvecklingen av KL1333?

- Dels banar &terkopplingen vag for den
planerade registreringsgrundande stu-
dien, dels validerar &terkopplingen fran
bagge myndigheter dokumentationen
och darmed projektet. Det ar viktigt
ocksé nar vi nu diskuterar olika mojlig-
heter till kommande finansiering av verk-
samheten.

Just nu verkar det ske mycket i
speciellt utvecklingen av KL1333.
Vilka aktiviteter ser du som allra
viktigast i nartid?

- De aktiviteter som behdver slutféras
infor start av den registreringsgrun-
dande studien, dvs. lakemedelsinterak-
tionsstudien och valideringsstudien av
det patientrapporterade effektmattet,

ar allra viktigast. Vi raknar med att ha
resultat frdn dessa studier i god tid innan
ansOkan om start av den registrerings-
grundande studien.




Ablivai(denvirtuella) varlden

En del av arbetet pa Abliva bestar i att
synliggora bolagets verksamhet i olika
publika sammanhang, dels for att oka
forstaelsen for de oerhort stora medi-
cinska behoven som personer med pri-
mar mitokondriell sjukdom har, men ock-
sa for att 6ka intresset fér bolaget bland
potentiella investerare eller partners.
Sedan covid-19-pandemin slog till pa
allvar har alla varit tvungna att stalla om.
Detta har dock inte hindrat moéjligheten
till virtuellt natverkande och kunskaps-
spridande. Abliva har under den senaste
tiden medverkat vid foljande event:

Mitacon R T el

10th Italian Meeting on Mitochondrial Diseases
Den 9 - 10 oktober 2020

Magnus Hansson, Ablivas medicinske chef, presente-
rade bolagets innovativa lakemedelsutvecklingspro-
gram for primara mitokondriella sjukdomar samt gav en
uppdatering om projektstatus och mal. Métet arrange-
rades av den italienska patientorganisationen Mitocon.
https://youtu.be/oKalxLUHgGI

Aktiespararna - Kvinnokvallen
Den 12 oktober 2020

Catarina Johansson, CFO, och Eleonor Asander Frost-
ner, R&D and Communications, presenterade bolaget
under kvallen. Eventet arrangerades av Aktiespararna.
https://youtu.be/Vuwyc48o0Wu0

Redeye Life Science Day
Den 26 november 2020

VD Erik Kinnman presenterade en uppdatering om bola-
get under dagen.

https://www.redeye.se/video/event-
presentation/800122/abliva-ceo-erik-kinnman-
presents-at-redeye-lifescience-day-2020

BioStock Life Science Summit
Den 17 — 18 november 2020

VD Erik Kinnman presenterade bolaget. Eventet halls
vanligtvis infér publik pa Medicon Village i Lund, men
genomférdes i ar virtuellt.
https://youtu.be/2L7z3rwu3UQ

Mitochondrial Medicine 2020
Den 30 november — 2 december 2020.

Konferensen samlar akademiska forskare och lakeme-
delsbolag frén hela varlden. Ablivas medicinska chef
Magnus Hansson presenterade en poster med titeln
Targeting NAD*:NADH ratio in primary mitochondrial
disease with KL1333.

https://youtu.be/FUi_PcvoXhl

Tips! Kikain pa var nya hemsida abliva.com
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