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Nagra ord fran Erik Kinnman, NeuroVives vd

Onsdagen 18 september arrangerade NeuroVive "Mito- sjukdomar, som kan medféra svara funktionsnedsatt-
kondriedagen 2019” tillsammans med lakemedels- ningar for patienterna, vilket ocksa drabbar de anho-
bolaget Chiesifor att uppmarksamma "Global riga, saknas idag effektiva lakemedel. Kosttill-
Mitochondrial Disease Awareness Week”. For skott, vitaminer med mera kan till viss del lindra,
NeuroVive ar Mitokondriedagen ytterst varde- men inte sd mycket mer.

full eftersom den ger oss mojlighet att traffa
patienter, anhoriga, ldkare och forskare. Sar-
skilt betydelsefullt &r det att forsta patient- och
anhérigperspektiven och jag ar mycket glad att sa

NeuroVive har for narvarande ett projekt i kli-
nisk fasIoch planerar for att ndsta ar haytter-
ligare ett projektiklinisk fas. Mycket av arbetet

manga anhoriga och patienter tog sig tid att komma. aterstar, men var ambition ar attinom en snar framtid
kunna erbjuda ett lakemedel som pa ett betydande satt

Behovet av mitokondriella lakemedel ar mycket stort. kan forbattra livskvaliteten for patienter varlden over.

Idag finns det bara ett godkant lakemedel for mitokond-

riella sjukdomar — Raxone som riktar sig till patienter Erik Kinnman, vd

med 6gonsjukdomen LHON. For dvriga mitokondriella

I dettanummer
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International Mito Patient- och liakar- Vad kan sjukvarden
Patients (IMP) perspektiv pa 6gon- gora?
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Global Mitochondrial Disease Awareness Week

Ett initiativ fran International

Mito Patients

International Mito Patients (IMP) ar den
internationella patientorganisationen for
personer som lever med en medfédd mitokondriell
sjukdom. Den startade som ett informellt niatverk,
men sa smaningom etablerades IMP ar2011i
Nederlanderna.

*l mp
international mito-patients

Det uppskattas atten person pd 5000 lever med en
medfédd mitokondriell sjukdomidag. I ménga lan-

der, daribland Sverige, finns ingen aktiv patientforen-
ing, och behovet ar stortav att utbyta kunskaper och
erfarenheter for att forbattra livskvalitén och varden
for de drabbade samt att paskynda en lange eftersatt
lakemedelsutveckling. Storre nationella patientforen-
ingar kan bli medlemmar i IMP, men ocksd mindre grup-
perochindivider som vill gora skillnad. Idag represen-
terar IMP mellan 6000 — 8000 patienter med medfodd
mitokondriell sjukdom varlden éver.

Enmycket aktiv organisation

Organisationen driver tva stora projekt: utveckling och
etablerande av ett varldsomfattande patientregister
(IMP worldwide patient registry) samt en studie av livs-
kvalité (IMP worldwide study of the quality of life) med

det gemensamma syftet att inhdmta kunskap, insikter
och forstaelse kring patienter med medfodd mitokond-
riell sjukdom. Utvecklingen av patientregistret ar ett
icke-kliniskt projekt dar medlemmarna sjalva lamnar
deninformation de vill om sin sjukdom. Uppgifterna kan
sedan anvandasiforskningssyfte. Mojligheten finns
ocksa att utoka studien med en klinisk del dar aven
behandlande lakare lAmnar uppgifter om sjukdomsfor-
loppet. Studien av livskvalité har hittills genomforts

i Tyskland, och en férsta del ar pa vag att publiceras.
Vidare forskning inom ramen for studien genomfors
iNederlanderna, och kommer att fokusera p&d andra
aspekterav livskvalité hos patienterna.

Nagot som varit valdigt uppskattat hos medlemmarna
arden listasom IMP publicerar pd sin hemsida, dar olika
lakemedel som potentiellt sett kan vara skadliga for
patienter med medfodd mitokondriell sjukdom noteras.
Listan uppdateras kontinuerligt i ndra samarbete med
erfarnalakare inom omradet.

IMP visar ocksa aktivt stdd vid olika ansékningar om
forskningsanslag for projekt inom medfodda mito-
kondriella sjukdomar, de hjéalper till att framja natver-
kande mellan forskare, vardgivare och patienter genom
att medverka vid internationella méten och konferen-
ser, samt stodjer nationella kampanjer och forsoker
paverka myndigheter pd olika satt.

Global Mitochondrial Disease Awareness Week initiera-
desavIMPsomettlediderasarbete medatt dka med-
vetenheten kring medfodda mitokondriella sjukdomar.

Las om "Light Up For Mito”, ocksa det ett initiativ fran IMP, pa sidan 10.

Presentator: Alfons Heetjans
Alfons Heetjans ar far till tva barn med medfodd
mitokondriell sjukdom. Efter att barnen bli-
vit diagnosticerade borjade Alfons engagera
sigmer och meriolika patientféreningar.
Idag ar hanbland annat styrelseordférande
i Dutch Associations for Metabolic Disease
och ordférande i patientradet Radboud Cen-

ter for Mitochondrial Disease. NeuroVive bjéd in
Alfons, som representant for patientorgani-
sationen International Mito Patients (IMP),
till Mitokondriedagen 2019 dar han berat-
tade om organisationen och hur de arbetar
for att sprida kunskap och medvetenhet kring
medfddda mitokondriella sjukdomarivarlden.

GLOAAL
a MITOCHONDRIAL DHSEASE
BT RIS W



LHON (Lebers hereditara optikusneuropati) ar

en mitokondriell 6gonsjukdom som orsakar svar
synnedsdttning. I Sverige finns det cirka 200 LHON-
patienter.

LHON (Lebers hereditara optikusneuropati) ar

en mitokondriell 6gonsjukdom som orsakar svar
synnedsittning. I Sverige finns det cirka 200
LHON-patienter. En avde som har sjukdomen

ar Fredrik Lindemark Guzman, som ocksa ar
ordférandeipatientféreningen LHON Eye Society.
Under NeuroVives Mitokondriedag berattade
Fredrik om sin sjukdom.

"Jag var fljorton ar”, sager Fredrik, "nar jag en mor-
gon kommerinikoket och upptacker attjaginte kan se
timern pé& spisen — trots att den ar rakt framfor mig.
Forsttroddejag att det hade med min migran att gora
och att synen snart skulle ratta till sig.”

Men synen rattade inte till sig. Istallet forsvann hela
det centrala synfaltetinom tva veckor och en ldng resa
inom sjukvarden paborjades. Det fanns en lang rad
tankbara forklaringar till synbortfallet, bland annat
hjarntumor och stroke.

"Nar den lakare man traffarinte vet vad man drabbats
av och hdmtar sina kollegor for att diskutera — det ar
bland det mest skrammande man kan vara med om. Jag
traffade manga lakare och genomgick manga undersok-
ningar. Ju langre tiden gick utan att jag fick ndgon diag-
nos, destoraddare blevjag.”

Till sist fick Fredrik traffa barnneurologen Karin Naess
vid Huddinge sjukhus som kunde konstatera att Fredrik
drabbats av 6gonsjukdomen LHON.

"Det later kanske jattekonstigt, men det varenav de
bastadagarnaimitt livnarjag fick veta att jag hade
LHON —jag hadeju varit radd att jag skulle d6”, sager
Fredrik somidag lever ett aktivt liv. Han springer, cyklar
och utstralar en fantastisk livsgladje.

"Det arviktigt att kommaihag att min berattelse bara
arenbland manga andra berdttelser”, sdger Fredrik.
"LHON kan drabba valdigt olika.” Nar han far fragan om
hur han klarar att cykla trots sin nedsatta syn skrattar
hanoch sdger att han har en mycket god reaktionsfor-
maga.

Med pa Mitokondriedagen var ocksa 6gonlakaren Lena
Jacobson, som talade om LHON ur ett lakarperspektiv.
LHON ar en s& ovanlig sjukdom att de flesta 6gonlakare
aldrig stoter pa sjukdomen i sin praktik. Det &r ocksd en
svardiagnostiserad sjukdom eftersom det kan finnas en
rad olika forklaringarna till sjukdomens symptom. Det
finns ocksé storaindividuella skillnaderihur stor del av
synen som paverkas, men de flesta patienter har kvar
funktionenidet perifera synfaltet.

Man vet att LHON itypfallet drabbar yngre man. Denna
kunskap gor, tillsammans med det faktum att sjukdo-
men ar svar att omedelbart diagnostisera, att det finns
enriskatt kvinnoriallaaldrar och barnsomdrabbats
av LHON inte far ratt diagnos. Ny teknik har emellertid
gjort diagnostiken betydligt enklare och sakrare och en
viktig uppgift ar nu att sprida kunskap om LHON bland
landets 6gonlakare och neurologer.
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Karin Naess och Martin
Engvall berattar

Karin Naess ar barnneurolog och Martin Engvall
vuxenneurolog pa Centrum for Medfédda
Metabola Sjukdomar, ett diagnostiskt laborato-
rium vid Karolinska Universitetssjukhuset i
Stockholm. Martin jobbar mest med forskning
medan Karin ocksa traffar patienter och deras
anhoriga.

Vad dr mitokondrier, var kommer de ifran och vad gor de?
—Mitokondrier &r smé strukturerinuti cellen som har
dubbla membran, ett genomslappligt yttermembran
ochett tatare veckat innermembran. Bdde inne i mito-
kondrien och iinnermembranet sker en mangd olika
kemiska reaktioner. Teorin som finnsidag ar att mito-
kondrier ar rester av aeroba bakterier, dvs bakterier
som anvander sig av syre. Mitokondriernas roll arinte
baraatt producera energiutan ocksa att avgifta och
utnyttjasyre.

Genom de olika kemiska reaktionernainuti cellen och
mitokondrien, dar naring och syre anvands, produceras
ATP, en energirik molekyl som anvandsi kroppens alla
organ.

Hur uppstar medfodda mitokondriella sjukdomar?
—Det finns tvd olika genom (arvsanlag, DNA)ien cell
som kan ge upphov till medfodda mitokondriella sjuk-
domar, det sk nukleara’vanliga’ och det mitokondri-

ellagenomet. Det nukledra arvsanlaget ligger for-
packatikromosomernainneicellkarnan ochinnehaller
drygt 20 000 gener. Mitokondrierna, resterna av de
fore detta bakterierna, har sparat ett eget, cirkulart,
arvsanlag — det mitokondriella, sominnehaller endast
37 gener. Det mitokondriella genomet ar betydlig mer
benaget att bilda mutationer. For att mitokondrierna
ska fungera kravs att de tva arvsanlagen samverkar.
Enzymer, faktorer och andranddvandiga proteiner som
mitokondrierna behover, tillverkas bade med hjalp av
det nukledra och det mitokondriella arvsanlaget.

— Mitokondrierna, med sitt mitokondriella DNA, arver
man av sin mor. Bdde dggcell och spermie har mitokond-
rier, men spermien har betydligt farre. Efter befrukt-
ningen forstors spermiens mitokondrier via en meka-
nism som annuinte ar helt klarlagd.

Var sitter mutationerna?

— Om man har en mutationidet mitokondriella DNA:t ar
det oftasd att mutationeninte sitterialla mitokondrier
i cellen (sk heteroplasmi). Darfor kan olika patienter ha
olika grad av mutationeniolika vavnaderikroppen, och
vara mer eller mindre allvarligt sjuka. Troskelvardet

for vid vilken nivd av mutationen sjukdomen kanns av,
kan ligga relativt hdgt. En person som har 85% ’sjuka’
mitokondrier kan t ex kdnna sig betydligt friskare &n sin
slakting som har 95% ’sjuka’ mitokondrier.

@ MITOCHONDRIAL DHSEASE
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Det finns ca 1500 generidet nukledra DNA:t som, vid
mutationer, kan ge upphov till mitokondriella sjukdo-
mar. Dessa mutationer ar den vanligaste orsaken till
sjukdomarna. Cirka 75 % av barn med mitokondriell
sjukdom har mutationeridet nukleara DNA:t.

Vilka sjukdomar finns och vad 4r symptomen?
—Medfédda mitokondriella sjukdomar kan uppkomma
narsom helstilivet och ge symptom fran kroppens alla
organ, fran bara ett eller fran flera pa samma gang.
Det vanligaste ar att symptomen kommer fran organ
som kraver mycket energi, t ex hjarna och muskler. Det
kanvararorelserubbningar, epilepsi och spasticitet,
men dven utvecklingsférseningar och svarigheter med
andning och svéljning. Typiskt hos barn &r en neurolo-
gisk forsdmring 6ver tid med forlust av fardigheter. Den
allravanligaste sjukdomsyttringen hos vuxna ar mus-
kelsvaghet.

Det finns en mangd olika mitokondriella syndrom som
bendmns med olika forkortningar. LHON (Lebers Here-
ditdra OptikusNeuropati) &r den medfédda mitokond-
riella sjukdom som &r vanligast forekommande. MELAS
(Mitokondriell Encephalomyopati LAktacidos Strokelik-
nande episoder) ar relativt vanlig och beror pd muta-
tioneriden mitokondriella DNA:t. De flesta syndrom
ar mycket ovanliga, och ofta har patienten symptom
som inte helt stdmmer dverens med beskrivningen av
syndromet. Nar det galler barn ar det &nnu svarare att
faststalla vilket specifikt syndrom som féreligger, och
det bendmns ofta bara med ’'mitokondriell sjukdom’.
Det syndrom som ar vanligast hos barn ar Leighs syn-
drom, med tva till tre fall per ari Sverige. Denna neu-
rodegenerativa sjukdom upptraderiregel fore ett ars
alder och innebéar bland annat utvecklingsférseningar
och forlust av fardigheter, muskelsvaghet, epilepsioch
symptom fran hjarta, lever och andra organ. Hos unge-

far tvatredjedelar av patienterna finns mutationeridet

nukledra arvsanlaget och hos cirka en tredjedel ligger
feletidet mitokondriella arvsanlaget.

Hur upptacks medfodd mitokondriell sjukdom och vad
finns det for behandling?

—Den enskilt viktigaste undersokningen utgérs av mus-
kelprov (muskelbiopsi). Dar kan man analysera hur de
olika mitokondriella proteinkomplexen fungerar, man
kan aven gora mikroskopiska undersokningar och ana-
lysera gensekvenser. Utéver muskelprov kan blod- och
urinanalyser for att titta pa t ex laktat, muskelenzymer
och @mnen somindikerar leverskada ge viktig infor-
mation. Olika typer av avbildande undersdkningar som
magnetkameraundersokning (MRT) av hjarnan och/eller
musklerna ar ocksa viktiga for att stalla diagnos.

Om man misstanker en mitokondriell sjukdom vill man
iregel verifiera det med genetisk analys. Numera gor
vi det ofta med sk helgenomsekvensering (WGS). Med
hjalp avdenna teknik kan hela de nukleara och mito-
kondriella genomen sekvensbestadmmas, och upptacka
olika typer av mutationer.

Behandling bestér av att lindra de olika symptomen
och undvika skadlig paverkan fran till exempel oldmp-
ligaldkemedel. Har man epilepsi, som forbrukar mycket
energiihjarnan, forsoker man behandla den. Aven
hjartpaverkan av olika former kan behandlas. Brist pa
eller 6kat behov av kroppsegna d@mnen kan ocksa kor-
rigeras via kosttillskott. Man kan dven sanka mjolk-
syrenivdernaiblodet med hjalp av lakemedel. Patienter
bor undvika fasta och gdrna motionera om det ar moj-
ligt. Mycket tyder pd att traning kan dka formagan att
producera energioch stimulera nybildandet av mito-
kondrier, aven om traning inte helt kan kompensera for
muskelsvaghet orsakad av sjukdomen.
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Vad pagar inom lakemedelsutvecklingen?

Magnus Hansson fran
NeuroVive ger en oversikt

Friska och sjuka mitokondrier

Mitokondriens viktigaste funktion ar att omvandla mat
och syre tillenergi som kroppen kan anvanda sig av.
Energiproduktionen skeriden sk andningskedjan (elek-
trontransportkedjan) via proteinkomplex inuti mito-
kondrien. En fullt fungerande mitokondrie produce-

rar energiiform av molekylen ATP, ofta med hjalp av
molekylen NADH, vilken ’'matas’ in i andningskedjan och
omvandlas till NAD*. T en mitokondrie sominte fungerar
som den ska, sanks formégan att bilda ATP p& grund av
bristande funktion eller instabilitet i vissa av protein-
komplexen. Nar denna formaga forsdmras kaninte hel-
ler NADH anvandas som det ska, vilket leder till relativ
brist pA NAD*. Dessutom kan elektroner som passerar
genom andningskedjan inte anvandas pé ratt satt. Elek-
tronernareagerar dd med syre och bildar skadliga sk
fria radikaler. Dessa fel kan tillsammans ocksa orsaka

ytterligare stérningarimitokondriens globala funktion.

Substanseriliakemedelsutveckling

Formell lakemedelsutveckling delas uppiolika faser:
upptécksfas, preklinisk fas, klinisk fas I, fas II, fas

III samt marknadsgodkannande. Inom utveckling av
lakemedel mot medfédda mitokondriella sjukdomar
finnsidag endast ett godként lakemedel pd markna-
den (EuropaochIsrael) — substansenidebenone for
behandling avden mitokondriella 6gonsjukdomen
LHON.IfasIIIfinns en genterapeutisk substans samt
en substans for behandling av muskelsvaghet. I fas II
finns substanser for behandling av Leighs syndrom, av
sd kallad TK2-brist samt muskelsvaghet. NeuroVives
lakemedelskandidat KL1333, for oral langtidsbehand-
ling av olika typer av medfédda mitokondriella sjukdo-
mar, befinner sigisen klinisk fas I och forbereds nu for

fas II-provningar. NV354, NeuroVives kandidatsub-
stans for behandling av bland annat Leighs syndrom,
forbereds for kliniska fas I-studier.

Olika strategier

Forskning har visat att problemet vid medfédda mito-
kondriella sjukdomar inte enbart ar energibrist, varfor
lakemedelsutveckling inom omradet sker genom olika
generella strategier. Vissa substanser, inklusive ide-
benone, riktarin sig pa de fria radikalerna som orsakas
av denrubbade elektrontransporten, andra tittar pa
mojligheten att stabilisera mitokondriens innermem-
bran for en mer effektiv elektrontransport. NeuroVives
KL1333 riktar bland annat in sig pa forhallandet mellan
NADH och NAD+ for att underlatta energibildningen,
men ocksa stimulerandet av nybildning av mitokondrier
och deras proteinkomplex (sk biogenes). Andra léke-
medelskandidater verkar ocksé genom att stimulera
biogenes, via aktivering av olika enzymer. Aktivering

av biogenes okar den totala energiproduktionen, vilket
kan motverka de symptom som uppstar.

Det finns genspecifika strategier, t ex tillforsel av
amnen som behdévs vid nybildning av mitokondriellt
DNA, tillférsel av substanser som kringgér ett feli
mitokondrien orsakad av en specifik mutation - somi
fallet med NeuroVives NV354, samt lokal genterapi.

Vissa av lakemedelssubstanserna riktarin sig pa de
specifika sjukdomsyttringarna, sdsom symptom fran t
ex det centralanervsystemet, dgonen eller musklerna.
Andrariktarin sig pa att behandla mer perifera gene-
rella sjukdomsyttringar — likt NeuroVives KL1333.

NeurcVive MNeuroVive Modis Stealth GenSight
Lakemedelsutvecklinginom NV354 KL1333 MT1621 Elamipretide GS010 gene therapy
mitokondpriell sjukdom Leigh Mitochondrial ~ THZ deficiency Myopathy LHON
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Studier inom ovanliga sjukdomar

Vilka ar utmaningarna?

Kliniska studier, det vill siga studieri manniska,
omgardas av ett mycket strikt regelverk. Vad
gallerkliniska studier av ladkemedel som utvecklas
for ovanliga sjukdomar finns det ytterligare flera
saker som ar viktiga att tanka pa ndar man planerar
och genomfor studien. Det var detta Kristina
Sjoblom Nygren fran lakemedelsbolaget Santhera
(som utvecklat substansenidebenone for
behandling av LHON) talade om under sitt foredrag
pa Mitokondriedagen.

Ett av Kristinas viktigaste rad for att lyckas ta de
manga lovande substanserna som finns for behandling
av ovanliga sjukdomar hela vagen till marknadsgodkan-
nande ar samarbete.

"Man méaste samarbeta, inte barainom bolaget. Man
maste ocksd samarbeta med myndigheterna, beta-
larna, kliniska och akademiska experter, och — vilket
arvaldigt viktigt — patienter och patientorganisatio-
ner for att forsta patienters och anhorigas perspek-
tiv. Patientorganisationer kan ofta ocksa hjalpa till med
rekrytering av patienter till studien.”

95 procent av alla sallsynta sjukdomar saknar fortfa-
rande adekvat behandling och 65 procent av alla sall-
synta sjukdomar raknas som mycket allvarliga. 30 pro-
centavdebarnsomdrabbasavovanliga sjukdomar lever
mindre anifem ar. Samtidigt kan det ta valdigt l&ng tid
att fa ratt diagnos, vilketisig kan vara mycket pldgsamt.
I takt med att det kommer nya behandlingar blir det allt
viktigare att fa ratt diagnos sa tidigt som mojligt.

"Vad som ar valdigt viktigt nar man planerar sin kliniska
studie ar hur sjukdomen upptrader. Blir patienterna
kontinuerligt simre om sjukdomen ar obehandlad eller
gar sjukdomen i skov eller upptrader den pa ndgot annat
satt? Kort sagt hur ser sjukdomsférloppet ut? En annan
viktig sak man maste forsta ar hur vardens riktlinjer
for behandling ser ut. Detta kan variera kraftigt mellan
olika sjukhus, vilket sjalvklart paverkar hur studien ska
utformas. Det ar darfor viktigt att vélja sjukhus, som
skaingdistudien, som har sa lika behandling som moj-
ligt.”

Andra saker som arviktiga att veta nar man planerar
sin studie ar sa klart hur manga patienter det finns och
var de befinner sig. I det sammanhanget ar patient-
organisationer en mycket viktig samarbetspartner.
Manga patienter kan ocksa vara svart handikappade.
D& ar det viktigt att man tanker igenom praktiska saker
som om patienterna kan ta sig till sjukhuset eller om
man ska genomfora behandlingenihemmet. Det géaller
ocksad att séval patienter som personal pd sjukhusen far
den (begripliga) information de behéver.

"Envaldigt viktig frdga ar vad man gor efter studien.
Det kan galangtid efter avslutad studie innan lakemed-
let finns allmént tillgangligt. Vem ska forse patienterna
med lakemedlet under den tiden? Sddana fragar ar
mycket viktiga att stélla sig sjalv. Har finns ocksa olika
nationellaregelverk som man méste kanna till.”
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Deltagarna pa mitodagen

ERIKKINNMAN JONAS VILJANEN ALFONS HEETJANS

Vd pa NeuroVive Rare Disease Manager, ChiesiPharma AB  StyrelseledamotilInternational Mito
Patients.

—

KARIN NAESS MARTIN ENGVALL LENA JACOBSON
Barnneurolog vid Karolinska Neurolog vid Karolinska Ogonlakare vid Karolinska
Universitetssjukhuset. Universitetssjukhuset. Universitetssjukhuset.

FREDRIK LINDEMARK GUZMAN MAGNUS HANSSON KRISTINA SJOBLOM NYGREN
Ordférandei LHON Eye Society. Medicinsk chef pa NeuroVive. Medicinsk chef pa Santhera.
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Global Mitochondrial Disease Awareness Week (15-21 Antalet upplysta monument per land fordelades enligt
september 2019) borjade med Light Up for Mito. Varlden féljande: Australien 53, Storbritannien 41, Kanada 23,
over lystes mer an 100 monument upp i gront for att oka Finland 23, Spanien 16, Italien 16, Osterrike 5, USA 2,
medvetenheten om mitokondriella sjukdomar. Mexiko 2, Nordirland 1, Gibraltar1.

ISverige arrangerade LHON Eye Society den forsta
upplagan av Mito-loppet. Banan strackte sig genom
Hagaparken i Stockholm.
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NeuroVive i varlden

FDA:s workshop - Developing Therapies for Primary Mito-
chondrial Diseases: Bridging the Gaps: Washington DC, USA,
den 6 september 2019

NeuroVives team bestod av Matilda Hugerth, NeuroVives chef for kli-
nisk utveckling och regulatoriska fragor, och Magnus Hansson, med-
icinsk chef & ansvarig preklinisk och klinisk utveckling. Workshopen
som arrangerades av amerikanska ldkemedelsmyndigheten FDA gav
NeuroVive ett unikt tillfalle att diskutera lakemedelsutveckling for
medfodda mitokondriella sjukdomar med ledande experterinom omra-
det.

Journal of Internal Medicine Symposium: Mitochondriain
Human Disease: Stockholm, den16 - 18 september 2019
Magnus Hansson, medicinsk chef & ansvarig preklinisk och klinisk
utveckling pa NeuroVive, samt Alvar Grénberg, NeuroVives chef for
preklinisk utveckling, tog del av varldsledande experters senaste
forskninginom mitokondriell medicin.

Om NeuroVive

NeuroVive Pharmaceutical AB ar ett ledande foretag inom mitokond-
riellmedicin med ett projekt i klinisk fas I (KL1333) for langtidsbehand-
ling av medfodd mitokondriell sjukdom och ett projekt, som forbereds
for kliniska provningar (NV354), fér behandling av medfédd mitokond-
riell sjukdom med komplex I-dysfunktion. NeuroSTAT for traumatisk
hjarnskada ar ytterligare ett projekt i klinisk fas. Forskningsportféljen
omfattar ocksa projekt for mitokondriell myopati, NASH och cancer.

NeuroVives ambition ar att ta ldkemedel for sallsynta sjukdomar genom
den kliniska utvecklingsfasen och hela vagen till marknad med eller
utan partners. For projekt som riktar sig mot vanliga sjukdomar ar
malet utlicensiering i preklinisk fas. En undergrupp av molekylerinom
NVPO15-projektet utlicensierades 2018 till Fortify Therapeutics, ett
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Nordic Life Science Days: Malmo och Képenhamn, den 10 - 12
september 2019

NeuroVives affarsutvecklingschef Mark Farmery deltog vid partne-
ringkonferensen som samlar framtradande personer inom den nord-
iska biotech- och lakemedelsindustrin.

The 19th Annual Biotech in Europe Forum: Basel, Schweiz, den
25-26 september 2019

NeuroVives affarsutvecklingschef Mark Farmery deltog vid
partneringkonferensen - ett av de viktigaste internationella
investerar- och partneringmotenaibiotech- och life science-sektorn.

BridgeBio-bolag, for utveckling av lokal behandling av Lebers heredi-
taraoptikusneuropati (LHON).

Marknadsplats

NeuroVive ar noterat pa Nasdaqg Stockholm (kortnamn: NVP). Aktien
finns dven tillganglig fér handeli USA p& marknadsplatsen OTCQX Best
market (OTC: NEVPF).

NeuroVive Pharmaceutical AB (publ)
Medicon Village, SE-223 81 Lund

Tel: 046-275 62 20 (vaxel)
ir@neurovive.com
www.neurovive.com
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