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“Vi har laddat batterierna infor en
fulladdad period framéver”.

Spannande tider vantar

Hej! Jag hoppas att ni alla haft en hérlig sommar och tidig host. Vi
har laddat batterierna infor en fulladdad period framd&ver, med for-
beredelserna infor starten av fas 2/3-studien FALCON i patienter
med prim&ra mitokondriella sjukdomar behandlade med KL1333.

Den arliga World Mitochondrial Disease Week pagick den 18-24
september med syftet att sprida kunskap bland sjukvérdsper-
sonal, beslutsfattare, industrin och allmdnheten om mitokond-
riella sjukdomar. Vi deltog dven i &r med att publicera filmer pa
var hemsida med fokus pé patienterna och pa var projektportfolj
(se alla filmer har: https://abliva.com/sv/poster/presentationer/
world-mitochondrial-disease-week-2022/). | detta nyhetsbrev far
vi héra mer om FALCON-studien fran var projektledare inom Kli-
nisk utveckling, Fia Ence. Vi far ocksa hora direkt frén en patient,
Daniela Gallo Castro, som lider av Kearns-Sayres syndrom.

Abliva har deltagit vid flertalet bade kliniskt, vetenskapligt och
finansiellt inriktade méten med malet att synliggéra forsknings-
omrédet och var strdvan efter att kunna behandla patienter med
mitokondriell sjukdom. Hosten kommer att bjuda péa ytterligare till-
fallen att sprida vart budskap. Vi ser fram emot att traffa er vid
kommande event!

Véanliga halsningar

Ellen Donnelly
VD
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“Vi kommer att utvardera effek-
terna av KL1333 pa patienternas
fatigue och muskelsvaghet i hopp
om att férbattra dessa symtom”.

Intervju

Fia Ence — Ablivas projektledare

klinisk utveckling

1ar ser Abliva fram emot starten av fas 2/3-studien med KL1333, FALCON-studien.
Studien kommer att inkludera vuxna patienter med systemisk primar mitokondriell
sjukdom som lider av svar trétthet och utmattning samt muskelsvaghet. Har berattar
var Projektledare klinisk utveckling, Fia Ence, mer om denna viktiga studie och hur det
kommer att vara for patienter som deltar i studien.

Ni kommer snart att starta en klinisk studie for att
utvardera effekten av KL1333. Kan du berétta lite
mer om studien?

-Vi kommer att rekrytera vuxna patienter som lider av
extrem trotthet (fatigue) och muskelsvaghet, bredvid
andra symtom, och som har en genetiskt bekraftad muta-
tion i det mitokondriella DNA:t. Vi kommer att utvardera
effekterna av KL1333 pé patienternas fatigue och mus-
kelsvaghet i hopp om att forbattra dessa symtom. Patien-
ter som deltar i studien kommer att ta ett piller av KL1333
eller placebo tvé ganger per dag i ungefar ett ar. Studien
ar dubbelblindad, vilket innebar att varken vi, lakaren eller
patienten vet om de far placebo eller det aktiva studiel&-
kemedlet. Detta ar viktigt for att kunna utvardera de fak-
tiska effekterna av KL1333 utan ndgon partiskhet. Stu-
dien kommer att pagé i USA och i en handfull europeiska
lander.

Patienterna i studien kommer bland annat att lida av
svar trotthet och utmattning samt muskelsvaghet,
vilket gor det lite svart fér dem att delta i en klinisk
provning. Hur ska ni underlatta deras deltagande i
studien?

-Vihar minskat antalet besdk pé studiecentrumet och sett
till att de flesta bedémningar @ven kan gdéras i patientens
hem, vilket innebar att vi kommer att erbjuda hemsjuk-

skoterskor som kommer hem till patienten vid tre av de
dtta besoken. Totalt blir det fem besdk pa studiecentru-
met under de 64 veckor som studien pagar. Vi har ocksa
utvecklat en app, i vilken patienter kan svara pa enka-
terna, vilket de kommer att gora infér sina besok. Detta
for att minska belastningen den dagen de &r pé studie-
centrumet. Utbver det arbetar vi ocksd med en resefor-
medlare som kommer att vara tillgénglig for att tillhanda-
halla resor till och frén studiecentrumen.

Innan ni kan borja rekrytera patienter, vilka
ytterligare aktiviteter behover utféras?

—For narvarande arbetar vi med detaljerade férberedel-
ser for att sakerstélla att vi kommer att ta tillvara hogkva-
litativa data under studien. Vi skickar in ansokningar till
etikkommittéerna, slutfér diskussioner med tillsynsmyn-
digheter, vi upprattar datasystem for datainsamling och
vi utbildar studiepersonal och hemsjukskoterskor i vart
protokoll och de olika beddomningarna. Detta for att se till
att, nar rekryteringen val startar, kommer allt att fungera
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“Han (ldkaren) fragade hur ldnge
jag inte hade haft nagra 6gon-
rorelser. Jag hade absolut ingen
aning om vad han pratade om”.

Intervju

Danielalideraven primar
mitokondriell sjukdom

Patienterna star i centrum for allt vi gor. Vi traffar dem ofta for att forsta deras sjukdom
och deras symtom, sa att vi battre kan utforma vara lakemedelsbehandlingar. Mot
Daniela Gallo Castro, fil.dr, klinisk prévningskoordinator och patient med mitokondriell

sjukdom.

Kan du kort presentera dig och beratta lite om din
koppling till primar mitokondriell sjukdom ("mito”)?
—Jag heter Daniela och &r 36 ar. Jag bor i Schweiz men jag
ar uruguayan och italienare - jag har bott i bdda ldnder.
Jag har en mitokondriell sjukdom som kallas Kearns-Say-
res syndrom.

Nar fick du veta att du har en mitokondriell sjukdom
och hur upptacktes den?

—-Jag fick veta att jag hade en mitokondriell sjukdom nar
jag var 31 ar, sa for nastan fem &r sedan. Det var bara av
en slump. Jag hade lite problem med 6gonen, en infektion
eller liknande, och jag gick till dgonsjukhuset som vi har
har. Mot slutet av besdket bad lakaren mig att gora testet
dar man foljer fingret med dgonen. Och jag kunde ana att
det var ndgot fel, fér han fortsatte att be mig titta p& hans
finger. Jag tankte att: Jag TITTAR pé fingret. Han sa till
mig att jag inte hade néagra dgonrérelser och fragade hur
lange jag inte hade haft égonrérelser. Jag hade absolut
ingen aning om vad han pratade om.

Min sjukdom diagnostiserades vid 31, men jag bérjade fa
symtom nar jag var 12 &r. Jag hade ett hdngande dgon-
lock, men ingen hade ndgon forklaring till det. Efter att
ldkaren sag att jag inte hade nagra dgonrorelser skick-
ade han mig till en annan dgonlékare som var mycket mer
av en expert inom séllsynta tillstand. Hon var fantastisk,
for omedelbart efter att bara ha tittat pa mina 6gon och
gjort lite kontroller, sa hon "Jag tror verkligen att du har

en mitokondriell sjukdom. Och vi kommer att behdva gdra
fler kontroller for det”. Jag gick till en neurolog och jag
traffade en annan 6gonldkare pa sjukhuset ockséd, jag
traffade en expert pad mitokondriella sjukdomar och en
genetiker. Och slutligen gjorde de en muskelbiopsi som
visade de s k ragged-red fibers, vilket ar en tydlig indika-
tion p& mitokondriell sjukdom. Sedan gjorde de DNA-tes-
tet och det visade att jag saknar en sekvens i mitt mito-
kondriella DNA. S& da blev det bekraftat.

Hur paverkar sjukdomen din vardag, och vilka
sjukdomsuttryck ar mest hindrande for dig?

—Jag lever med kronisk trotthet och utmattning, och det ar
nagot valdigt narvarande i mitt liv. Jag behdver ndstan en
tupplur dagligen bara for att kunna fungera. Férutom det,
har jag manga 6gonsymtom, allman muskelsvaghet, sar-
skilt i benen, i armarna och nacken. Men jag har lart mig
att kdnna av mina energier och anstranga mig darefter.

Hur har stédet fran varden varit for dig?

—Nu har jag ett stort antal specialister, och de pratar hela
tiden med varandra och kontaktar varandra. Aven for
besvar som inte ar relaterade till mito, gér de och fragar
min mito-specialist forst for att se om den ena eller den
andra behandlingen kan fungera eller inte. Sa jag kdnner
mig valdigt privilegierad, for sjukvarden hjalper mig verk-
ligen mycket.
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World Mitochondrial Disease
Week 2022,18 — 24 sep

World Mitochondrial Disease Week ar ett initiativ fran International Mito Patients (IMP) for
ar att 6ka medvetenheten om mitokondriell sjukdom pa global niva genom utbildnings-,
insamlings- och paverkansaktiviteter. Abliva deltog genom att publicera filmer med
fokus pa att 6ka forstaelsen i samhallet for utvecklingen inom séallsynta sjukdomar samt
for utvecklingen av nyaldkemedelsbehandlingar for primara mitokondriella sjukdomar.

Klicka nedan for att titta.
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'Dag 1: Mitokondriell (Mito-)
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Dag 3: Att leva med mitokondriell
sjukdom
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Dag 5: Ablivas kommande fas
2/3-studie med KL1333
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Dag 7: Mitokondriell sjukdom
hos barn - M6t Adrian, far till
Rebecca
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Dag 2: Designa lakemedels-
kandidater for mitokondriell
slukdom samt Ablivas NV354
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Dag 4: Lakemedelsutveckling
inom mitokondriella sjukdomar,

samt Ablivas KL1333
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Dag 6: Patienterna i fokus vid
lakemedelsutveckling

Las mer: https://abliva.com/
sv/poster/presentationer/
world-mitochondrial-disease-

week-2022/
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Ablivaivarilden

Att kommunicera var mission, var strategi och vara data utat (till patienter, ldkare, fors-
kare, investerare) ar avgorande da vi arbetar for att bygga det framsta féretaget inom mi-
tokondriell medicin. Primar mitokondriell sjukdom &r ett omrade som ar okant for manga,
sa vi stravar efter att utbilda och informera allt eftersom vi jobbar mot att utveckla lake-
medel for att behandla dessa patienter. Vara senaste event har bland annat varit:

Bioblast 2022, Innsbruck, Osterrike Aktiespararnas Aktiedagen Lund

29 - 30 juni 2022. Presentationen tillganglig har: 26 september 2022. Presentationen tillganglig har:
https://youtu.be/2--Bt1T7Zu0 https://youtu.be/ajZ9_40hK-s

Aktiespararna Digitalt, Life Science Nordic Life Science Days 2022, Malmo

31 augusti 2022. Presentationen tillganglig har: 28 - 29 september 2022.

https://youtu.be/iHgYjMfQoK8

mitoNICE, Nice, Frankrike
15 - 17 september 2022.

Kommande evenemang
8-9
okt
Mitocon - Italian Meeting LSX Inv€$tival Showcase Mitochondrial Medicine
on Mitochondrial Diseases London, Storbtitannien Cambridge, Storbtitannien

Rom, Italien

www.abliva.com
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