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“I FALCON-studien kommer vi att
utvérde(a effekterna av KL1333 i
paﬁentef som har priméra
mitokondriélla sjukdomar och
lider av svar trétthet och
utmattning samt muskelsvaghet”.

=FALCON-studien harinlettsinresa

Efter en omfattande uppstartspe-
riod gladde vi oss Over att den 5
december kunna meddela starten
av vér fas 2-studie, FALCON-stu-
dien, med var huvudkandidat
KL1333. | denna studie kommer vi
att utvardera effekterna av KL1333
i patienter som har primara mito-
kondriella sjukdomar och lider av
svar trétthet och utmattning samt
muskelsvaghet. Det finns for nar-
varande inga godkanda lakemedel for dessa patienter sé
vi hoppas att patienter kommer att anméla sig till var studie
och hjalpa oss att avgdra om KL1333 ger dem mer energi
och hjélper deras muskler att fungera battre.

Vi s&g de forsta tecknen pa dessa effekter i en fas 1b-stu-
die i patienter forra aret, dar patienter som behandlats med
KL1333 visade forbattringar som inte sdgs hos dem som
fatt placebo. Vi var ocksa glada att i den studien kunna
konstatera att patienter som hade mer I&kemedel i kroppen
gjorde battre ifran sig vid de kliniska bedémningarna.

Sammantaget tyder vara data pa att KL1333 visar effekt
i patienter, och vi ser fram emot att testa detta i en storre
patientpopulation i FALCON-studien.

det hdr numret av nyhetsbrevet berattar var medicinska
chef, Magnus Hansson, och vér kliniska projektledare, Fia
Ence, mer om KL1333 och var FALCON-studie.

Samtidigt som vi fokuserade pa studiestart, prioriterade vi
ocksd moten med patienter, lakare, forskare och personal
pa vara studiecentrum, och vi har rest till Storbritannien,
Frankrike, Italien och Danmark under de senaste ména-
derna. Under de senaste tva veckorna begav sig medlem-
mar ur Ablivas team till Cambridge i Storbritannien for att
medverka vid konferensen Mitochondrial Medicine - The-
rapeutic Development (dar vi presenterade en poster) och
sedan blev jag inbjuden att presentera for skandinaviska
biotechbolag och investerare pa Nordic American Life Sci-
ence Conference i New York.

Nar jag reflekterar dver det har aret &r jag tacksam for det
duktiga och drivna teamet pa Abliva, ett lovande huvud-
program och ett andra program fullt av potential, var fram-
gangsrika kapitalanskaffning mitt i ett svart marknadslage
samt alla ni som foljer med oss pa denna viktiga resa. Vi
utvecklar lakemedel for patienter som lider av dessa for6-
dande och férsvagande primara mitokondriella sjukdomar.
De har ingenting. De beh&ver var hjalp!

Onskar er alla en god jul och ett gott nytt ar.

Ellen Donnelly
VD
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Intervju

Magnus och Fiaomstartenav

FALCON-studien

I borjan pa december meddelades att bolagets FALCON-studie med KL1333, i patienter
med mitokondriella sjukdomar, inletts. Efter omfattande forberedelseriform av
ansokningar till regulatoriska myndigheter iolika lander, slutforande av studieprotokollet,
forhandlingar med studiecentrumen samt utbildning av studiepersonalen, har alltsa
denna efterldngtade, potentiellt registreringsgrundande, fas 2-studie sattsigang. |
centrum for detta arbete star Ablivas medicinska chef, Magnus Hansson, och Fia Ence,

bolagets projektledare klinisk utveckling.

Hej! Forst och framst, grattis till studiestarten. Vilka
faktorer var det som gjorde detta mojligt?

-Nu har studien godkants av ett flertal regulatoriska myn-
digheter och etikkommittéer i Europa och USA. Dess-
utom &r den omfattande logistik som krévs ocksa pa plats
for bland annat tabletthantering, méjligheter till virtuella
besdk pa distans for deltagande patienter och studiespe-
cifika appar dar patienterna sjélva fyller i flera av studiens
effektmatt i hemmet for att vi ska kunna utvérdera effek-
ter pa sjukdomens symptom i det dagliga livet.

Kan ni kort beratta om studieupplagget? Vad kravs
for att fa delta i studien?

-Studien riktar sig till patienter med mitokondriell sjukdom
och som lider av svar trétthet och utmattning samt mus-
kelsvaghet. | studien undersoker vi effekten av KL1333 pa

just dessa sjukdomsuttryck med férhoppningen att kunna
visa att patienterna kdnner mindre av denna svara trott-
het, att det begrénsar deras dagliga liv mindre och att
deras muskler fungerar battre. For att delta i studien kom-
mer patienterna forst att genomga ett férsta besok pa det
kliniska studiecentrumet och darefter en s k screening-
period pa 8-12 veckor, dar man sakerstéller att de méter
de kriterier som krévs for deltagande i studien. Efter det
féljer en behandlingsperiod pé 48 veckor, dar patienterna
randomiseras till att antingen fa tabletter med KL1333
eller placebo (tabletter med identiskt utseende fast utan
verksam substans). Studien avslutas med en fem veckor
I&ng uppfdljningsperiod. Under studiens géng vet ingen
(varken likare, patienter eller medarbetare pa Abliva) om
patienterna far KL1333 eller placebo.



Nar tror ni att den forsta patienten kommer att
doseras?

-Som vi nyligen meddelat har vi startat upp de forsta kli-
niska studiecentrumen och fler centrum kommer att star-
tas upp i borjan av nésta ar. Vi har en screeningperiod pa
8 till 12 veckor vilket gor att det passerar ett par mana-
der mellan forsta screenade patient och forsta dose-
rade patient. Vi forvantar oss att forsta patienten doseras
under forsta kvartalet n3sta ar.

I vilka Iander ligger de studiecentrum som arigang i
dagslaget och varfor justi dessa?

-De centrum som nu initierats ligger i Danmark och Stor-
britannien. Det var i dessa tva lander vi forst fick komplett
godkannande av samtliga myndigheter och etikkommit-
téer. Vi for vidare diskussioner med Ovriga lander och for-
vantar oss se de flesta centrum startas upp under janua-
ri-februari nésta ar.

I vanliga fall brukar ldkemedelsbolag gora

bade fas 2- och 3-studier innan de anséker om
marknadsgodkannande och lakemedilet blir
registrerat. Hur kommer det sig att just FALCON-
studien kan komma att bli registreringsgrundande?
-For ovanliga sjukdomar sdsom mitokondriella sjukdomar
finns det ett begrénsat antal patienter, s& det gar inte att
gora studier pa tusentals patienter som vid utveckling av
tex blodtrycksmediciner. Nar vi har diskuterat utveck-
lingsplanen med myndigheter rekommenderade de oss
att designa studien pa ett sitt som stodjer registrering
om den visar positiva resultat. Detta gjorde forberedelse-

fasen mer omfattande eftersom det var fler viktiga akti-
viteter som behdvde utforas for att gora en registrering
mojlig, till exempel validerande av det forsta specifika
effektmattet for svar trétthet och utmattning vid mito-
kondriell sjukdom. Det &r ocksa bland annat av den anled-
ningen som studien har en s& pass lang behandlingstid
som 48 veckor.

Vad hander nui studien, och vad ar nésta stora
milstolpe?

-N&r vi nu har startat studien blickar vi framat mot den
interimsanalys som vi forvantar oss i slutet av 2023
eller bérjan av 2024. Ungefar halften av alla studiecen-
trum som vi har valt ut for hela studien aktiveras i ett
forsta skede. Dessa centrum kommer rekrytera de forsta
40 patienter som kravs for interimsanalysen. Nar samt-
liga 40 patienter har behandlats i minst 6 ménader kom-
mer det goras en berdkning av hur stor studien behdver
vara for att kunna visa statistiskt sékerstéallda resultat fér
bada vara primara effektmatt (3ven om det racker med att
ett av dem ar positivt i slutdndan for att studien ska vara
lyckad). Darefter kommer vi starta resterande studiecen-
trum for att rekrytera totalt 120-180 patienter och slutfora
hela studien.

Information om FALCON-studien finns nu tillganglig
pa ClinicalTrials.gov.

ClinicalTrials.gov Identifier: NCT05650229.

“...med férhoppningen
att kunna visa att pati-
enterna kanner mindre
av denna svara trotthet,
att det begransar deras
dagliga liv mindre och att
deras muskler fungerar
Dilfres i



https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT05650229

Ablivaivariden

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 foretaget 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:

Mitocon - Italian Meeting on Mitochondrial Diseases Aktiespararna Sydostra Skane

Rom, Italien Tommarp

8 - 9 oktober 2022. 17 november 2022.

Mitochondrial Medicine - Therapeutic Development Aktiespararnas Stora Aktiedagen Stockholm
Cambridge, Storbritannien 28 - 30 november 2022.

21 - 23 november 2022. Se presentationen: https://youtu.be/XDOgwgNDmRU
Aktiespararna Vastra Blekinge/Bromdlla Nordic American Life Science Conference
Olofstrom New York, USA

8 november 2022. 7 -8 december 2022.
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