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PRESSMEDDELANDE

Studien kommer att genomfdoras pa patienter med anti-AAV-
antikroppar som begransar anvandningen av genterapibehandling

Lund, Sverige och Evry, Frankrike 3 december 2024. Hansa Biopharma, "Hansa” (Nasdaq Stockholm: HNSA) och
Genethon, en pionjar och ledare inom forskning och utveckling av genterapi for sallsynta genetiska sjukdomar,
meddelade idag att man inlett GNT-018-IDES, en fas 2-studie pa patienter med Crigler-Najjars syndrom som redan har
antikroppar mot adeno-associerade virusvektorer (AAV). Studien kommer att utvardera effekt och sékerhet av en
intravends engangsadministrering av Genethons genterapi GNT-0003 efter forbehandling med imlifidase, Hansas
forstklassiga enzymbehandling for klyvning av IgG-antikroppar (immunoglobulin G), hos patienter med svart Crigler-
Najjars syndrom och tidigare utséndrade antikroppar mot AAV serotyp 8 (AAVS8).

Saren Tulstrup, VD och koncernchef for Hansa Biopharma, sager: "Vi vet att anti-AAV-antikroppar hindrar upp till en av
tre personer fran att dra nytta av genterapier med AAV-vektorer.* Det ar darfor vart samarbete med Genethon och den
nya kliniska fas 2-studien i Crigler-Najjars syndrom &r sa viktigt. Samarbetet med Genethon &r det andra av vara tre
samarbeten med ledande genterapiféretag som har natt klinisk fas. Det &r en viktig milstolpe i vara anstrangningar att
gora det mojligt fér en mycket stérre grupp patienter att dra nytta av potentiellt livraddande genterapier.”

Antikroppar mot AAV-vektorer ar fortfarande en stor utmaning, eftersom férekomsten av antikroppar hos patienter
forhindrar dem fran att delta i kliniska studier med potentiellt botande genterapibehandlingar och fran att fa tillgang till
nuvarande och framtida genterapier.

Frédéric Revah, CEO, Genethon tillagger: "Denna nya kliniska studie speglar Genethons engagemang nar det galler
att driva innovativa strategier for att sakerstalla och bredda tillgdngen till genterapier for patienter som lider av sallsynta
sjukdomar. Patienter med befintliga neutraliserande antikroppar mot AAV-vektorer kan i dag inte dra nytta av genterapi.
Starten av denna kliniska studie och samarbetet med Hansa Biopharma &r ett avgérande steg for Genethon och
resultatet av flera ars banbrytande forskning for att férstd och kontrollera immunsvaret mot AAV i syfte att géra genterapi
mer effektiv och 6ka antalet patienter som kan fa tillgang till den.”

GNT-018-IDES, som sponsras av Genethon, ar en enarmad fas 2-studie med totalt tre patienter i aldern =18 ar med
Crigler-Najjars syndrom som kraver ljusbehandling och som har antikroppar mot AAV8. Nar patienterna har screenats
kommer de att genomgéa en observationsperiod pa tre manader innan de far imlifidase foljt av GNT-0003. Genethon
och Hansa raknar med att kunna kommunicera data fran studien under 2025.

GNT-0003 utvarderas for narvarande i en pivotal klinisk studie efter de positiva resultaten fran fas 1/2-
doseskaleringsstudien som visade sakerhet och effekt. GNT-0003 har beviljats PRIME-status som prioriterat lakemedel
av EMA. Om GNT-0003 &r framgangsrikt blir det den forsta genterapibehandlingen for Crigler-Najjars syndrom.



--- SLUT PA PRESSMEDDELANDET ---
Kontaktpersoner fér mer information:

Hansa Biopharma

Evan Ballantyne, Chief Financial Officer
IR@hansabiopharma.com

Stephanie Kenney, VP Global Corporate Affairs
media@hansabiopharma.com

Genethon

Stéphanie Bardon
communication@genethon.fr +33 (0) 645159587

Bakgrundsinformation

Imlifidase &r ett unikt antikroppsklyvande enzym fran Streptococcus pyogenes som specifikt inriktar sig pa IgG och
forhindrar en IgG-medierad immunreaktion.® Verkningsforloppet ar snabbt och IgG-antikropparna klyvs och inaktiveras
inom nagra timmar efter administreringen. Imlifidase har ett villkorat marknadsforingstillstdnd i Europa och marknadsfors
under varumarket IDEFIRIX® for desensitiseringsbehandling av hogsensitiserade vuxna patienter som ska genomga en
njurtransplantation med en positiv korstestning mot en tillganglig avliden donator.®

Crigler-Najjars syndrom &r en sallsynt genetisk leversjukdom som kannetecknas av onormalt hoga nivaer av bilirubin i
blodet (hyperbilirubinemi), vilket leder till irreversibla neurologiska skador som yttrar sig i muskelsvaghet, orkesléshet,
dovhet, mental retardation och Ggonrérelseférlamning. Ansamlingen av bilirubin orsakas av en brist p4 enzymet
UGT1A1, som ansvarar for att omvandla bilirubin till ett &mne som kan elimineras av kroppen. Tillstdndet kan leda till
betydande neurologiska skador och dodsfall om det inte behandlas snabbt. For narvarande maste patienterna genomga
fototerapi i upp till tolv timmar per dag for att halla bilirubinnivderna under en skadlig niva. Crigler-Najjars syndrom &r
en extremt sallsynt sjukdom som drabbar farre an en pa en miljon personer per ar.¢

Imlifidase utvarderas for narvarande som en forbehandling fore genterapi inom omraden med stora otillfredsstallda
behov. Manga genterapier baseras pa anvandning av AAV-vektorer (Adeno Associated Viruses).»*7 Hos vissa patienter
bar immunsystemet pa antikroppar som motverkar genterapin och forhindrar att den lyckas.#&9 Férbehandling med
imlifidase fore AAV-baserad genterapi har potential att inaktivera antikroppar, vilket kan mojliggora genterapi hos
patienter med befintliga antikroppar mot AAV-baserade genterapier.® FOr narvarande uppskattas det att i genomsnitt en
av tre personer har antikroppar som hindrar dem att dra nytta av genterapi.*®8

Hansa Biopharma ar ett banbrytande biofarmabolag i kommersiell fas som utvecklar innovativa, livraddande och
livsforandrande behandlingar for patienter med sallsynta immunologiska sjukdomstillstdnd. Hansa Biopharma har
utvecklat en ledande enzymbehandling for klyvning av IgG-antikroppar (immunoglobulin) som ger hégsensitiserade
patienter mojlighet till njurtransplantation. Hansa Biopharma har ett omfattande och véxande forsknings- och
utvecklingsprogram baserat pa foretagets egenutvecklade enzymteknologiplattform for IgG-klyvning. Malet ar att
tillgodose medicinska behov inom transplantation, autoimmuna sjukdomar, genterapi och cancer. Hansa Biopharma ar
baserat i Lund och har verksamhet i Europa och USA. Bolaget ar noterat p& Nasdag Stockholm under korthamnet
HNSA. Las mer pa www.hansabiopharma.com och f6lj oss pa Linkedin.
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Genethon ar en pionjar inom upptackt och utveckling av genterapier for sallsynta sjukdomar och ar en ideell organisation
som skapats av AFM-Téléthon. Den foérsta genterapin for behandling av spinal muskelatrofi, med teknik som utvecklats
pa Genethon, marknadsfors éver hela varlden. Med 6ver 200 forskare och medarbetare arbetar Genethon for att
utveckla innovativa terapier som férandrar livet for patienter som lider av séllsynta genetiska sjukdomar. For narvarande
prévas tretton produkter fran Genethons forskning och utveckling eller samarbeten genom kliniska studier for sjukdomar
i levern, blodet, immunsystemet, musklerna och dgonen. Ytterligare sju produkter kan komma att genomga kliniska
prévningar under de narmaste fem aren. Las mer pd www.genethon.com

©2024 Hansa Biopharma AB. Hansa Biopharma, IDEFIRIX och deras respektive logotyper &r varumérken som tillhér
Hansa Biopharma AB, Lund, Sverige. Alla rattigheter forbehallina.
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