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Behandling for patienter med sdllsynt, fruktad sjukdom

(Stockholm, 3 augusti, 2001) — TKT Europe-5S AB meddelar idag att Replagal ™
(agalsidas alfa) har blivit godkéant for marknadsforing inom EU for langsiktig
enzymersattningsbehandling hos patienter med bekréftad diagnos av Fabrys sjukdom.
Replagal ar den forsta produkten som blivit godkant som séarlékemedel i Europa.

“Patienter som drabbats av Fabrys Sjukdom har véantat en lang tid pa en behandling som
fungerar och jag ar 6vertygad om att Replagal erbjuder en kliniskt effektiv behandling,” sger
professor Michael Beck, vid universitetssukhuset i Mainz, Tyskland, en av de ledande
experternai Europa pa Fabrys sjukdom. ” Det enkla handhavandet av denna produkt,
tillsammans med dess effekt- och sékerhetsprofil, gor att Replagal &r ett viktigt framsteg for
behandlingen av Fabrys sukdom.”

Fabrys sukdom &r en sdllsynt, arftlig gukdom som leder till forkortad livslangd for drabbade
man (i genomsnitt i fyrtiodrsaldern) pa grund av komplikationer fran njurar, hjartaeller
kéarlsystemet. | barndomen fér patienterna extrem smarta och utvecklar typiska
hudforandringar (angiokeratom). Senarei livet utvecklas njursjukdom, som ofta Gvergar till
njursvikt, samt hjartgukdom och stroke. Kvinnor har som regel ett mindre alvarligt kliniskt
forlopp och prognos. De kan dock dven fa symptom som &r lika kraftigt uttalade som hos
man.

Sjukdomen &r orsakad av bristfallig aktivitet av enzymet alfa-galaktosidas A. Detta leder till
en inlagring av en speciell fettsubstans, globotriaosylceramide (Gb3), i kadnsliga organ och
celler, specidllt i njure, hjarta, nervsystem och blodkérl.

Replagal (agalsidas alfa) ar en alfa-galactosidas A enzymersattningsbehandling for 1angsiktig
behandling av Fabrys sjukdom. Behandlingen har godkénts baserat pa 6 manaders data fran
tva kliniska studier med resultat fran 12-18 manaders behandling. Studierna, varav en nyligen
publicerades, visar att behandling med Replagal ger signifikant minskning av den extrema
smértan fran sjukdomen, och dven en minskning av behovet av kroniska smartstillande medel.
Njurfunktionen stabiliseras och fortsétter att forbéttras, hjartstorleken minskar och justering
sker av de abnorma nivaerna av glycosphingolipid som férekommer vid denna sjukdom.
Replagal & den enda produkten som visat s omfattande forbéttringar i det kliniska forloppet
av sukdomen. Det var f& biverkningar fran behandlingen.

Produkten ges som en kort infusion varannan vecka och i méngafall ges behandlingen till
patienten i hemmet.



Bo Ahlstrand, chef for TKT Europe-5S AB séger: ” S&kerheten, effektiviteten och enkelheten
att anvanda Replagal kommer att bli viktiga faktorer for patienter och l8kare, nar de skavéja
behandling for Fabry sukdom. Vi har forberett oss for godkannandet av Replagal i Europa
alltsedan vart foretag startade i Europa for mer an ett ar sedan. Fordelarna med Replagal,
tillsammans med vara engagerade och erfarna medarbetare ger oss tillforsikt om framgang for
denna banbrytande produkt i Europa.”

Bakgrundsinformation
Om Replagal

Replagal &r ett humant alfa-galaktosidas A producerat genom en kontinuerlig human cellinje.
Patienterna far 0,2 mg/kg kroppsvikt varannan veckai en 40 minuters intravends infusion.
Den korta infusionstiden och avsaknaden av biverkningar gor att manga patienter kan fasin
behandling i hemmet.

Om féretaget

TKT Europe—5S AB &r ett europeiskt |akemedel sforetag inriktat pa att arbeta med 1akemedel
mot séllsynta genetiska sukdomar over hela Europa. FOretaget ar baserat i Stockholm och ar
representerat i de flesta europeiska lander.

TKT Europe—5S AB har ett ndra samarbete med Transkaryotic Therapies Inc., i Cambridge,
Massachusetts, USA. Transkaryotic Therapies, Inc. (TKT) &r ett ledande biofarmaceuti skt
foretag som utvecklar och kommersialiserar produkter baserade pa foretagets tre patenterade
utvecklingsplattformar: Gene Activated™ proteins, Niche Protein™ products och Gene
Therapy.

TKT:s produktplattform Niche Protein bygger pa proteinerséttning for behandling av séllsynta
genetiska s ukdomar som Fabry sukdom, Hunter sjukdom och Gaucher sjukdom, en grupp av
siukdomar som kannetecknas av franvaron av vissa metaboliska enzymer. Gene Activated
proteins & en patenterad metod for storskalig produktion av proteiner for

|&kemedel shehandling, som inte kraver att gener klonas och infogas i icke-humana cellinjer.
Foretagets genterapi-teknologi, kallad Transkaryotic Therapy, ar inriktad mot utvecklingen av
icke-virala ex-vivo genterapi-produkter for |angtidsbehandling av kroniska
proteinbristtillstand.
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