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Mabion uzyskat od FDA status ODD dla leku MabionCD20 we
wskazaniu autoimmunologicznej anemii hemolitycznej

Status leku sierocego jest przyznawany przez FDA lekom majacym zapobiegaé oraz leczy¢ choroby
rzadkie, zapewnia sp6tkom biotechnologicznym szereg zachet wspierajacych rozwéj diagnostyki i terapii

Posiadanie statusu leku sierocego pozwala na zwolnienie z czesci optat do FDA, w tym oplat zwiazanych
z rejestracja leku, gwarantuje 7 lat wylacznosci rynkowej po uzyskaniu rejestracji i uprawnia do ulg
podatkowych przy przeprowadzaniu fazy badan klinicznych

Uzyskanie statuséw ODD (ang. Orphan Drug Designation), czyli desygnacji jako leku sierocego tacznie
juz w 2 wskazaniach skutecznie buduje wartos¢ projektu MabionCD20

Spétka w 1H 2023, po ukonczeniu analiz strategicznych, podejmie decyzje co do dalszego rozwoju
MabionCD20, w tym ewentualnego okresdlenia $ciezek i harmonograméw badan niezbednych do
rejestracji leku

MabionCD20 jest drugim zwiazkiem w historii typu rituximab, ktéry uzyskat status ODD we wskazaniu
autoimmunologicznej anemii hemolitycznej (AIHA)

Autoimmunologiczna anemia hemolityczna (AIHA) prowadzi do skrécenia czasu zycia krwinek z okoto
120 do - w najciezszych przypadkach - zaledwie kilku dni

MabionCD20 jest przeciwciatem monoklonalnym, lekiem biopodobnym do MabThera/Rituxan
(rituximab), a jego mechanizm dziatania powoduje, ze jest wykorzystywany w wielu wskazaniach
terapeutycznych, w tym licznych chorobach rzadkich i autoimmunologicznych, co jednoczesnie zwieksza
atrakcyjnosc¢ tego leku dla firm farmaceutycznych

.Po uzyskaniu w styczniu br. statusu ODD dla leku MabionCD20 we wskazaniu nefropatii btoniastej, informujemy o kolejnej
pozytywnej dla spétki decyzji FDA, przyznajqcej nam status ODD we wskazaniu autoimmunologicznej anemii hemolitycznej.
Zwracam uwage na fakt, ze MabionCDZ20 jest historycznie dopiero drugim zwigzkiem typu rituximab, ktdry uzyskat ten
status we wskazaniu AIHA. Ewentualne procedowanie projektu w tym wskazaniu w trybie zarezerwowanym dla lekow
sierocych wigze sie z mozliwosciq uzyskania szeregu korzysci na poziomie kosztowym oraz biznesowym. Sq to przede
wszystkim zwolnienia z czesci optat do FDA, w tym optat zwigzanych z rejestracjq leku i uprawnienia do ulg podatkowych
przy przeprowadzaniu fazy badari klinicznych na terenie USA. Decyzje co do dalszego rozwoju MabionCD20 podejmiemy
w TH 2023 i to od niej uzaleznione bedq kolejne potencjalne Sciezki rozwoju tego projektu” — wyjasnia Stawomir Jaros,
Cztonek Zarzadu Mabion S.A. ds. Operacyjnych i Naukowych.

Procedura desygnadji leku sierocego tzw. Orphan Drug Designation (ODD) zostata ustanowiona przez FDA w celu wsparcia
rozwoju lekéw i terapii majacych zapobiegac oraz leczy¢ choroby rzadkie. W przypadku autoimmunologicznej anemii
hemolitycznej (AIHA) roczna zapadalno$¢ jest oceniana na 0,8 do 2,4 przypadkow na 100 tys. mieszkancow, w Stanach
Zjednoczonych szacuje sie, ze okofo 60 tys. ludzi cierpi na te chorobe. Dzieki nadaniu statusu leku sierocego, firmy moga
uzyska¢ kilka benefitow, do najbardziej istotnych zaliczane sa ulgi podatkowe przy przeprowadzaniu fazy badan
klinicznych, zwolnienie z optat zwigzanych z konsultacjami z FDA oraz 7 lat wylgcznosci rynkowej w momencie
zatwierdzenia leku przez FDA. Przyznanie statusu ODD dla Mabion moze potencjalnie przyspieszy¢ rozwdj produktu
MabionCD20 jako leku biologicznego na autoimmunologiczng chorobe hemolityczna.
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JStatus leku sierocego uzyskany przez MabionCD20 juz w dwdch wskazaniach zwieksza atrakcyjnosc projektu wedtug kilku
analizowanych przez nas scenariuszy. W chwili zamkniecia prac nad dtugoterminowq strategiq rozwoju Spotki, bedziemy w
stanie precyzyjniej okreslic moZliwe sciezki dla projektu MabionCD20" — dodaje Adam Pietruszkiewicz, Cztonek
Zarzadu Mabion S.A. ds. Sprzedazy.

Autoimmunologiczna anemia hemolityczna (AIHA) jest ciezkim schorzeniem autoimmunologicznym, w ktérym
przeciwciata pacjenta atakuja jego wiasne erytrocyty (czerwone krwinki), powodujac ich rozpad i w rezultacie obnizenie
zdolnosci krwi do transportowania tlenu. Czas zycia krwinek, ktéry normalnie wynosi okoto 120 dni, moze zostac skrécony
w najciezszych przypadkach do zaledwie kilku dni. Typowe symptomy tej choroby to: gorgczka, blados¢, zmeczenie,
ostabienie miesni, podwyzszone tetno i dusznosci. AIHA moze nawet powodowac zagrazajace zyciu stany, takie jak
zakrzepica zyt czy ostra niewydolnos¢ nerek. Ostatnie badania wskazujg na wysoka efektywnos$¢ rituximabu w leczeniu
AIHA. Dlatego od niedawna jest on rekomendowany przez stowarzyszenia medyczne jako terapia drugiego rzutu, do
stosowania w razie braku skutecznosci standardowych immunosupresantow lub pojawienia sie ciezkich skutkow
ubocznych. W terapii AIHA, a doktadnie w - chorobie zimnych aglutynin jednej z dwdch gtéwnych odmian AIHA,
dotychczas zostat zarejestrowany tylko jeden lek. W 2022 r. FDA zaakceptowata sutimlimab - przeciwciato monoklonalne,
dla ktérego koszt rocznej terapii szacowany jest nawet na 280 000 USD. Sutimlimab moze by¢ uzywany wytacznie w matej
populagji pacjentow z AIHA (10-15%) i cechuje go inny mechanizm dziatania niz rituximab.
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Informacje na temat Mabion S.A.

Mabion S.A. (GPW: MAB) jest w petni zintegrowang polska firma biofarmaceutyczng zatozong w 2007 roku, ktérej gtownym obszarem
dziatania jest opracowywanie i rozwdj lekow najnowszej generacji opartych na technologii biatek rekombinowanych (np. przeciwciat
monoklonalnych). Kompetencje Mabion obejmujg zaréwno faze projektowania leku, jak i dobdr technologii ekspresji biatek, ich
oczyszczania, dziatania produkcyjne w standardzie GMP (uzyskiwanie Substancji Czynnych ,Drug Substance” oraz Produktow Gotowych
,Drug Product”), rozwdj narzedzi analitycznych (do charakterystyki strukturalnej, funkcjonalnej, fizykochemicznej), rozwdj kliniczny,
analityke kliniczng oraz peten zakres dziatar regulacyjnych w obszarze rozwojowym i operacyjnym. Najbardziej zaawansowany projekt
spotki to MabionCD20, lek biopodobny do MabThera (rituximab) ze wskazaniami terapeutycznymi dla chtoniakdéw nieziarmiczych,
biataczek i reumatoidalnego zapalenia stawow (RZS). Ponadto, od momentu podpisania w pazdzierniku 2021 roku kontraktu z Novavax
na komercyjne wytwarzanie szczepionki na COVID-19 Mabion rozwija i rozszerza swoja istniejacg platforme o dziatalnos¢ w zakresie
CDMQO, tj. ustugi kontraktowego rozwoju, produkcji GMP oraz ustug analitycznych GMP/GLP w petnym zakresie ww. mozliwosci. Mabion
jest spotkg publiczng, notowang na Gietdzie Papierdw Wartosciowych w Warszawie. Wiecej informacji o Spétce na stronie internetowe)
www.mabion.eu
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