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Santheras Raxone® als Promising Innovative Medicine (PIM) und
geeigneter Kandidat fur weitere Prifung im Rahmen des
UK Early Access to Medicines Scheme (EAMS) zur Behandlung
von Duchenne-Muskeldystrophie anerkannt

Liestal, Schweiz, 23. Dezember 2016 — Santhera Pharmaceuticals (SIX: SANN) gibt bekannt,
dass die britische Arzneimittelbehérde MHRA (Medicines and Healthcare Products
Regulatory Agency) Raxone® (idebenone) zur Behandlung von Duchenne-Muskeldystrophie
(DMD) bei Patienten mit abnehmender Atmungsfunktion und ohne Glucocorticoid-
Begleittherapie den Status eines ,vielversprechenden innovativen Arzneimittels“ (Promising
Innovative Medicine, PIM) zuerkannt und als geeigheten Kandidaten fir die Stufell des
EAMS Prozesses ausgewahlt hat.

Das Early Access to Medicines Scheme soll Patienten in Grossbritannien mit lebensbedrohlichen
oder zu schwerer Beeintrachtigung fihrenden Erkrankungen, fir die es keine oder keine zufrieden-
stellenden Behandlungsoptionen gibt, den Zugang zu noch nicht zugelassenen Arzneimitteln er-
maoglichen.

»Wir sind hocherfreut iber den Entscheid der MHRA, Raxone als Kandidaten fir den Einschluss in
das Early Access to Medicines Scheme zu benennen, da dies den hohen medizinischen Bedarf
bei DMD unterstreicht und den innovativen Behandlungsansatz von Raxone anerkennt", sagte
Thomas Meier, PhD, CEO von Santhera.

Nic Bungay, Director of Campaigns, Care and Information bei Muscular Dystrophy UK, erganzte:
~Wir begrissen diese ausserst ermutigende Nachricht, dass Raxone als geeignet fur die Stufe I
des EAMS-Prozesses angesehen wurde, zumal dies das erste Arzneimittel zur Behandlung einer
Muskeldystrophie ist, das dieses Stadium erreicht hat. Dies zeigt, dass die Einfuhrung von EAMS,
um das Muscular Dystrophy UK ersucht hatte, zur raschen Beurteilung von neuen Behandlungen
beitragen kann. Wir fordern die Regierung auf, den Einsatz von EAMS durch pharmazeutische
Unternehmen weiterhin zu unterstiitzen, um potenziell vielversprechende Behandlungen zu ermdg-
lichen.”

Die Europdische Arzneimittelbehdrde (EMA) und das Schweizerische Heilmittelinstitut Swissmedic
prufen derzeit Antrage auf Marktzulassung fiir Raxone zur Behandlung von DMD-Patienten mit ab-
nehmender Atmungsfunktion und ohne Glucocorticoid-Begleittherapie. Dies wirde Patienten mit-
einschliessen, die fruiher mit Glucocorticoiden behandelt wurden oder bei denen diese unerwinscht,
nicht vertraglich oder kontraindiziert sind.
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Uber das UK Early Access to Medicines Scheme (EAMS)

Das von der Industrie unterstiitzte EAMS in Grossbritannien soll Patienten mit lebensbedrohlichen
oder zu schwerer Beeintrachtigung fihrenden Erkrankungen, fiir die es keine oder keine zufrieden-
stellenden Behandlungsoptionen gibt, den Zugang zu noch nicht zugelassenen Arzneimitteln er-
mdoglichen. EAMS ist ein zweistufiger Prozess:

Stufe | beinhaltet die Ausweisung als ,vielversprechendes innovatives Arzneimittel* (Promising
Innovative Medicine, PIM). Die PIM-Ausweisung ist ein Frihindikator dafiir, dass ein Arzneimittel
ein vielversprechender Kandidat fiir das EAMS ist und bestatigt, auf Grund einer vorlaufigen Uber-
prifung der Studiendaten durch die Arzneimittelbehérde, dass dessen klinische Entwicklung plan-
massig verlauft.

Stufe Il umfasst eine wissenschaftliche Stellungnahme (Scientific Opinion) seitens der Medicines
and Healthcare Products Regulatory Agency (MHRA, britische Arzneimittelbehtrde). Diese Stel-
lungnahme beurteilt Nutzen und Risiken eines Arzneimittels und unterstiitzt verschreibende Arzte
und Patienten bei der Entscheidung zur Verabreichung eines Medikaments vor dessen Marktzulas-
sung.

Uber Santhera

Santhera Pharmaceuticals (SIX: SANN) ist ein auf die Entwicklung und Vermarktung innovativer
Medikamente zur Behandlung seltener neuromuskulérer und mitochondrialer Krankheiten fokussier-
tes Schweizer Spezialitdtenpharmaunternehmen. Das erste Produkt von Santhera, Raxone, ist in
der Europaischen Union, Norwegen, Island und Liechtenstein zur Behandlung von Leber
Hereditarer Optikusneuropathie (LHON) zugelassen. Fur Duchenne-Muskeldystrophie (DMD), die
zweite Indikation fir Raxone, hat Santhera in der Europaischen Union und der Schweiz einen An-
trag auf Marktzulassung gestellt. In Zusammenarbeit mit dem US National Institute of Neurological
Disorders and Stroke (NINDS) entwickelt Santhera Raxone in einer dritten Indikation, primar
progredienter Multipler Sklerose (PPMS), sowie Omigapil fur Patienten mit kongenitaler
Muskeldystrophie (CMD). Fur alle diese Krankheiten besteht ein sehr hoher medizinischer Bedarf.
Weitere Informationen zu Santhera finden Sie unter www.santhera.com.

Raxone® ist eine eingetragene Marke von Santhera Pharmaceuticals.

Fir weitere Auskiinfte wenden Sie sich bitte an:

Thomas Meier, PhD, Chief Executive Officer Christoph Rentsch, Chief Financial Officer
Telefon +41 61 906 89 64 Telefon +41 61 906 89 65
thomas.meier@santhera.com christoph.rentsch@santhera.com

Medienkontakt

Eva Kalias, Vio Consult
Telefon +41 78 671 98 86
kalias@vioconsult.com
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Disclaimer / Zukunftsgerichtete Aussagen

Diese Pressemitteilung kann gewisse in die Zukunft gerichtete Aussagen uber Santhera und ihre
Geschaftsaktivitdten enthalten. Solche Aussagen beinhalten gewisse Risiken, Unsicherheiten und
andere Faktoren, die zur Folge haben kénnen, dass tatsachlich erzielte Geschéftsresultate, die
finanzielle Verfassung, die Leistungsfahigkeit und die Zielerreichung wesentlich von dem abwei-
chen, was in solchen Aussagen implizit oder explizit erwdhnt ist. Leserinnen und Leser sollten die-
sen Aussagen daher kein Uberméssiges Gewicht beimessen; dies ganz besonders nicht im Zu-
sammenhang mit Vertrdgen oder Investitionsentscheiden. Santhera tbernimmt keine Verpflichtung,
diese in die Zukunft gerichteten Aussagen zu aktualisieren.
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