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Santhera erhalt positive Stellungnahme des CHMP zur Ausweitung der
Anwendung von AGAMREE® (Vamorolon) bei padiatrischen DMD-Patienten
ab zwei Jahren in der EU

Pratteln, Schweiz, 27. April 2026 — Santhera Pharmaceuticals (SIX: SANN) gab heute bekannt, dass der
Ausschuss flir Humanarzneimittel (CHMP) der Européischen Arzneimittelagentur (EMA) eine positive
Stellungnahme abgegeben hat, in der eine Erweiterung der Zulassung fiir AGAMREE® (Vamorolon) auf
die Behandlung von Patienten mit Duchenne-Muskeldystrophie (DMD) ab einem Alter von 2 Jahren
empfohlen wird.

AGAMREE ist derzeit in der Européischen Union fir die Behandlung von DMD bei Patienten ab 4 Jahren
zugelassen. Sollte die Europdische Kommission dem zustimmen, wiirde die CHMP-Stellungnahme die
zugelassene Altersgruppe auf Kinder ab 2 Jahren ausweiten — eine Population, bei der eine frihzeitige
entzindungshemmende Intervention langfristige Vorteile bieten konnte und bei der die
Vertraglichkeitsprobleme herkdmmlicher Kortikosteroide nach wie vor ein zentrales Anliegen darstellen.

Dario Eklund, Chief Executive Officer von Santhera, sagte: “Diese positive Stellungnahme des CHMP ist
ein wichtiger Schritt in Richtung unseres Ziels, AGAMREE jedem DMD-Patienten zugdnglich zu machen,
der davon profitieren kénnte. Fiir Familien und Arzte kann die Entscheidung, wann bei sehr kleinen
Kindern mit der Behandlung begonnen werden soll, angesichts der begrenzten
Behandlungsmdoglichkeiten eine besondere Herausforderung darstellen.”

Dr. Shabir Hasham, Chief Medical Officer von Santhera, sagte: “Die friihzeitige Einleitung einer
entziindungshemmenden Therapie bei DMD hat das Potenzial, den langfristigen Krankheitsverlauf neu
zu gestalten. Die positive Stellungnahme des CHMP spiegelt die Stdrke der klinischen und
Sicherheitsdaten von AGAMREE wider und erkennt den Bedarf an besser vertrdglichen
Behandlungsoptionen fiir Kleinkinder an. Wir setzen uns weiterhin dafiir ein, Arzten und Familien eine
Behandlungsoption fiir diese schutzbediirftige Patientengruppe zur Verfiligung zu stellen.”

Uber AGAMREE® (Vamorolon)

AGAMREE ist ein dissoziatives Kortikosteroid, das flir die Behandlung der Duchenne-Muskeldystrophie
(DMD) zugelassen ist. Es bindet selektiv an den Glukokortikoidrezeptor und 16st durch Hemmung der NF-
KkB-vermittelten Gentranskription eine entzindungshemmende Wirkung aus, wahrend es gleichzeitig
eine verminderte Transaktivierung anderer Gene bewirktl. AGAMREE ist kein Substrat fir 11-B-
Hydroxysteroid-Dehydrogenase (11B-HSD)-Enzyme, die an der lokalen Verstiarkung der
Glukokortikoidaktivitat im Gewebe beteiligt sind und mit der Kortikosteroid-assoziierten Toxizitat in
Verbindung gebracht werden?3. Dieses pharmakologische Profil bildet die Grundlage fiir seine Einstufung
als dissoziatives Kortikosteroid, das darauf ausgelegt ist, die entzlindungshemmende Wirksamkeit zu
erhalten und gleichzeitig die systemischen Effekte zu reduzieren, die mit einer langfristigen
konventionellen Kortikosteroidtherapie verbunden sind*=.

In der zulassungsrelevanten Phase-2b-Studie VISION-DMD erreichte AGAMREE seinen primaren
Endpunkt und zeigte nach 24 Wochen eine statistisch signifikante Verbesserung der Geschwindigkeit
beim Aufstehen (Time to Stand, TTSTAND) im Vergleich zu Placebo (p = 0,002)*. Die am haufigsten
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berichteten Nebenwirkungen waren Cushing-dhnliche Symptome, Erbrechen, Gewichtszunahme,
gesteigerter Appetit und Reizbarkeit; die meisten waren leicht bis mittelschwer?.

Langzeitdaten aus bis zu acht Jahren AGAMREE-Behandlung wurden auf der klinischen und
wissenschaftlichen Konferenz der Muscular Dystrophy Association (MDA) im Marz 2026 vorgestellt>®. In
Propensity-Score-gepaarten Analysen zeigte AGAMREE eine dauerhafte Wirksamkeit, die mit der von
Standard-Kortikosteroiden vergleichbar war, sowie ein differenziertes Sicherheitsprofil: eine geringere
Inzidenz von Wirbelkorperfrakturen im Vergleich zu mit Deflazacort behandelten Kohorten (8,1 % vs.
41,9 %; p = 0,0082)%; eine aufrechterhaltene normale Wachstumsentwicklung mit einem mittleren
GroRenvorteil von 12,17 cm bei einer Korpergrosse von im Vergleich zu herkdmmlichen Kortikosteroiden
(p < 0,0001)>® sowie eine geringere Inzidenz von Katarakten im Vergleich zu Deflazacort (p = 0,015),
wobei keine Fille von Glaukom beobachtet wurden®.

V Dieses Arzneimittel unterliegt einer zusétzlichen Uberwachung. Dies erméglicht die schnelle Erkennung
neuer Sicherheitsinformationen. Angehdérige der Gesundheitsberufe werden gebeten, alle vermuteten
Nebenwirkungen zu melden.
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Uber Santhera

Santhera Pharmaceuticals (SIX: SANN) ist ein Schweizer Spezialpharmaunternehmen, das sich auf die
Entwicklung und Vermarktung innovativer Medikamente fir seltene neuromuskulare Erkrankungen mit
hohem ungedecktem medizinischem Bedarf konzentriert. Das Unternehmen hat eine exklusive Lizenz
von ReveraGen fiir alle Indikationen weltweit fir AGAMREE® (Vamorolon), ein dissoziatives Steroid mit
neuartigem Wirkmechanismus, das in einer entscheidenden Studie an Patienten mit Duchenne-
Muskeldystrophie (DMD) als Alternative zu Standard-Kortikosteroiden untersucht wurde. AGAMREE zur
Behandlung von DMD ist in den USA von der Food and Drug Administration (FDA), in der EU von der
European Commission (EC), im Vereinigten Konigreich von der Medicines and Healthcare Products
Regulatory Agency (MHRA), in China von der National Medical Products Administration (NMPA) und in
Hongkong von der Department of Health (DoH) zugelassen. Santhera hat die Rechte an AGAMREE fir
Nordamerika an Catalyst Pharmaceuticals und fir China und bestimmte Lander in Siidostasien an
Sperogenix Therapeutics lizenziert. Weitere Informationen finden Sie unter www.santhera.com.

AGAMREE?® ist eine eingetragene Marke von Santhera Pharmaceuticals.


https://www.ema.europa.eu/en/documents/product-information/agamree-epar-product-information_en.pdf
https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC3799580/
https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC4088988/
https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC11067696/
https://www.mdaconference.org/abstract-library/long-term-impact-of-vamorolone-on-bone-health-compared-to-standard-of-care-glucocorticoids-soc-gc-in-boys-with-duchenne-muscular-dystrophy-dmd/
https://www.mdaconference.org/abstract-library/comparative-analysis-of-long-term-effectiveness-of-vamorolone-vs-standard-of-care-glucocorticoid-soc-gc-treatment-in-boys-with-dmd/
https://url.us.m.mimecastprotect.com/s/n1SIC9rpDVIOyGjgc0COUq_n3Q?domain=santhera.com

Santhera erhalt positive Stellungnahme des CHMP zur Ausweitung der Anwendung von AGAMREE®
(Vamorolon) bei padiatrischen DMD-Patienten ab zwei Jahren in der EU
27. April 2026 / Seite3 von 3

Fir weitere Informationen wenden Sie sich bitte an:

Santhera

Catherine Isted, CFO: IR@santhera.com
ICR Healthcare: Santhera@icrhealthcare.com
Stifel +44 (0)20 7710 7600

Brough Ransom, Charles Hoare, Fred Walsh

Octavian +41 (0)44 520 1588
Serge Monnerat, Marius Zuberbuehler

Haftungsausschluss / Zukunftsgerichtete Aussagen

Diese Mitteilung stellt weder ein Angebot noch eine Aufforderung zum Kauf oder zur Zeichnung von
Wertpapieren der Santhera Pharmaceuticals Holding AG dar. Diese Veréffentlichung kann bestimmte
zukunftsgerichtete Aussagen (iber das Unternehmen und seine Geschaftstatigkeit enthalten. Solche
Aussagen beinhalten bestimmte Risiken, Ungewissheiten und andere Faktoren, die dazu fiihren kdnnen,
dass die tatsachlichen Ergebnisse, die Finanzlage, die Leistung oder die Erfolge des Unternehmens
wesentlich von den in solchen Aussagen ausgedriickten oder implizierten Ergebnissen abweichen. Leser
sollten sich daher nicht GbermaRig auf diese Aussagen verlassen, insbesondere nicht im Zusammenhang
mit Vertrags- oder Investitionsentscheidungen. Das Unternehmen lehnt jede Verpflichtung zur
Aktualisierung dieser zukunftsgerichteten Aussagen ab.
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