Do spotecznosci os6b dotknietych chorobg Niemanna Picka typu C,

Z przyjemnoscig informujemy, ze od dnia 16 listopada firma Orphazyme A/S jest
notowana na gietdzie Nasdaq OMX w Kopenhadze w ramach pierwszej oferty
publicznej (IPO).

Firma Orphazyme zdecydowata sie na dotgczenie do innych spétek gietdowych w
celu zgromadzenia kapitatu niezbednego do ukonczenia wszystkich klinicznych i
nieklinicznych badan wraz z walidacjg proceséw produkcyjnych wymaganych
przez organy regulacyjne. Umozliwi to zgtoszenie wniosku o dopuszczenie
nowego leku w organizacji FDA oraz wniosku o dopuszczenie marketingowe w
organizacji EMA dla naszego badanego leku arimoclomol, przeznaczonego do
leczenia choroby Niemanna Picka typu C (NPC).

Zgromadzone w ramach IPO $rodki netto zamierzamy takze przeznaczy¢ na
dalszy rozwéj leku arimoclomol w zakresie mozliwosci leczenia innych rzadkich
choréb zwigzanych z nieprawidtowo pofatdowanymi biatkami, ktérych leczenie -
podobnie jak choroba NPC - jest w duzym stopniu nieznane. Jednak nasza
misja pozostanie niezmieniona i spotecznos¢ oséb dotknietych chorobg NPC
moze mie¢ pewno$é, ze pacjenci i ich rodziny bedg nadal priorytetem dla naszej
firmy.

Majac teraz dostep do potrzebnych funduszy na opracowanie danych i
dokumentacji do wnioskdéw dotyczacych NPC, rozbudujemy nasza organizacje,
ktadac jeszcze wiekszy nacisk na przeprowadzenie niezbednych prac badawczych
i dziatan wymaganych przez organy regulacyjne, tak aby zapewnié¢ dostepnosc
leku arimoclomol dla pacjentéw cierpigcych na NPC.

Leczenie NPC pozostanie naszym gtéwnym i najbardziej zaawansowanym
programem z rozpoczetym i trwajacym badaniem fazy 3 leku arimoclomol. 50
pacjentéw dotgczyto do préb na okres 12 miesiecy do badan randomizowanych z
grupg kontrolng placebo. Jeste$smy bardzo wdzieczni tym osobom oraz ich
rodzinom za ich zaangazowanie na rzecz pomysinego przeprowadzenia badan, a
takze za ich pomoc w rozwoju nauk medycznych dla catej spotecznosci oséb
dotknietych chorobg NPC.

Pierwszy pacjent dotaczyt do fazy 3 badan w czerwcu 2016 r. Z 50
zarejestrowanych pacjentéw, pie¢ oséb zakonczyto juz 12-miesieczny okres
terapii i te osoby zgtosity sie do przejscia do przedtuzonej fazy otwartej badania,
podczas ktérej wszyscy otrzymujg arimoclomol w ramach kontynuacji terapii.
Poniewaz ostatni pacjent dotaczyt w maju 2017 r., oczekujemy, ze wyniki fazy 3
tego badania beda dostepne jesienig 2018 r.

Jestesmy zaszczyceni mozliwoscig wspotpracy ze spotecznoscig NPC od 2010 r. i
wierzymy, ze oferta IPO sprawi, ze bedziemy w stanie kontynuowac nasze
wspdlne dziatania. Zdajemy sobie sprawe, ze sprawa dostepnosci leku
arimoclomol jest bardzo pilna. Zaktadamy, ze wyniki fazy 3 badania bedg
pozytywne i zdajemy sobie sprawe z wagi tego przedsiewziecia.

Z powazaniem,

Anders Hinsby
CEO, Orphazyme
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