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Osteogenesis

Imperfecta
Medfodd benskorhet

= Qvanlig genetisk sjukdom som
leder till ckad benskorhet

= Lagre benmassa

Hundratals frakturer

* Ingen bot
: . Smarta
» |ngen effektiv behandling
Sjukgymnastik Skelettmissbildningar

Ortopedisk kirurgi
Bisfosfonater, medicin som 6kar benmassan Extrem kortvaxthet
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Transplantation av benbildande
stamceller kan forbattra halsan hos barn
med svar Osteogenesis Imperfecta.

Tidig behandling ger battre resultat.



BOOST celler

Mesenkymala stamceller (MSC)
Sakra

v" Mycket osannolikt att de bildar cancer

v Leder inte till en immunreaktion
v Ingen for- eller efterbehandling kravs

Effektiva

v Ben- och broskbildande

v" Mycket battre pa att bilda ben
an andra stamceller

v’ Léattare att tillverka

Ett avancerat terapi-lakemedel (ATMP)

- Sakerhet och effekt pavisad
I moss med Ol




Hur fungerar BOOST celler? %
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1.

Cellerna tinas pa
Vecura och ges som
en intravenos dos

2.

Cellerna hittar till
benen dar de:

« Slaran
 Bildar ben och kollagen

3.

Resulterar i farre
frakturer, mindre
smarta och starkare
ben
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Varfor behandling innan gy i
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eller tidigt efter fodseln?

0 Forhindra skador

U Del av den normala
stamcellsmigrationen

=  Mer omoget immunforsvar

= Battre anatomi for distribuering av
cellerna (prenatalt)

=  Psykologisk aspekt for foraldrarna
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Forsta behandlingen F957 Instiutet
» Svar typ av Ol. Stamceller i vecka 32. |
e “Battre an forvantat”. Nu 19 ar gammal. 120 P s e g
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Den enda andra individen i varlden med
samma mutation avled vid 5 manaders alder
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Sammanfattning av tidigare fall =
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Fallbeskrivningar av 3 ofodda barn &
1 spadbarn med svar Ol som
transplanterats med BOOST celler

* |nga biverkningar

» Flera booster doser med samma
donators-stamceller sakert

* |ngen matbar immunreaktion

= Anslag i benen

= Donators-DNA detekterat i blodet
efter en fraktur

= Klinisk effekt pa tillvaxt och frakturer




Tillverkning
av BOOST
celler

Asa & Annika pa
Vecura, Karolinska
Universitetssjukhuset

Bone differentiation



BOOSTBZD

> Klinisk studie

» Fyra doser/barn var 4:e manad

» 4 doser efter fodseln (forsta dosen
innan 1.5 ars ader)

= 1 dos fore fodseln + 3 doser efter

> Sakerhet & effekt av
stamcells-doserna

> Jamfor mot historiska och
obehandlade kontroller

Vi undersoker aven:
= FEtiska standarder och risker

= Hur olika intressenter uppfattar
behandlingen

= Halsoekonomi
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Fetal therapy centres that have been approached by project partners and have agreed to provide
support for the clinical trial



Uppfoljning BOOSTBZD

START OF THE END PERIOD 1 END OF PERIOD
TRIAL & START & START OF 2 & END OF THE
OF PERIOD 1 PERIOD 2 TRIAL
° * * * * * * 9 A A A A A A A A ]
0 +4M +8M +12M +18 M +24 M +3Y +4Y +5Y +6Y +7Y +8Y +HY +10Y
PRIMARY
DOSE 1-4 FOLLOW-UP LONG-TIME FOLLOW-UP

« Dos 1+2: Uppfdljning under 48 timmar
« Dos 3+4: Uppfdljning under 24 timmar
* Primar uppfdljning: 6 & 12 manader efter sista dosen

« Langtids-uppfdljning: 10 ar efter 1:a dosen
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Forsta prenatala behandlingen!  isge: flinska
November 2021

Wno 18°

» Tva barn till december 2021.
> Alla 3 barn fodda, mar bra.
> Ett barn har fatt 1 dos efter fodseln.



Status BOOSTB4 studien i+ gl
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17 barn har fatt stamceller "
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= 15/15 postnatala deltagare fran 7 olika lander* inkluderade
= 3/5 prenatala deltagare fran 2 lander* inkluderade

= 37 doser administrerade totalt:
4/4 doser till 4 deltagare
3/4 doser till 2 deltagare
2/4 doser till 4 deltagare
1/4 dos till 7 deltagare

1 deltagare inkluderad men annu ingen dos.
Inplanerad 2:a mars.

= Hittills inga svara biverkningar

* Sverige, Norge, Danmark, England, Nederlanderna, Tyskland, Turkiet
** England, Tyskland
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