Malmé, 22 april, 2022

Pila Pharma bygger pipeline - ansé6ker om Orphan Drug Designation i
USA

Pila Pharma AB meddelar att bolaget har ansékt om Orphan Drug Designation
(sarlakemedelsstatus) vid U.S. Food and Drug Administration, FDA, f6r
utvecklingskandidaten XEN-D0501. Syftet ar att ta fram en behandling av en sjukdom
forknippad med smarta pa grund av neurogen inflammation.

Pila Pharmas utvecklingskandidat XEN-DO501 ar under utveckling fér behandling av
typ 2-diabetes. Forberedelser pagar enligt plan for kommande kliniska tester i fas 2b.
Bolagets lakemedelskandidat fungerar grovt férenklat sa att den hammar,
aktiviteteten hos kroppens TRPV1-receptorer. TRPV1 har flera funktioner i kroppen
och bland annat har upptéckten av dess roll vid smérta belénats med 2021 ars
Nobelpris i medicin.

Forutsatt att Orphan Drug Designation erhalls av FDA, avser Pila Pharma att s6ka
finansiering for att initiera kliniska fas 2/3-studier for att testa sékerheten och effekten
av XEN-D0501 vid den séllsynta sjukdomen i syfte att registrera en produkt med
séarlakemedelsstatus.

VD Dorte X. Gram kommenterar:

"Jag ar verkligen glad dver att vi nu offentligt kan dela vad vi har arbetat med internt
de senaste manaderna. Denna ans6kan markerar en ny fas i Pila Pharmas historia
med aktiv utforskning av alternativa indikationer dar XEN-D0501 eller dess analoger
kan vara anvandbara. Vi har haft gonen pa flera andra indikationer ett tag, bland
annat denna specifika sallsynta sjukdom, men det ar férst nu vi har den kompetens,
resurser och de samarbetsavtal som gér att vi kan starta nya projekt. Vi har tidigare
sagt att XEN-D0501 har potential att vara anvéandbar som behandling fér andra
sjukdomar dar neurogen inflammation spelar roll, och vi kommer att fortsatta pa den
vagen for att pa sikt utveckla en pipeline med fokus pa TRP som plattformsteknologi.”
Pila Pharma har tagit fram denna anstkan i samarbete med Worldwide Clinical
Trials, en kontraktforskningsorganisation, CRO, med verksamhet i USA och med
specialkompetens inom klinisk utveckling av lakemedelssubstanser.

Ett godkédnnande av anstkan om Orphan Drug Designation innebér att Pila Pharma
erhaller en marknadsexklusivitet och andra foérdelar for XEN-D0501 fér behandling av
denna specifika sjukdom i USA under sju ar efter registrering.

Fo6r mer information:
Dorte X. Gram, VD
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Om PILA PHARMA (PUBL)

PILA PHARMA ar ett svenskt bioteknik-féretag inom diabetesforskning med séate i Malmo.
Bolagets mal ar att utveckla en Gverlagsen ny medicin i tablettform mot typ 2-diabetes.
Bolaget ager anvandarpatent fér behandling av diabetes och fetma med TRPV1-antagonister
samt immateriella rattigheter fér utvcekling av produktkandidaten XEN-DO501. Bolaget
noterades pa Nasdaq First North GM i Stockholm i juli 2021 i syfte att finansiera den fortsatta
utvecklingen av XEN-DO501. API ar fardigstéllt for ytterligare tre manaders prekliniska studier
for att medge bolaget att ga vidare den huvudsakliga tre manaders fas 2b-studien i
diabetespatienter. Studien ar planerad att starta under férsta delen av 2023.

Om XEN-D0501 och TRPV1-antagonister

XEN-DO0501 &r en mycket selektiv och potent liten molekyl, en TRPV1-antagonist, som
tidigare utvecklades av Bayer Healthcare och Xention/Ario Pharma. TRPV1-receptorn (adven
kallad chilireceptorn) har visat sig ha en roll vid smérta och inflammatoriska sjukdomar och
tros aven spela en roll vid diabetes. XEN-D0501 férvarvades av PILA PHARMA i mars 2016
pa grund av sin mycket goda sékerhets- och biverkningsprofil jamfért med andra TRPV1-
antagonister. TRPV1-antagonister som ldkemedelsklass har tidigare férknippats med
allvarliga biverkningar som till exempel hypertermi (feber) men det har hittills inte varit fallet
med XEN-D0501 i atta kliniska studier. Den maximala tolerabla dosen av XEN-D0501 f6r
icke-diabetiska individer har tidigare satts till 4 milligram tva ganger dagligen dar man
noterade god sakerhet men ingen effekt i inte-diabetiska patienter med dveraktiv urinblasa
och kronisk hosta. | november 2018 kunde PILA PHARMA presentera den férsta kliniska
studien (PP-CT01), som visade upp en god sakerhetsprofil av XEN-D0501vid enstaka doser
upp till 8 milligram. Det senaste studieresultatet presenterades i september 2020. Studien
(PP-CT02) visade att multipla doser av XEN-D0501 (4 mg tva ganger dagligen i 28 dagar)
ocksa tolererades val av patienter med typ 2-diabetes. Darutover visade studien, med
statistisk signifikans jamfért med placebo, att XEN-DO501 stimulerar kroppens insulinrespons
vid ett oralt intag av glukos (socker), alltsa bevis for mekanismen i insulinreglering (proof of
principle).

Om diabetes

Diabetes ar en global pandemi med ofattbara 537 miljoner diabetiker vilket motsvarar
uppskattningsvis 8-10 procent av varldens befoklning. Uppskattningsvis har 90 procent av alla
diabetiker typ 2-diabetes, medan cirka 10 procent har typ 1-diabetes. Sjukdomen kan leda till
hjart-karlsjukdomar som minskar patientens livskvalitet, 6ka risken fér dédsfall samt héga
sjukvardskostnader. Trots att stora framsteg gjorts med behandling av diabetes aterstar ett
stort ométtat behov av behandlingar som ar effektiva, sékra och tillgangliga och prisvérda.

Om Worldwide Clinical Trials

Worldwide Clinical Trials ar en global, medelstor kontrakisforskningsorganisation, CRO, som
tillhandahaller topppresterande utvecklingstjanster i preklinisk fas och i fas 1-4 till bioteknik-
och lakemedelsindustrin, med verksamhet i 60 lander inklusive USA. Stora terapeutiska
fokusomraden ar onkologi, neurovetenskap, kardiovaskulara, metabola, och sallsynta
sjukdomar.

Bolagets aktie, med kortnamn PILA, &r féremal for handel pa Nasdagq First North Growth
Market med Aqurat Fondkommission AB som Certified Adviser. info @aqurat.se.
Tel. 08-684 05 800

Denna information &r sadan information som PILA PHARMA AB &r skyldig att offentliggéra

enligt EU:s marknadsmissbruksférordning. Informationen ldmnades fér offentliggérande den
22 april 2022 kI 09.00.
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