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Osteogenesis Imperfecta D
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» Ovanlig medfodd sjukdom som leder till 6kad benskdrhet
» Oftast p.g.a. av en punktmutation i en kollagengen

» Lagre benmassa

* Ingen bot

= Ingen effektiv behandling
Sjukgymnastik
Ortopedisk kirurgi
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Typel Type | Type IV Type IV Type Il
Femnale Female Male Female Female
Age, 38 yr Age, 63 yr Age, 40 yr Age, 35 yr Age, 27 yr

Height, 171 cm  Height, 137 em Height, 90 cm  Height, 124 cm  Height, 94 cm
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Type lll
Male
Age, 40 yr
Height, 84 cm

Hundratals frakturer

Smarta

Skelettmissbildningar

Extrem kortvaxthet
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BOOST celler

Mycket ben- och broskbildande fetala
mesenkymala stamceller (MSCs)

ALP activity (nM pNP/min.pg protein)
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v' Avancerat terapilakemedel tillverkat under GMP.

Allogena frysta “off-the-shelf” produkt med lang hallbarhet.
Séakra. Mycket osannolikt att de utvecklas till cancer.

Ingen immunreaktion.

Ingen medicinering kravs.
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Mycket mer benbildande &n adulta MSCs.
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EudraCT no: 2015-003699-60
ClinicalTrials.gov ID: NCT03706482

Oppen fas /1l studie
Ol typ Il eller svar typ IV med glycinmutationer

4 doser av allogena omatchade samma donors-
celler i.v. var 4:e manad

Sakerhet & effekt av 4 postnatala eller 1 prenatal
och 3 postnatala doser:

1. Postnatala gruppen: 1:a dosen till barn under
18 manader alder (n=15)

2. Prenatala gruppen: 1:a dosen innan fodseln (n=5)
3. Historiska kontroller: 1-5/deltagare

Studien godkand | Sverige, Holland och England.
Oppen pé Karolinska i Sverige.

Omedelbar uppféljning: 48 timmar (dos 1-2) och 24
timmar (dos 3-4) efter administrering

Primar uppfoljning: 6 & 12 manader efter dos 4
Langtidsuppfoljning: 10 ar efter 1:a dosen



+6 ar: Forsta barnet
Mars 2020
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+1.5 ar: Forsta prenatala dosen Nov 2021

Tre kvinnor/foster inkluderade under 2021
« Procedurerna framgangsrikt utférda

« Alla tre barnen har fatt 1-3 postnatala
doser var



Status BOOSTB4 studien BOOSTBID

18 barn har fatt BOOST celler i Sverige

= 15/15 postnatala deltagare fran 7 lander

[ Included participants
[l Included participants &
Clinical site

= 3 prenatala deltagare fran 2 lander

= 64/70 (91%) doser administrerade:

- 4/4 doser till 11 deltagare
 12-manaders uppféljning av 2 barn
+ 6-manaders uppfdljning av 6 barn

- 3/4 doser till 6 deltagare
- 2/4 doser till 1 deltagare

= |nga svara biverkningar relaterade till
cellerna eller studiens procedurer.



Vad hander nu?

= |nga fler prenatala deltagare kommer

inkluderas pga tidsrestriktioner i anslagen.

= Sista dosen ges i december 2022.

= Sista primara uppfoljningen sker i
december 2023.

= Analys av all data K1 2024.

= Langtids-uppfoljning tills 8 ar efter
1:a dosen.

BOOSTBlD
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