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Safe Harbour Statement

The information contained in this document and communicated verbally to you (together the "Presentation") is being supplied to you solely for your information and may
not be copied, reproduced or further distributed to any person or published, in whole or in part, for any purpose.

The Presentation does not form any part of an offer of, or invitation to apply for, securities in Pharming Group N.V. (the "Company").

The Presentation speaks as of the date shown on the front cover. The Company assumes no obligation to notify or inform the recipient of any developments or changes
occurring after the date of this document that might render the contents of the Presentation untrue or inaccurate in whole or in part. In addition, no representation or
warranty, express or implied, is given as to the accuracy of the information or opinions contained in the Presentation and no liability is accepted for any use of any such
information or opinions given by the Company or by any of its directors, members, officers, employees, agents or advisers.

The Presentation contains forward-looking statements, including statements about our beliefs and expectations. These statements are based on our current plans,
estimates and projections, as well as our expectations of external conditions and events. Forward-looking statements involve inherent risks and uncertainties and speak
only as of the date they are made. The Company undertakes no duty to update these and will not necessarily update any of them in light of new information or future
events, except to the extent required by applicable law.

The Company's securities have not been and will not be registered under the U.S. Securities Act of 1933, as amended (the "Securities Act"), and may not be offered or sold
in the United States absent registration under the Securities Act or an available exemption from, or transaction not subject to, the registration requirements of the
Securities Act.



Bedrijfsoverzicht

Beurs: Euronext: PHARM: ~€900m-1miljard (~$1- 1.1 
miljard)
Locatie: Nederland, ~210 werknemers wereldwijd
Focus: Ontwikkeling en commercialisering van zeldzame
en zeer zeldzame aandoeningen
Leidend product: RUCONEST®

• Recombinante humane C1-esteraseremmer
(enzymvervangingstherapie)

• Tegen acute angio-oedeemaanvallen bij patiënten 
met hereditair angio-oedeem (HAE) 

• Distributie in de VS, EU, LatAm, Korea en Israël. 
Uitbreiding naar andere landen wordt voorzien

Netto winst in 9M2019 € 24 miljoen, omzet € 123 miljoen. 
Verwachting: een voortgaande groei van de verkopen
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Pharming: heden en toekomst

“End to End” 
infrastructuur

Pijplijn
met groot
potentieel

Solide, 
winstgevende

inkomsten

Pharming bezit alle capaciteiten die nodig zijn voor duurzame, 
substantiële groei

Pharming is  een winstgevende, groeiende en volledig geïntegreerde 
biofarmaceutische onderneming, van platform tot commercialisatie, 
met meerdere producten voor meerdere indicaties

Hieruit kunnen we duurzame extra groei stimuleren door het 
ontwikkelen van innovatieve oplossingen voor geselecteerde 
zeldzame, ultra-zeldzame en specifieke aandoeningen
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Solide, 
winstgevende

omzet



RUCONEST® : sterke executie commerciële strategie

HAE is een complexe, ernstige ziekte met vele 
specifieke eigenschappen en een gediversifieerde 
markt. De huidige goedgekeurde therapieën 
hebben allemaal betrekking op bepaalde specifieke 
segmenten/fenotypes van HAE

RUCONEST® bedient als enige recombinante eiwit 
vervangende therapie dankzij dosering en wijze 
van toediening een segment waartoe andere 
therapieën niet altijd adequaat in staat zijn

Door de kracht van RUCONEST® heeft Pharming 
een sterke balans met een groeiende kaspositie

Na de Q3 resultaten is al bijna het niveau van
geheel 2018 bereikt

Pharming is uitstekend gepositioneerd voor 
verdere groei
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RUCONEST®: Patiëntensegmentatie

# HAE 
patiënten

Mild
1-3 aanvallen per maand

Matig
4-6 aanvallen per maand

Ernstig/frequente aanvallen
6+ aanvallen per maand

RUCONEST® 
Segment

Geschat op
~20-30% van de

markt

Convenience markt
(Profylactische therapieën)

Convenience is niet zo belangrijk 
voor deze groep; het draait 
allemaal om effectiviteit en 

betrouwbaarheid

Doorbraak-
aanvallen

1. Banerji A, et al. Allergy Asthma Proc. 2018;39:212-223

Toenemend gebruik door
Life Cycle Management en

andere marketing-
boodschappen (Cat B)
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End to End 
Infrastructure



From Milk to Medicine

11 stappen
Ongeveer 9 maanden

USP

Production

Transport

Storage

DSP F&F P&L



Downstream Processing (DSP)

Goal:
• Purification
• Virus inactivation/removal
• Concentration
• Formulation

milk

Step 1 Step 2 Step 3 Step 4 Step 5

Step 7 Step 8 Step 9

DS DS

~90 bags 2 bags

Fr
ee

zi
ng

Step 6



Downstream Processing (DSP)



Fill & Finish (F&F)

DS DS

DS DS

Step 1 Step 2 Step 3

4 bags

~2500 vials 

Step 4 Step 5



Fill & Finish (F&F)



Packaging & Labeling (P&L)



Pijplijn
met groot
potentieel



Pijplijn met hoog potentieel

Lead 
Optimization Fase I Fase II Fase III

Goedkeuring & 
CommercialisatiePreklinisch

Acuut Hereditair Angio-Oedeem (HAE)RUCONEST® 

Acuut Nierfalen (AKI)rhC1 INH

rhC1 INH Pre-Eclampsie

RUCONEST® HAE Acuut (Intra Musculair)

Pompeα-Glucosidase

Fabry’sα-Galactosidase

RUCONEST® Levenscyclus

rhC1 INH Franchise

Additionele Platform Programmma’s

RUCONEST® 
HAE Prophylaxe
(Intra Dermaal)

Geactiveerd PI3K-delta-syndroom (“APDS”). 

Late fase ingelicentieerd

Leniolisib (CDZ 173)

Alle ontwikkelingsplannen 
hebben een sterke 
wetenschappelijke 

onderbouwing en voorzien 
in grote onvervulde 
medische behoeften
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Acuut Nierfalen (AKI)
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Acuut nierfalen (AKI) als gevolg van contrastvloeistof (CM) 

Voor het eerst beschreven in 1950’s

Röntgencontrastmiddel is verantwoordelijk voor 11% van de 

gevallen van in het ziekenhuis opgelopen nierinsufficiëntie, de 

op twee na meest voorkomende oorzaak van nierfalen na 

verminderde nierdoorbloeding en het gebruik van voor nieren 

giftige  medicijnen.

AKI door contrastvloeistof is verantwoordelijk voor 1 op de 3 

gevallen van acuut nierfalen (AKI) die in het ziekenhuis worden

opgelopen. Het treft tussen 1% en 2% van de bevolking en tot 

50% in hoog-risico subpopulaties na een hartkatheterisatie  of 

een dotteringreep.1

1 Mehran R, Nikolsky E. Contrast-induced nephropathy: definition, epidemiology, and patients at risk. Kidney Int Suppl 2006:S11–15
CIN= Contrast induced nephropathy

https://heart.bmj.com/content/102/8/638#xref-ref-5-1


Acuut nierfalen (AKI) als gevolg van contrastvloeistof 

- Bloed/urine bemonstering
- Discharge

Poliklinisch bezoek
- Bloed/urine bemonstering

Telefonisch interview

- Screening
- Geïnformeerde toestemming
- Randomisering
- uitgangswaardemonsters
- Hydratatie

Groep 1: rhC1INH
<84kg: 50 U/kg
>84kg: 4200 U

Groep 2: placebo
NaCl 0.9%

Study completed M. Osthoff MD et al.,University Hospital Basel, CH

Dag 0 Dag +2

Dag -1/0 Dag +1 Week +4 en +12



Proof of Concept

Relative urine  NGAL peak increase 48 h, (%)



Pre-Eclampsie (PE) 
Zwangerschapsvergiftiging
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Zwangerschapsvergiftiging (PE), frequentie en complicaties

• Zwangerschapsvergiftiging (PE) heeft een
prevalentie van 1-17% wereldwijd. Schatting 
van jaarlijkse gevallen van PE in de VS alleen: 
120.000+.
(Steegers et al., 2010; Osungbade and Ige, 2011)

• Momenteel is bevallen de enige therapie 
tegen PE, maar dit is geen optie voor vroege
PE (vanaf week 20 van de zwangerschap). 

• Het belangrijkste doel van de behandeling is 
om een veilige zwangerschap voor PE-
patiënten zo lang mogelijk te verlengen ter 
vergroting van de kans op een goede uitkomst 
van de bevalling.

22Prof. G. Dekker, presentation, Pharming CMD, New York City, June 21, 2018



Zwangerschapsvergiftiging (PE)

Grote onvervulde medische behoefte waarvoor geen

behandeling voorhanden is

Aanzienlijke kosten voor gezondheidszorg en gezinnen

Aandoening uitdagend voor onderzoek; vereist een 

doordachte, ethische benadering

Eerste klinische studie gestart (Nederland en Australië) 



Activated PI3K-δ Syndrome (APDS)
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• Primary immunodeficiencies (PID) leidt tot ontregeling van het immuunsysteem, 
wat leidt tot veel complicaties

o Frequentie van 1 in 1200
o Meer dan 300 genen zijn bekend die PID’s veroorzaken
o Zeer uiteenlopende klinische verschijningsvormen, maar een grotere gevoeligheid voor

infecties is veel voorkomend bij de meeste PID’s

• Geactiveerd PI3K-delta-syndroom (APDS) is een PID
• Veroorzaakt door autosomaal dominante mutaties
• Verhoogde activiteit van phosphoinositide-3-kinase δ (PI3Kδ)
• Geschatte prevalentie van 1-2/million
• Meer dan 240 gevallen beschreven in literatuur
• Screening in subset van PID patiënten heeft een ratio van: 5/669 (1%) en 17/184 (9%)
• Commercieel beschikbare genetische testen

Primaire Immunodeficiëntie en APDS Achtergrond
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Angulo I, et al. Science. 15;342. 2013. Lucas CL. Nature Immunology. 15, 88-97, 2014.  Michalovich
D, et al. Frontiers Immuno. 2018.  Jamee M, et al. Clin Rev Allergy Immunology. 2019.
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APDS Klinisch Spectrum

RTI/Pneumonia
Bronchietasis
Lymphadenopathy
Splenomegaly
Herpes viremia
Nodular hyperplasia
Autoimmunity
Enteropathy
Lymphoma
Death
Developmental delay

= Presence of a complication

ADPS Patient Cohort Study, n=53 

Modified from: Coulter TI, et al. JACI. Vol 139:2, 2017.

Uiteenlopende klinische symptomen 
en tekenen
• Terugkerende infecties
• Abnormale vergroting van organen
• Kwaadaardigheid
• Auto-immuniteit

Jamee M, et al. Clin Rev Allergy Immunology. 2019.


Sheet1
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APDS Misdiagnosis

Jamee M, et al. Clin Rev Allergy Immunology. 2019.

Verdeling van primaire klinische
diagnose van APDS-patiënten

Beoordeling van 243 gepubliceerde APDS patiënten
• Symptomen starten vanaf 1-2 jaar
• Mediane leeftijdsdiagnose: 12 jaar
• Familiegeschiedenis van PID:  39%



• Huidige behandelingsopties voor APDS:
o Behandeling van symptomen d.m.v. antibiotica
o Immunoglobuline vervangingstherapie (IVIG/SCIG)
o Stamceltransplantatie
o Rapportage van mTOR remmer rapamycine

• Leniolisib
o Krachtige, selectieve PI3Kδ remmer
o Behandelt de oorzaak van APDS
o Oraal bio beschikbaar– tablet/capsule
o Directe PK/PD relatie opgemerkt
o Momenteel in registratie-studie
o Bij goedkeuring, verwachten we het medicijn op de markt

in 1H 2022 
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APDS Behandelingsopties

mTOR

Leniolisib



Financiële
performance

& vooruitzichten
2020



Derde kwartaal 2019: Financiële resultaten
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Samenvatting en vooruitzicht 2020

“End to End” 
infrastructuur

Pijplijn
Met groot
potentieel

Solide, 
winstgevende

inkomsten-
generatie

Aanhoudende groei van omzet van RUCONEST®

Aanhoudende winstgevendheid en positieve kasstromen

Aanhoudende investeringen in uitbreiding van productie

De ontwikkeling van Leniolisib versnellen naar FDA- en EMA-goedkeuring

Investeringen in C1INH klinische trajecten voor PE en AKI

Aanhoudende investeringen in de ontwikkeling van eiwit

vervangingstherapie voor Pompe en Fabry

Re-evaluatie van de meest gangbare toedieningsroute voor RUCONEST®
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Vragen uit het publiek?



www.pharming.com 

ENXTAM: PHARM

Bloomberg: PHAR.AS
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