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Första in vivo-studien – ny milstolpe i  
CombiGenes lipodystrofiprojekt CGT2

CombiGenes lipodystrofiprojekt CGT2 befinner sig i en spännande fas där olika  
läkemedelskandidater utvärderas med målet att under 2021 välja slutgiltig kandidat  
för fortsatta prekliniska studier. En första selektion av läkemedelskandidaterna har  
gjorts i in vitro-försök med leverceller och CombiGene inleder nu nästa steg i gallrings- 
processen genom att inleda in vivo-studier för att utvärdera vilket proteinuttryck som  
kan uppnås i experimentella modeller.

Den första av två in vivo-studier som nu genomförs 
syftar till att mäta nivån på proteinuttrycket från de 
olika läkemedelskandidaterna samt i vilka organ det 
uttrycks. Den andra in vivo-studien görs för att mäta 
vilken effekt de olika kandidaterna har på fettlever, 
som är det tillstånd som CGT2-projektet primärt avser 
att behandla i partiell lipodystrofi.

”Att vi nu inleder in 
vivo-studier för att 
identifiera vår slutgiltiga 
läkemedelskandidat utgör 
ett mycket viktigt steg i den 
prekliniska utvecklingen. 
Målet med studierna är 
att identifiera en eller två 
läkemedelskandidater med 
hög potential för att under 
första halvåret 2021 inleda 

konceptverifieringsstudier”, säger Annika Ericsson 
Senior Project Manager på CombiGene.

Om lipodystrofiprojektet CGT2

CGT2-projektet syftar till att utveckla en 
genterapeutisk behandling av partiell lipodystrofi. 
Projektet inlicensierades från Lipigon Pharmaceuticals 
AB 2019 och befinner sig i tidig preklinisk utveckling 
med fokus på design och test av genterapivektorer. 

Lipodystrofi är en sällsynt sjukdom som 
kännetecknas av förändrad fettfördelning på kroppen. 
Patienterna drabbas av kroppsfettsatrofi, vilket 
innebär att kroppsfettet förtvinar. I avsaknad av 
normalt kroppsfett börjar olika organ ackumulera 
fett, vilket leder vidare till allvarliga metabola 
komplikationer, bland annat extrem insulinresistens, 
hypertriglyceridemi (förhöjda värden av blodfettet 
triglycerid) och leversteatos (fettlever).

Det finns idag ett fåtal symptomlindrande 
behandlingar mot lipodystrofi, men ingen terapi 
som riktar sig mot grundorsaken till sjukdomen. För 
patienter som lider av partiell lipodystrofi finns det för 
närvarande inga behandlingar överhuvudtaget.
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