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Forsta in vivo-studien — ny milstolpe i
CombiGenes lipodystrofiprojekt CGT2

CombiGenes lipodystrofiprojekt CGT2 befinner sigi en spannande fas dar olika
lakemedelskandidater utvarderas med malet att under 2021 vdlja slutgiltig kandidat
for fortsatta prekliniska studier. En forsta selektion av lakemedelskandidaterna har
gjortsiin vitro-forsok med leverceller och CombiGene inleder nu ndsta steg i gallrings-
processen genom att inleda in vivo-studier for att utvardera vilket proteinuttryck som

kan uppnas i experimentella modeller.

Den forsta av tva in vivo-studier som nu genomfors
syftar till att mata nivan pa proteinuttrycket fran de
olika lakemedelskandidaterna samtivilka organ det
uttrycks. Den andrain vivo-studien gors for att mata
vilken effekt de olika kandidaterna har pa fettlever,
som ar det tillstand som CGT2-projektet priméart avser
att behandlai partiell lipodystrofi.

"Attvinuinlederin
vivo-studier for att
identifiera vdr slutgiltiga
ldkemedelskandidat utgor
ett mycket viktigt steg i den
prekliniska utvecklingen.
Malet med studierna dr

att identifiera en eller tva
ldkemedelskandidater med
hég potential for att under
forsta halvdret 2021 inleda
konceptverifieringsstudier”, sager Annika Ericsson
Senior Project Manager pa CombiGene.

Om lipodystrofiprojektet CGT2

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

Lipodystrofi dr en sdllsynt sjukdom som
kdannetecknas av forandrad fettfordelning pa kroppen.
Patienterna drabbas av kroppsfettsatrofi, vilket
innebar att kroppsfettet fortvinar. | avsaknad av
normalt kroppsfett borjar olika organ ackumulera
fett, vilket leder vidare till allvarliga metabola
komplikationer, bland annat extrem insulinresistens,
hypertriglyceridemi (forhojda varden av blodfettet
triglycerid) och leversteatos (fettlever).

Det finns idag ett fatal symptomlindrande
behandlingar mot lipodystrofi, men ingen terapi

som riktar sig mot grundorsaken till sjukdomen. For
patienter som lider av partiell lipodystrofi finns det for
narvarande inga behandlingar 6verhuvudtaget.

Om CombiGene AB

CombiGenesvision dr att erbjuda patienter som drabbats av svdra livsfordndrande
sjukdomar méjligheter till ett béttre livgenom nyskapande genterapier.
CombiGenes afférsidé dr att utveckla effektiva genterapier for allvarliga
sjukdomarsomidag saknar adekvata behandlingsmetoder. Forskningstillgdngar
tasinfranett ndtverk avexternaforskare och utvecklasvidare fram till klinisk
konceptverifiering. Likemedelskandidater forvanligt forekommande sjukdomar
kommer att samutvecklas och kommersialiseras genomstrategiska partnerskap,
medan CombiGene kan komma att driva utveckling ochkommersialisering iegen
regiforldkemedel somvdnder sig till begrdnsade patientpopulationer.
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