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EMA rekommenderar särläkemedelsstatus för 
Camurus oktreotid subkutan depå för 
behandling av polycystisk leversjukdom 

Lund – 20 september 2024 – Camurus (NASDAQ STO: CAMX) meddelar idag att europeiska 
läkemedelsmyndighetens (EMA) kommitté för särläkemedel (COMP) utfärdat ett positivt utlåtande 
om särläkemedelsstatus (orphan drug designation) i EU för företagets långtidsverkande oktreotid 
subkutan (SC) depå (CAM2029) under utveckling för behandling av autosomal dominant 
polycystisk leversjukdom. Europeiska kommissionen förväntas bevilja CAM2029 
särläkemedelsstatus inom 30 dagar.  

PLD är en sällsynt, genetisk och kronisk sjukdom som karaktäriseras av progressiv tillväxt av 
cystor i levern, vilket kan orsaka svåra symptom och nedsatt livskvalitet. Uppskattningsvis 37 000 
patienter i EU och USA lever idag med PLD, av vilka merparten är kvinnor.1  

“EMA:s positiva utlåtande om särläkemedelsstatus för CAM2029 bekräftar behovet av läkemedel 
för patienter med polycystisk leversjukdom i EU, vilka idag inte har tillgång till någon godkänd 
farmakologisk behandling”, säger Fredrik Tiberg, Camurus vd och koncernchef. “Övergripande 
resultat från Camurus kliniska studie, POSITANO, av CAM2029 i patienter med symptomatisk 
PLD väntas under första halvåret 2025.” 

CAM2029 har tidigare beviljats särläkemedelstatus för autosomal dominant polycystisk 
leversjukdom i USA av den amerikanska läkemedelsmyndigheten FDA2 och särläkemedelsstatus 
för behandling av akromegali i EU. 

För mer information om EMA:s särläkemedelsprogram se: https://www.ema.europa.eu/en/human-
regulatory/research-development/orphan-designation-research-development 
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Om polycystisk leversjukdom 
Polycystisk leversjukdom (PLD) är en sällsynt, genetisk och kronisk sjukdom som karaktäriseras 
av progressiv tillväxt av flera (>10) vätskefyllda cystor i levern. Dessa kan orsaka allvarliga 
symptom såsom buksmärtor och obehag, andnöd (dyspné), matsmältningsbesvär (dyspepsi), 
gastroesofageal reflux (halsbränna och sura uppstötningar) och begränsad rörlighet. Sällsynta 
komplikationer är blödningar, infektioner eller bristningar i levercystorna.3-6 Bidragande faktorer till 
sjukdomens svårighet är ålder och kön; högre ålder korrelerar positivt med både storleken på 
cystorna och antalet, och kvinnor är överrepresenterade bland symptomatiska patienter.7-9 De 
flesta patienter med PLD diagnostiseras i 30-årsåldern efter att ha rapporterat en plötslig och 
accelererande ökning av midjemåttet tillsammans med andra PLD-relaterade symptom.8 För 
närvarande finns det ingen godkänd farmakologisk behandling för PLD. Kliniska studier indikerar 
att somatostatinanaloger, som oktreotid, kan reducera cystbildning, vätskesekretion, och minska 
levervolym.10-12 

Om oktreotid SC depå (CAM2029) 
CAM2029 är en långtidsverkande subkutan depå av oktreotid under utveckling för behandling av 
tre sällsynta sjukdomar; akromegali, gastroenteropankreatiska neuroendokrina tumörer (GEP-
NET) och polycystisk leversjukdom (PLD). CAM2029 har studerats i ett omfattande kliniskt 
program, inkluderande fem fas 1- och 2-studier, två fas 3-studier i akromegali (ACROINNOVA 1 
och 2), en pågående fas 3-studie i patienter med GEP-NET (SORENTO) samt en pågående fas 
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2/3-studie i patienter med PLD (POSITANO). CAM2029 utvecklas för förbättrad exponering av 
oktreotid och för att möjliggöra enkel och bekväm självadministrering med hjälp av en 
injektionspenna en gång i månaden. 

Om POSITANO-studien 
POSITANO är en 52-veckors, randomiserad, dubbelblind, placebokontrollerad fas 2/3-studie som 
utvärderar behandlingseffekt och säkerhet i patienter med symptomatisk PLD. Det primära 
utfallsmåttet är minskning av levervolym och det första sekundära effektmåttet är reduktion av 
sjukdomsrelaterade symptom. För mer information om studien se www.clinicaltrials.gov 
(NCT05281328). 

Om Camurus 
Camurus är ett svenskt forskningsbaserat läkemedelsföretag med fokus på utveckling och 
marknadsföring av differentierade och innovativa läkemedel för behandling av svåra och kroniska 
sjukdomar. Produkterna baseras på den unika formuleringsteknologin FluidCrystal® samt en 
omfattande expertis inom alla faser av läkemedelsutveckling. Den kliniska forskningsportföljen 
innehåller produkter för behandling av beroende, smärta, cancer och endokrina sjukdomar. 
Utvecklingen sker i egen regi och i partnerskap med internationella läkemedelsbolag. Bolagets 
aktier är noterade på Nasdaq Stockholm under kortnamnet ”CAMX”. För mer information, se 
www.camurus.com. 
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