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PRESSMEDDELANDE

FDA beviljar sarlakemedelsstatus i USA for
CAM2029 for behandling av polycystisk
leversjukdom

Lund - 16 september 2021 — Camurus (NASDAQ STO: CAMX) meddelar idag att den
amerikanska lakemedelsmyndigheten FDA har beviljat sarlakemedelsstatus (orphan drug
designation) i USA for foretagets langtidsverkande oktreotid subkutan depa (CAM2029) under
utveckling fér behandling av autosomal dominant polycystisk leversjukdom (PLD).

PLD ar en sallsynt, genetisk och kronisk sjukdom som karaktariseras av progressiv tillvaxt av
cystor i levern, vilket kan orsaka svara symptom och férsamrad livskvalitet. Det finns for
narvarande inga godkanda farmakologiska behandlingar av PLD.

"Beviljandet av sarlakemedelsstatus for CAM2029 i USA &r ett viktigt steg mot att kunna ge
personer med svar PLD tillgang till effektiv behandling och &ven en bekraftelse av vikten av vart
6vergripande utvecklingsprogram fér CAM2029”, sager Fredrik Tiberg, vd och forskningschef.
"CAM2029 har utformats for att mota ett betydande medicinskt behov fér denna patientgrupp och
kan vid ett godkannande bli den forsta farmakologiska behandlingen for PLD i USA.”

FDA har ocksa nyligen beviljat Camurus tillstand att starta en randomiserad placebokontrollerad
fas 2/3-studie for att utvardera effekt och sakerhet av CAM2029 i patienter med symptomatisk
PLD.

Sarlakemedelsstatus kvalificerar lakemedelstillverkare for olika férmaner samt mojligheten att
erhalla sju ars marknadsexklusivitet i USA, vid ett marknadsgodkannande. FDA:s program for
sarlakemedelsstatus ar utformat for att framja utvecklingen av lakemedel fér behandling av
sallsynta sjukdomar som drabbar farre an 200 000 personer i USA. Mer information om FDA:s
program for séllsynta sjukdomar och sarlakemedel finns tillgangligt pa www.fda.org.

For vidare information

Fredrik Tiberg, vd och forskningschef
Tel. +46 (0)46 286 46 92
fredrik.tiberg@camurus.com

Fredrik Joabsson, Chief Business Development Officer
Tel. +46 (0)70 776 17 37
ir@camurus.com

Om polycystisk leversjukdom

Polycystisk leversjukdom (PLD) &r en séllsynt, genetisk och kronisk sjukdom som karaktériseras
av progressiv tillvéxt av flera (>10) véatskefyllda cystor i levern. Dessa kan orsaka allvarliga
symptom sasom buksmadrtor och obehag, andnéd (dyspné), matsméltningsbesvar (dyspepsi),
gastroesofageal reflux (halsbrénna och sura uppstétningar) och begrénsad rérlighet. Séllsynta
komplikationer &r blédningar, infektioner eller bristningar i levercystorna.’-2 Bidragande faktorer till
sjukdomens svarighet ar alder och kén; hégre alder korrelerar positivt med bade storleken pa
cystorna och antalet, och kvinnor &r verrepresenterade bland symptomatiska patienter.*% De
flesta patienter med PLD diagnostiseras i 30-arséldern efter att ha rapporterat en plétslig och
accelererande 6kning av midjemattet tillsammans med andra PLD-relaterade symptom.® Fér
nérvarande finns det ingen godkénd farmakologisk behandling fér PLD, men ékande
vetenskapliga bevis har visat pa att somatostatinanaloger, som till exempel oktreotid, ar effektiva
for att minska tillvéxten av cystor och sekretion av vétska i levern och eventuellt dven fér att
minska levervolymen.”?

Om CAM2029

CAMZ2029 ér en langtidsverkande subkutan depa av oktreotid, under utveckling fér behandling av
tre séllsynta sjukdomar, akromegali, gastroenteropankreatiska neuroendokrina tumérer (GEP-
NET) och polycystisk leversjukdom (PLD). CAM2029 har framgangsrikt utvérderats i fyra fas 1-
och 2-studier och underséks fér ndrvarande i tva registreringsgrundande fas 3-studier i
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akromegali och en registreringsgrundande fas 3-studie i GEP-NET. Férberedelser pagar infér
start av en fas 2/3-studie fér behandling av patienter med PLD. CAM2029 &r utvecklad for att ge
férbéttrad exponering av oktreotid samt att méjliggéra enkel sjélvdosering med hjélp av en
injektionspenna. CAM2029 har hittills beviljats sdrldkemedelstatus for behandling av akromegali i
EU och fér behandling av PLD i USA.

Om Camurus

Camurus ér ett svenskt forskningsbaserat ldkemedelsféretag med fokus pa utveckling och
marknadsféring av differentierade och innovativa ldkemedel fér behandling av svara och kroniska
sjukdomar. Produkterna baseras pa den unika formuleringsteknologin FluidCrystal® samt en
omfattande expertis inom alla faser av ldkemedelsutveckling. Den kliniska forskningsportfbljen
innehaller produkter fér behandling av cancer, endokrina sjukdomar, smérta och beroende.
Utvecklingen sker i egen regi och i partnerskap med internationella lGkemedelsbolag. Bolagets
aktier &r noterade pa Nasdaq Stockholm under kortnamnet "CAMX”. F6r mer information, se
WWW.camurus.se
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