BARNGANCER
FONDEN

Remissyttrande 2023-09-28
Dnr KN2023/03556
Klimat- och naringslivsdepartementet

Barncancerfondens remissvar avseende Forslag pa atgarder for att
skapa battre forutsattningar for kliniska provningar (DS 2023:8)

Kliniska provningar ar grunden for fler lakemedel godkanda for barn

Tack vare framgangsrik forskning och forbattrat omhandertagande ar femarsoverlevnaden idag i
genomsnitt 85 procent, jamfort med borjan av 1980-talet da endast 50 procent dverlevde. Trots det ar
barncancer fortfarande den vanligaste dodsorsaken till foljd av sjukdom. Den genomsnittliga
overlevnaden for flertalet barncancerdiagnoser har planat ut och behandlingsmetoderna har i stort
varit detsamma sedan borjan pa 1990-talet. Samtidigt sa far vi alltmer kunskap om de langsiktiga
effekterna av barncancerbehandling. Omkring 70 procent av barncanceréverlevar drabbas av sena
komplikationer i ndgon form, varav 30 procent ar allvarliga och potentiellt livshotande.

Det &r pa manga satt tydligt att vi har kommit s& langt vi kan komma med de traditionella
behandlingsmetoderna. Barncancerfonden ser darfor utveckling av nya och skonsamma lakemedel
och behandlingar som en nédvandighet for att vi ska sakra bade hogre och battre 6verlevnad bland
barn som drabbas av cancer. Samtidigt vet vi att barn idag inte far tillgang till nya cancerlakemedel pa
samma villkor som vuxna. En farsk genomgang av de 186 cancerlakemedel som godkants av EMA
mellan 1995-2022 visar att:*

o Enbart 29 har en pediatrisk indikation

e 16 ar godkanda for nya molekyléra entiteter som forekommer hos barn med cancer efter EU:s
barnférordning tradde i kraft 2007

e Halften av de lakemedel som har fatt en pediatrisk indikation under perioden riktar sig mot
barncancerdiagnoser som star for 5,4 % av barncancerrelaterade dodsfall

e Det tar i snitt 6,4 ar innan en indikation for vuxna utokas till att inkludera barn

Det &r tydligt att utvecklingen av nya cancermediciner drivs av vuxenmarknaden. Samtidigt sa gar
utvecklingen langsamt for de diagnoser som idag har en hog genomsnittlig dodlighet och dar behovet
av nya behandlingsalternativ ar sarskilt stor.

Barns lakemedelsbehandling ar ofta “off label”, det vill sdga att lakemedlet inte har prévats pa, och
godkants for barn. Det innebér att lakemedlet inte ar licensierat for anvandning pa barn och darfor inte
omfattas av den trygghet och sékerhet som ett lakemedel som anvéands inom indikationen. Det har
omfattar &ven nya, innovativa lakemedel som idag bara har godkénd indikation for vuxna. Om
behandlingen inte ingar i en klinisk studie sa &r det svart att dra slutsatser kring behandlingsresultat for
kommande barnpatienter. Det ar varken optimalt for varden av det aktuella barnet, eller for framtida
barn som kommer drabbas av samma sjukdom.

EUs lakemedelslagstiftning och barnférordningen ses just nu éver i syfte att underlatta utveckling och
tillganglighet av lakemedel fér barn mellan 0 och 17 ar genom att foretag, dar det finns indikationer pa
att lakemedlet skulle kunna anvandas inom pediatrisk vard, ska testa sin produkt pa bade barn och
vuxna. Att vara med i en klinisk provning innebar dels att barnet kan fa testa de nyaste lakemedlen,
dels att det gérs under ordnade former samt att data samlas in och Iangtidsuppfoljning mojliggors. For

1 Gilles Vassal, Teresa de Rojas och Andrew D J Pearson, "Impact of the EU Paediatric Medicine Regulation on
new anti-cancer medicines for the treatment of children and adolescents”, The Lancet Child & Adolescent Health
7, issue 3 (mars 2023), DOI:https://doi.org/10.1016/S2352-4642(22)00344-3
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att Sverige ska vara attraktivt for dessa kliniska provningar ar det av storsta vikt att vi erbjuder ett
klimat for forskning i nivd med andra europiska lander.

Om barncancer:

Barncancer ar ett samlingsnamn for éver 70 olika séllsynta diagnoser som drabbar barn fran
spadbarnsalder till tonaren. Cancerformerna och behandlingarna skiljer sig stort fran varandra, liksom
vilken utvecklingsfas barnet eller ungdomen befinner sig i vid insjuknande och behandling. Omkring
350 barn insjuknar i cancer varje ar i Sverige. Barncancer skiljer sig pa manga satt frin vuxencancer,
bland annat genom att:

Andra cancerformer drabbar barn &n vuxna. CNS-tumérer (29 %) och leukemi (28 %) &r de
vanligaste cancerformerna bland barn.?2

Barncancer ar inte livsstilsrelaterad och gar darfor inte att férebygga pd samma sétt som vissa
cancerformer som drabbar vuxna. Orsaken till att barn och tonaringar far cancer ar oftast
okand dven om det just nu pagar mycket forskning kring medfodda orsaker.

Barn kan inte ses som en homogen grupp, utan maste bedémas utifran olika utvecklingsfaser.
Barnets kropp vaxer och utvecklas, vilket innebér att den paverkas av lakemedel och
behandlingar p& andra satt &n den vuxna kroppen.

Barncancerfondens dvergripande inspel:

Barncancerfonden &r évergripande positiv till utredningens ansats och forslag. Det &r av
yttersta vikt att Sveriges attraktions- och konkurrenskraft starks avseende forlaggning av
kliniska lakemedelsprévningar, med syfte att pa sikt bibehalla — och i basta fall 6ka — antalet
kliniska lakemedelsprévningar som forlaggs i Sverige.

Detta for att sakerstalla att svenska patienter tidigt far tillgang till nya behandlingar som kan ha
en positiv effekt pa sjukdomen, samtidigt som héalso- och sjukvardens tillgang till vardefull
kunskap och kompetens starks, liksom férmagan att implementera precisionsmedicin. Mot den
bakgrunden ser Barncancerfonden dven ett behov av att 6ka andelen patienter som tillfragas
att delta i kliniska prévningar, samt att aven denna utveckling ska kunna féljas I6pande pa
nationell och regional nivd genom sammanhallen statistik.

Barncancerfonden har forstaelse for att forslagen amnar 6ka antalet foretagsinitierade
prévningar, men vill samtidigt lyfta vikten av att perspektiv kring akademiskt/icke-kommersiella
studier aterfinns inom ramen for det nationella partnerskap som foreslas. Barncancerfonden
bedomer att det inte ar dnskvart att bygga upp parallella system for kliniska prévningar utifran
sponsor, sarskilt inte eftersom studierna genomférs av samma personal och inom ramen for
samma verksamheter. Den foreslagna uppdelningen riskerar att underminera positiva
synergieffekter mellan foretags-initierade provningar och den akademiska kliniska
forskningen. Det &r sarskilt viktigt for att sékerstélla att fler patientgrupper gagnas av
betankandets forslag, aven inom terapiomraden som idag ar mindre kommersiellt intressanta
for lakemedelsindustrin.

Mot den bakgrunden stéller sig Barncancerfonden fragande till formuleringar om att
foretradare fran industrin, tillsammans med halso- och sjukvarden, ska prioritera terapi- och
diagnosomraden. Barncancerfonden ser att flera olika perspektiv behévs i ett sddant
prioriteringsarbete, inte minst kopplat till patienters befintliga tillgang till lakemedel och
behandling. Vi anser att det annars finns en risk att mindre patientgrupper missgynnas, sasom
barn med cancer, till forman for stora och breda patientgrupper och folksjukdomar som ar mer

2 Svenska Barncancerregistret, SBCR
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kommersiellt intressanta.

Malbilden bor vara att skapa ett system som sakerstaller att fler patienter far tillgang till nya,
effektiva och sakra lakemedel — idag genom tillgang till kliniska lakemedelsprévningar och
imorgon genom godké&nda behandlingar. Det &ar darfor av vikt att olika typer av kliniska
prévningar, oberoende av sponsor, far utrymme inom hélso- och sjukvarden. Det kan
exempelvis handla om typer av studier som foretag sallan initierar och finansierar, s som
jAmférande studier mellan traditionella behandlingar och nya cell- och genterapier, samt
"repurposing”-studier for att hitta nya och sakra anvandningsomraden for befintliga lakemedel.

Av samma anledning saknar Barncancerfonden ett helhetsgrepp kring lakemedlets hela
livscykel, fran grundforskning till godkant lakemedel och langtidsuppfdljning, bade i
betédnkandet samt i ekosystemet som utgor lakemedelsutvecklingsprocessen.
Barncancerfonden vill sarskilt belysa vikten av en sammanhallen internationell infrastruktur for
lAngtidsuppfolining av effekt och séakerhet av nya lakemedel, det vill siga monitorering av
lakemedel aven efter ett marknadsgodkannande. Detta &r sarskilt viktigt for nya precisions-
och immunterapier, dar langtidseffekter och biverkningar 4n sa lange ar okanda. Det staller
aven krav pa internationell samverkan, da enskilda patientpopulationer ofta ar mycket sma,
och datadelning 6ver landsgranser maste standardiseras. En harmoniserad struktur ar
nodvandig for att mota upp krav fran regulatoriska myndigheter for att sakerstalla
marknadsgodkannande och i sin tur patienters tillgang till sdkra och effektiva lakemedel.

Barncancerfonden ser att utveckling av decentraliserade kliniska prévningar ar en atgard som
skulle bade skulle stéarka genomférandekapaciteten och sakra jamlik tillgang till kliniska
provningar. Ett provningsforfarande som i hogre utstrackning utgar fran patientens behov kan
motivera fler patienter att delta i prévningar, samtidigt som avhopp fran studier kan
forebyggas. Dessutom kan tillgangen till likvardig vard starkas 6ver landet, da den geografiska
narheten till en provningsenhet blir mindre avgdrande.

Viktiga forutsattningar ar dock kompetensutveckling av vardpersonal, mojlighet till viss
provtagning i hemmet och/eller pa det lokala hemsjukhuset, kvalitetssékrade
datainsamlingsmetoder och elektroniska samtycken. Barncancerfonden anser darfor att
Lakemedelsverket, eller annan lamplig myndighet, bor fa ett uppféljande uppdrag att ta fram
en konkret handlingsplan pa hur fler decentraliserade kliniska prévningar ska kunna
genomforas i Sverige. Utgangspunkt for uppdraget bor vara den forstudie och pilotprojekt som
Lakemedelsverket genomfort. Handlingsplanens syfte bér vara att starka tillgangen till och
patienters stéllning i kliniska prévningar.

13.1 Etablera SweTrial — ett nationellt partnerskap och nationella terapinatverk
for kliniska provningar i Sverige

Barncancerfonden ser det som nédvandigt att patient- och anhdrigféretradare har en stark
stéllning inom det nationella partnerskapet SweTrial. Ett genomgaende patientperspektiv i
handlingsplaner, malsattning och genomférande &r att efterstrava och bor sakras genom
omfattande samverkan med flera olika patient- och anhdrigorganisationer. Barncancerfonden
ser exempelvis att forslaget om patientféretrddare som adjungerande i SweTrials styrgrupp
som otillrackligt for att sékra ett genomgaende patientperspektiv.

Barncancerfonden vill &ven understryka vikten av ett sarskilt barnperspektiv i forhallande till

patient- och anhdérigrepresentation. | dag finns stor samsyn kring att barn har ratt till mediciner
som ar ordentligt beforskade utifran ratt forutsattningar, det vill sdga som &r sarskilt utvecklade
for barns kroppar och kliniskt prévade. Trots det saknas evidens vid lakemedelsbehandling av
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barn i manga fall och omkring halften av forskrivningen pa sjukhus sker utanfor godkand
indikation, sa kallad off-label.3

Samtidigt innebar inkludering av barn i studier sarskilda etiska avvagningar och anpassningar.
Det handlar exempelvis om lagstadgade rattigheter s som att bedémning av vad som &r bast
for barnet alltid ska beaktas vid &tgarder som ror barnet4, samt ratten till delaktighet utifran
alder och mognad®. Men det handlar &ven om att barn hanterar och upplever smérta och
obehag pa andra satt &n vuxna och att andra faktorer an de medicinska bor spela in,
exempelvis narhet till provningsenheten, hur medverkan kan paverka den palliativa varden
samt behov av anpassad information till vardnadshavare och barnet sjalv. Det staller aven
sarskilda krav pa langtidsuppfoljning av lakemedel, for att upptacka och bevaka langsiktiga
biverkningar av behandlingen.

For att barns intressen ska tillgodoses pa ett tillfredsstallande satt ar det viktigt att perspektiv
och avvagningar sarskilda for dessa patienter omfattas i den patientsamverkan som foreslas
inom ramen for SweTrial.

13.2 Etablera SweTrial — en bas av prévningsenheter for starkt
genomforandekapacitet i halso- och sjukvarden

Barncancerfonden ar positiv till forslaget om att etablera genomférandekapacitet genom
finansiering av infrastruktur som ar nédvandig for att genomféra kliniska prévningar i halso-
och sjukvarden. Barncancerfonden ar ocksa positiv till att insatser kopplat till att starka
genomférandekapaciteten foreslas utga fran befintliga prévningsenheter.

Barncancerfonden anser att det finns ett varde i att samla kompetens pa ett farre antal
prévningsenheter och sikra tillgdngen genom satsningar for att mojliggora decentraliserade
kliniska provningar genom nationell och regional samverkan.

Barncancerfonden stéller sig fragande till vilka provningsenheter som kommer uppfylla de
minimikrav som partnerskapet amnar att formulera, givet forslaget kring hur prioritering av
terapi-/diagnosnatverk ska ga till. Barncancerfonden vill understryka vikten av att den struktur
som foreslas byggas upp, inklusive forslag kring finansiering, inte exkluderar terapiomraden
dar lakemedelsindustrin idag visar ett mindre intresse. Detta perspektiv maste inga i arbetet
med de minimikrav som prévningsenheterna ska uppfylla for att fa finansiering enligt
betankandets forslag.

Provningsenheter som riktar sig mot sma patientgrupper, daribland barn med cancer, har idag
svarigheter att finansiera sin verksamhet enligt radande praxis s& som finansiering via féretag
som sponsrar provningar. Forslaget kring baserséattningen ar darfér bra, men
aktivitetsersattning utifran inkluderade patienter kan innebéra att prévningsenheter med
inriktning p& mindre patientgrupper kan missgynnas. Ersattningsmodellen bor ocksa ses som
en mojlighet att skapa incitament for att sakerstélla att svenska patienter deltar i studier av
hog kvalitet. Barncancerfonden ser dven ett behov av en langsiktig finansieringsmodell for att
sakra att infrastrukturen forvaltas pa langre sikt.

3 Janusinfo (2018), "ePed samlar information om lakemedel till barn”, Region Stockholm, senast uppdaterad 14
februari 2023, hamtad 13 september 2023: ePed samlar information om lakemedel till barn - Janusinfo.se

4 United Nations Children’s Fund (UNICEF) (1989). Barnkonventionen, Artikel 3.

5 United Nations Children’s Fund (UNICEF) (1989). Barnkonventionen. Artikel 12.
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13.3 Investera i kompetensforsorjning och vidareutbildning av klinisk
forskningspersonal och forskningsstédjande yrken i halso- och sjukvarden

Barncancerfonden ser positivt pa forslagen kopplat till investeringar i kompetensforsorjning av
bade klinisk forskningspersonal och forskningsstodjande yrken inom hélso- och sjukvarden.
Barncancerfonden ser positivt pa forslaget om att ta fram en harmoniserad och nationell
utbildning for att sakra atervaxten av kompetens, men aven for att langsiktigt starka
forutsattningarna for bade kommersiella och akademiska kliniska provningar.

Barncancerfonden ser samtidigt behov av att ta ett helhetsgrepp kring kompetensférsorjning
och den kliniska forskningen inom halso- och sjukvarden, samt att verksamheter
dimensioneras for att rymma bade rutinsjukvard och forskning. Detta ar helt avgérande for att
kunna bedriva en vard i varldsklass i en tid dar avstdndet mellan vad som ar klinik och vad
som ar forskning blir allt mindre. Det handlar till exempel om insatser och utvecklingsarbete for
att férebygga och motverka mer omfattande undantrangningseffekter &n vad som ar kannbart
idag, men aven satsningar som syftar till att 6ka den kliniska forskningskompetensen inom
halso- och sjukvarden, s& som starkta majligheter att kombinera kliniskt arbete med forskning
genom hela karriaren.

13.6 Ett utdkat uppdrag for information och statistik 6éver kliniska studier i
Sverige

Barncancerfonden ar positiv till férslaget om ett uttkat uppdrag till Etikprévningsmyndigheten
avseende statistik och information om planerade och pagaende kliniska studier i Sverige.
Forslaget om att &ven kommunala och regionala initiativ ska omfattas ar sérskilt gladjande och
Barncancerfonden instammer i att det ar av vikt att statistik och information tillgangliggérs s&
snart det gar.

Barncancerfonden anser att den statistik som tillgangliggérs maste kunna brytas ned utifran
alder, diagnoskod, typ av studie samt sponsor. Detta for att pd& mer detaljerad niva kunna
mata utvecklingen over tid, samt bedéma hur insatser paverkar forskningsintensiteten inom
olika terapiomraden.

Sammanhallen information om aktiva studier och prévningar innebar aven en majlighet att
sakerstalla att svenska patienter ges tillgang till studier av hog kvalitet, samt for att undvika att
parallella studier genomfors. Barncancerfonden skulle géarna se att en nationell plattform
kompletteras med ett internationellt perspektiv och vagledning, for att sékerstélla att patienter
och vardprofessionerna har en 6versyn 6ver de internationella studier som pagar.

Sverige ar ett litet land, med ett litet patientunderlag. | takt med att den molekylarbiologiska
kunskapen okar sa kan allt fler sjukdomar delas in i fler undergrupper, vilket minskar
patientunderlaget ytterligare avseende inkludering i kliniska lakemedelsprovningar. Det har ar
sarskilt patagligt inom precisionsmedicinska studier. Nationell tillganglig statistik och
internationell samverkan &r darfor av vikt for att undvika att flera studier konkurrerar om
samma patienter och att svenska patienter omfattas av studier av hogkvalitet. Det skulle &ven
bidra till det forskningspolitiska malet om Sverige som en ledande forsknings- och
kunskapsnation.

Om Barncancerfonden:

Barncancerfonden kampar for en framtid dar varje barn som insjuknar i cancer éverlever och far
mojlighet att leva ett gott och langt liv. Ett liv fritt frAn sjukdom och de komplikationer som ofta foljer
barncancer. Det gor vi genom att tillsammans med vara sex regionala foreningar erbjuda akut saval
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som langsiktigt stod, samt satsa pa varldsledande forskning och utveckling av
forskningsinfrastrukturer.

Sedan 1982 sa har Barncancerfonden satsat mer an 3,5 MDSEK pa forskningsnara verksamhet och vi
ar i dag den enskilt stérsta finansiaren av barncancerrelevant forskning och avgoérande infrastruktur,
sasom:

e Svenska Barncancerregistret — ett kvalitets- och forskningsregister som &r en resurs bade
for att kvalitetssékra varden for barn och ungdomar som drabbas av cancer och for att
mojliggéra barncancerforskning av hog kvalitet. Registret har utvecklats 6ver tid och innefattar
nu registrering av samtliga barncancersjukdomar.

e Barntumdrbanken — en nationell provsamling med vavnad och molekylargenetiska data fran
barncancerpatienter. Genom stod frdn Barncancerfonden ar nu bade nytt och historiskt
material helgenomsekvenserat vilket gér banken unik i sitt slag.

e Tvakliniska prévningsenheter fér barn — HOPE-ITCC-enheten pa Karolinska
Universitetssjukhuset och Barncancercentrums forskningsenhet Géteborg vid Drottning Silvias
barn- och ungdomssjukhus. Tack vare att Sverige ar med i det internationella konsortiet ITCC
kan barn i Sverige fa inga i kliniska prévningar fran hela Europa som drivs av bade
lakemedelsforetag och ITCC.

e GMS Barncancer — Ett nationellt pilotprojekt mellan Sveriges sex barnonkologiska centra och
sex universitet som mojliggor kartlaggning och analys av cancerdrabbade barns gener, bland
annat genom helgenomsekvensering i samband med barnets insjuknande. Ett bakomliggande
argument till projektet ar att barn sallan ingatt i kliniska studier.

Barncancerfondens riktade finansiering till Sveriges sex barncancercentra

Utover forskningsanslag och finansiering av kritisk infrastruktur stéttar Barncancerfonden arligen
Sveriges sex regionala barncancercentra med omkring 45 miljoner kronor. Under 2023 &r 19,7
miljoner dronmérkta for basresurser for att mojliggora forskning och forskningsinfrastruktur. Dessa
medel anvands bland annat for tjanster som forskningssjukskoterskor och forskningskoordinatorer.

Genom finansieringen sékerstéller Barncancerfonden hog kvalitet i de kvalitetsregister som utgor en
viktig resurs i kvalitetssakring av barncancervarden och som ar helt avgérande for svensk
barncancerforskning. Samtidigt underlattar vi deltagande i fler kliniska projekt och studier, inklusive
lakemedelsprovningar. Malet ar heltackande, populationsbaserade kvalitetsregister som ar grunden
for barncancerforskning av hog kvalitet i Sverige och som goér Sverige intressant for internationell
forskning.

Basfinansieringen i kombination med medel till infrastrukturer s& som Svenska Barncancerregistret,
Barntumdorbanken och Barnleukemibiobanken utgér en avgdrande roll i vidareutveckling av
barncancervarden. Inte minst inférandet av precisionsmedicin i Sverige samt i uppféljning och
utvardering av nya lakemedel och behandlingar.

Stockholm 2023-09-28
Ola Mattsson
Generalsekreterare

For mer information gar det bra att kontakta
Sol Engvall

Intressepolitisk expert
sol.engvall@barncancerfonden.se

076-721 03 23
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