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KLAGANDE

Region Visterbotten
Norrlands Universitetssjukhus
Umed

OVERKLAGAT BESLUT
Etikprovningsmyndighetens beslut den 1 april 2020, dnr 2019-06301, se bilaga

Projekttitel: En multicenter, icke-interventionell, prospektiv kohortstudie av patienter med
alfa-mannosidos i flera ldnder

SAKEN
Prévning enligt lagen (2003:460) om etikprovning av forskning som avser méanniskor (etik-
provningslagen)

OVERKLAGANDENAMNDENS BESLUT

Overklagandendmnden for etikprovning godkinner den forskning som avses i ansokan.

BAKGRUND

Alfa-mannosidos &r en synnerligen ovanlig genetisk inlagringssjukdom (drabbar 1-2 personer
pé miljonen). Sjukdomen kan leda till en rad svara somatiska och mentala funktionsnedsatt-
ningar. Den kan ocksé leda till doden i tidig dlder. Enzymlékemedlet Lamzede ar den enda
godkédnda behandlingen av alfa-mannosidos 1 EU. Den europeiska ldkemedelsmyndigheten
har vid godkdnnandet av Lamzede krivt att en uppfoljningsstudie dér effekter och biverk-
ningar registreras.

Studien planeras omfatta ett 100-tal patienter 1 Europa. Effekterna av behandling registreras
under en 15-arsperiod avseende laboratorieprover, fysiska funktioner och livskvalitet. Saker-
heten foljs genom registrering av ogynnsamma héndelser, vissa laboratorieprover och fysio-
logiska undersékningar. Studien innefattar inte provtagningar, undersokningar eller frage-
formulér utdver de som kan sdgas inga i avancerad klinisk praxis.

Etikprovningsmyndigheten har avslagit ansdkan eftersom man ansett att den innehallit en rad
tveksamheter, oklarheter och otydligheter (specificerade i 8 punkter) som gjort att myndig-
heten inte kunnat bedéma forskningsprojektet.

Postadress Besoksadress Telefon E-post
Overklagandenimnden for etikprévning Viistra Jamvigsgatan 3 08-546 77 610 vx kansli@@onep.sc
¢/o Vetenskapsradet Webbplats
Box 1035 www.onep.se

101 38 Stockholm
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I sitt 6verklagande har den nationella koordinerande prévaren gjort vissa klarldgganden och
modifieringar av ansokan. Den klagande har beskrivit hur hon anvint begreppet “register-
studie”, klargjort hur studien relaterar till vanlig klinisk verksamhet, dndrat viss terminologi,
fortydligat hur personuppgifter ska behandlas, mer detaljerat beskrivit vilka tredje parter som
ar involverade 1 studien, reviderat avsnittet om etiska dvervdganden i ansdkan och patient-
informationen samt gjort vissa fordndringar i hur studien bendmns.

SKAL FOR BESLUTET

Redan det faktum att en sjukdom &r mycket séllsynt gor att den vetenskapliga dokumenta-
tionen ar begrinsad nér ett nytt lakemedel mot sjukdomen godkénns. Det ar darfor angelaget
att sammanstélla den kliniska kunskap som genereras nér det nya ldkemedlet borjar anvéandas.
Ett sadant krav pa uppfoljning stdllde den europeiska ldkemedelsmyndigheten ndr Lamzede
godkédndes.

Overklagandendmnden bedémer att studien kan innebira betydande kunskapsvinst. Studien
innefattar inga ingrepp, undersokningar eller registreringar utéver de som anvéands i varden av
patienter med detta tillstand. Den klagande har pa ett tillfredsstédllande satt dtgardat de brister
Etikprévningsmyndigheten papekat. Forskningsprojektet ska darfor godkannas.

Overklagandenimndens beslut fir enligt 37 § etikprovningslagen inte Gverklagas.

Detta beslut har fattats av Ann-Christine Lindeblad, Yvonne Lundberg Giwercman, Kjell
Asplund (foredragande), Anna Sarkadi, Johan Fritzell, Bengt Gustafsson och Lena Nislund.
Vid den slutliga handldggningen har dessutom erséttarna Carina Gunnarsson, Gert Helgesson,
Christina Eintrei, Bimbi Ollberg och Birgitta Hiibinette samt kanslichefen Jorgen Svidén,
administrativa sekreteraren Birgit Postol och juristerna Amelie Metz och Johanna Sjécrona
deltagit

P4 6verklagandenamndens vignar
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Ann-Christine Lmdeblad
Ordforande
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2020-04-01

Sokande forskningshuvudman
Region Vasterbotten

Forskare som genomfor projektet

Projekttitel

En multicenter, icke-interventionell, prospektiv kohortstudie av
patienter med alfa-mannosidosi flera lander

Etikprovningsmyndigheten beslutar enligt nedan.
BESLUT

Etikprovningsmyndigheten avslar den forskning som anges i ansdkan.

Skal for beslutet

Ansokan innehaller manga tveksamheter, oklarheter och otydligheter att
myndigheten inte kan bedoma forskningsprojektet. Exempel &r bla:

1. Det &r inte en registerstudie.

2. Relationen mellan vanlig klinisk verksamhet och studien ar oklar.

3. Vad ar en studieldkare/studieklinik om inget ytterligare gérs med anledning
av studien?

4. Det dr oklart hur hanteringen av personuppgifter kommer ga till.

5. Oklart vad tredje part ar. Ar det forskare som ska genomféra andra projekt
maste nya tillstand sokas.

6. Etiska overvagandena fran punkt 7-8 i ansokan verkar konstiga, inklippta fran
annan studie?

7. Omfattande revision av forskningspersonsinformationen behovs.

8. Titeln ar oklar, ej majlig for en lekman att forsta.

Det har beslutet kan éverklagas hos Overklagandenamnden for
etikprovning. Hur man 6verklagar framgar av bifogad anvisning.

Pa Etikprovningsmyndighetens vagnar

Per-Erik Nistér
Ordférande

Etikprovningsmyndigheten registrator@etikprovning.se | 010-475 02 00 | Box 2110, 750 02 Uppsala | etikprovning.se
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Beslutet har fattats av foljande personer:

Ordférande
Per-Erik Nistér, radman

Ledamoter med vetenskaplig kompetens

Jan-Erik Broman, psykiatri, vetenskaplig sekreterare

Elisabet Ronne Engstrom, neurokirurgi, vetenskaplig sekreterare,
foredragande

Petra von Heideken Wagert, geriatrik

Torbjorn Karlsson, anestesiologi och intensivvard

Agneta Yngve, nutrition

Martin Bjorck, karlkirurgi och Kirurgi

Henrik Lindman, onkologi

Jan Gustafsson, pediatrik

Ledamoter som foretrader allmanna intressen
Hampus Forsmark

Catarina Deremar

Rose-Marie Wilnerzon Thorn

Gunilla Franklin

Beslutet sdnds till

Ansvarig forskare i NN
Forskningshuvudmannens foretradare J G

Etikprovningsmyndigheten registrator@etikprovning se | 010-475 02 00 | Box 2110, 750 02 Uppsala | etikprovning.se
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Hur man overklagar Etikprovningsmyndighetens beslut

Vem far éverklaga?

Det &r forskningshuvudmannen som far dverklaga Etikprévningsmyndighetens
beslut om det har gatt sékanden emot. Overklagandet ska vara skriftligt.
Skrivelsen ska vara undertecknad av behorig foretradare for forskningshuvud-
mannen.

Om forskaren dverklagar ska en fullmakt frén forskningshuvudmannen bifogas.

Nar ska beslutet senast 6verklagas?
Overklagandet ska ha kommit in till Etikprévningsmyndigheten inom tre veckor
fran den dag da forskningshuvudmannen fick del av beslutet.

Vad ska dverklagandet innehalla?
Overklagandet ska innehalla uppgifter om

1. klagandens namn, person- eller organisationsnummer, adress,
telefonnummer och e-postadress

2. det beslut som dverklagas (dag for beslut, projekttitel och diarienummer)

3. hur ni anser att myndighetens beslut ska @ndras och skdlen till att beslutet
bér dndras.

Var ska dverklagandet skickas?
Overklagandet ska stillas till Overklagandenamnden for etikprévning. Men det
ska skickas eller Iamnas till Etikprovningsmyndigheten.

Om overklagandet har kommit in i ratt tid éverlamnar myndigheten
dverklagandet och handlingarna till Overklagandenidmnden for etikprévning.

Etikprdvningsmyndiqheten registrator@etikprovning se | 010-475 08 00 | Box 2110, 75002 Uppsala | etikprovning.se





