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Projekttitel: En randomiserad, parallellgrupp, placebokontrollerad (dubbelblind) och aktivt
kontrollerad (6ppen) multicenterstudie for att jamfora effekten och sakerheten av
lonapegsomatropin som tas en gang per vecka med placebo och en somatropinprodukt som tas

dagligen, hos vuxna med brist pa tillvaxthormon.

Saken
Prévning enligt lagen (2003:460) om etikprévning av forskning som avser manniskor (etik-
provningslagen)

Overklagandenimndens beslut
Overklagandenidmnden for etikprévning dndrar inte det 6verklagade beslutet.

Bakgrund

Otillracklig produktion av tillvdxthormon hos vuxna kan ha negativa effekter pa skelett, muskler,
amnesomsattning, hjarta och kognitiva funktioner. Standardbehandling for tillvaxthormonbrist &r
sedan manga ar dagliga injektioner av tillvaxthormonpreparat. Det danska ldkemedelsféretaget
Ascendis Pharma Endocrinology Division A/S (studiens sponsor) har utvecklat ett nytt
langtidsverkande tillvaxthormonpreparat (lonapegsomatropin), som administreras 1 gang/vecka.
Preparatet har hittills undersokts pa fler an 400 personer och det har visat sig vara sakert och vl
tolererat.

Den aktuella fas 3-studien omfattar ytterligare 240 forskningspersoner, rekryterade vid kliniker i
Nordamerika, Europa, Asien, inklusive Kina, Japan och Oceanien. Studiens primara syfte ar att hos
vuxna med brist pa tillvaxthormon under 38 veckor utvardera effekten av lonapegsomatropin jamfort
med placebo. Preparatet ska ocksa jamféras med en godkand produkt (norditropin) som
kalibreringsarm for att underlatta den kliniska bedomningen av studieresultaten. Bada
tillvaxthormonpreparaten innehaller samma aktiva substans, medan placebo bara innehaller de
hjdlpamnen som ocksa finns i studieldkemedlet. Ett kriterium for att inga som forséksperson i studien
ar att sedan 12 manader tillbaka inte alls ha haft nagon behandling med tillvixthormon, antingen for
att den dnnu inte pabdrjats eller for att den av nagon orsak avbrutits. Behandlingens effekt mats
framst som forandring i andelen kroppsfett studievecka 38 (bedomt med DXA).

Etikprovningsmyndigheten har godkant den forskning som anges i ansokan for de aktiva
behandlingsarmarna, men avslagit placeboarmen. Myndigheten har ansett att riskerna med
utesluten behandling for placebogruppen och de foljder som metoden kan ha — att undanhalla
patienter en etablerad och effektiv behandling av deras hormonbrist, med savil metabola risker som
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paverkan pa livskvalitet — bedéms som oetiska. Den vetenskapliga nyttan med projektets metod har
vidare ansetts begrdnsad och att riskerna med utesluten eller framskjuten behandling darfor
overstiger den forvantande vetenskapliga nyttan. Straldosrestriktionen har faststallts till 2 mSv.

Klaganden menar att placebojamforelsen behovs for att kunna visa att effekten av studieldkemedlet
ar battre an att forbli obehandlad. Den behandlingsfria perioden placebobehandlade genomgar
anses inte vara skadlig, forsamra tillstandet signifikant eller paverka framtida behandling med
tillvaxthormon. Studieprotokollet dndras for att tillgodose kravet om maximalt 2 mSv straldos genom
att utesluta CT-screening.

Skal for beslutet

Overklagandendmnden uppfattar att de studier som redan genomforts pa sdvil barn som vuxna
individer visat att provningslakemedlet lonapegsomatropin tolereras val och att inga allvarliga
biverkningar férekommit. Hos barn har lakemedelsféljsamheten 6kat. Det ar av varde att dven hos
vuxna utvardera denna effekt, men for detta syfte ar inte en obehandlad placebogrupp nédvandig,
utan jamférelsen bér géras med standardbehandling dvs. norditropin. Overklagandenimnden anser
att riskerna med utesluten eller framskjuten behandling 6verstiger den forvantande vetenskapliga
nyttan av studien och dndrar darfor inte det 6verklagade beslutet.

Overklagandendamndens beslut far enligt 37 § etikprévningslagen inte éverklagas.

Detta beslut har fattats av Ann-Christine Lindeblad, Yvonne Lundberg Giwercman (féredragande),
Kjell Asplund, Anna Sarkadi, Ann Wennerberg, Bengt Gustafsson och Lena Naslund. Vid den slutliga
handlaggningen har dessutom ersattarna Carina Gunnarsson, Gert Helgesson, Christina Eintrei,
Ingemar Engstrom, Johan Fritzell och Birgitta Hiibinette samt kanslichefen Jorgen Svidén, admini-
strativa sekreteraren Katarina Gate Lundgren och juristerna Amelie Metz och Johanna Sjécrona
deltagit.
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