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Rapporten redovisar det arbetet som den nationella arbetsgruppen for
precisionsmedicin/ATMP (eng. Advanced Therapy Medicinal Products) har genomfort fran
och med hésten 2020 fram till i april 2021. Metodiken har varit att skaffa kunskap om
nationella och regionala initiativ i syfte att fa en tydligare bild av framgangsfaktorer och
hinder samt forslag pa losningar eller till nasta steg/spridning. | sammanhanget har ocksa
kunskap om initiativen spridits mellan regional och nationell nivd och mellan olika regioner.
De prioriterade utmaningsomradena for arbetsgruppens arbete har varit implementering i
halso- och sjukvarden, finansieringsmodeller, prevention, kliniska studier/provningar
respektive forskningsinfrastrukturer och kapacitet for produktion och logistik.

Det hittillsvarande arbete med dess urval av initiativ och iakttagelser behéver i det fortsatta
arbetet kompletteras med

- narmare analys av initiativen och iakttagelserna i sig,
- forslag till uppdrag till myndigheter samt forslag inom de omraden dar staten,
regioner och andra aktérer genom partnerskap behdver genomféra insatser.

Initiativen har identifierats genom en s.k. bottom-up-process i arbetsgruppen och
representerar darmed en bredd av fragestallningar. Delarbetsgrupperna har haft olika
sammansattning. Vissa har haft representation fran flera aktorer i systemet, medan andra
endast involverat en eller ett fatal aktorer. Vidare har slutsatser och forslag fran
delarbetsgrupperna inte analyserats och diskuterats gemensamt i arbetsgruppen och kan
darfor inte ses som arbetsgruppens samlade standpunkt. De initiativ som
delarbetsgrupperna har arbetat med ar sarskilt markerade i rapporten. Syftet med att
inkludera dven andra regionala och nationella initiativ ar att ge en mer heltdackande bild av
arbetet med precisionsmedicin och ATMP i Sverige.

En slutsats fran hela gruppens arbete ar att det finns behov av att i nasta fas

a. tydligare adressera den faktiska kliniska implementeringen,
forstarka representationen fran profession samt strategisk halso-och sjukvardsniva
Identifiera och — om mojligt - 16sa organisatoriska utmaningar vid implementering av
precisionsmedicin,
etiska perspektiv och fragestallningar samt
forstarka patientperspektivet och involvering av patientféreningar.

Den nationella arbetsgruppen for precisionsmedicin/ATMP bestar av representanter fran
viktiga organisationer inom omradet?. S.k. champions fér arbetsgruppen fran
Samverkansgruppen Halsa & Life Science ar Anders Blanck, Lif, och Ole Petter Ottersen,
Karolinska Institutet. Den operativa ledningen for arbetsgruppen utgors av Frida Lundmark,
Lif med stod av Maria Lonn, Karolinska Institutet.

! Anna Alassaad, TLV; Sofie Alverlind, Sveriges kommuner och regioner (SKR); Karin Btelson, Sveriges
lakarforbund (fr.o.m. februari 2021) Sylvie Bove, Rise; Margareta Haag, Natverket mot cancer; Malin Hollmark,
Swedish Medtech; Johan Hyllner, Sweden Bio/AstraZeneca; Stephanie Juran; Séllsynta diagnoser; Dag Larsson,
LIF; Bjorn Odlander, Healthcap; Lars Palmqvist, Vastragotalandsregionen; Anna Sandstrém, AstraZeneca; Sofia
Rydgren Stale, Sveriges ldkarforbun (t o m januari 2021); Mia Wadelius, Uppsala universitet
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Arbetsgruppen har arbetat nara den nationella arbetsgruppen fér halsodata.

1 Precisionsmedicin —en genomgripande modernisering av halso- och sjukvarden

Precisionsmedicin ar skraddarsydd prevention, diagnostik, behandling och uppféljning som
baseras pa individens unika behov och férutsattningar. Behoven och férutsattningarna ska
utvarderas vid beslut som ror patienten. Pa sa satt sdkerstaller hdlso- och sjukvarden ratt
behandling till ratt patient vid ratt tidpunkt. ATMP, eller Avancerade terapilakemedel, ar en
grupp lakemedel och behandlingar som baseras pa celler, vavnader eller gener och som
regleras av en sarskild lagstiftning pa europeisk niva. Dessa terapier delas in i somatiska
cellterapier, genterapier och vavnadstekniska produkter, samt kombinationslakemedel som
innehaller avancerade terapilakemedel.

For den medicinska vetenskapen och halso- och sjukvarden innebar en férskjutning mot
precisionsmedicin och ATMP en genomgripande modernisering. Det ger fordelar for

- patienterna da forskningsresultat snabbt direkt paverkar halso- och sjukvarden och
mojligheterna till avancerad diagnostik och behandling

- forskningen och forskningens mojligheter att generera ny kunskap. Kunskap fran
hédlso- och sjukvarden genererar data och hypoteser. Nyttiggérandet av
forskningsresultat okar till foljd av minskat avstand mellan forskning och kliniska
implementering

- hélso- och sjukvarden da forskningsresultat forhallandevis snabbt kan tillampas i
varden. Parallellt med en formodad 6kad effektivitet 6kar dven kvaliteten i halso-
och sjukvarden genom goda mojligheter att optimera en behandling for en den
enskilde patienten.

- Life Science-foretagen genom utvecklings- och affarsmojligheter kopplade till klinisk
forskning, diagnostik, behandling och —inte minst — samverkan.

For att na framgang inom precisionsmedicin krévs initiala investeringar i infrastruktur och
l6sningar som mojliggor implementering pa bred front. Praktiska och legala mojligheter
behdver ges for att mojliggéra en 6kad anvindning av hilsodata. Aven betydande
forskningssatsningar och kompetenshoéjande insatser inom omradet behéver tillkomma.

Staten och-, regionerna har tillsammans med foretagen ett gemensamt ansvar for att skapa
goda forutsattningar for precisionsmedicin. Har har alla utmaningar och svarigheter som
foljt med den pagaende pandemin visat att det ar mojligt att snabbt stdlla om halso- och
sjukvarden. Samtidigt har pandemin visat pa forbattringsmojligheter i det svenska systemet.
Samma utmaningar ar giltiga for precisionsmedicin med en mangfald av aktoérer, flera
reglerande myndigheter etc.

Den har rapporten presenterar flera av de komponenter som majliggér den modernisering
av halso- och sjukvarden som en bred implementering av precisionsmedicin innebér. Detta
avser de krav som behover stéllas och strukturer som behéver komma pa plats for att
Sverige ska bli en ledande life science-nation, sarskilt vad galler om implementering av
precisionsmedicin.
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Det tidigare samverkansprogrammet har gjort satsningar som beskrivs i rapporten. Det
handlar om AIDA?, Analytic Imaging Diagnostics Arena, samt GMS3, Genom Medicine
Sweden.

2 Prioriterade utmaningsomraden

2.1 Implementering av precisionsmedicin och avancerade terapier i halso- och sjukvarden -
Exempel

2.1.1 Precisionsmedicinskt centrum Karolinska

Madlsdttning:
Bidra till Idngsiktig och bred etablering av precisionsmedicin vid Karolinska
universitetssjukhuset, i samverkan med Karolinska Institutet

Karolinska Institutet (KI) och Karolinska Universitetssjukhuset arbetar for ndarvarande tatt
tillsammans for att etablera hallbara strukturer for att implementera precisionsmedicin i
den kliniska vardagen. Det ar ndédvandigt med ett somldst samarbete mellan akademi och
hélso- och sjukvard avseende diagnostik, behandling, utveckling och forskning.

Ett av centrets forsta uppdrag ar att arbeta fram en mer langsiktig organisation och
arbetssatt som ska stotta ett accelererat inférande av precisionsmedicin i hadlso- och
sjukvarden. En viktig del ar att ta fram ett samarbetsavtal mellan Karolinska
Universitetssjukhuset och Kl som ska forenkla processer som korsar myndighetsgranser.
Aven fléden inom sjukhuset behéver utvecklas. Ett precisionsmedicinskt forum ska inrattas,
initialt inom tva fokusomraden: sallsynta sjukdomar och cancer. Langsiktigt kommer

konceptet att breddas till fler sjukdomsomraden.
Forslag pa organisationsmodell

Precisionsmedicinskt centrum Karolinska

Operativ del som dniver arbetet Stédjande och méjliggérande funktioner Befintliga resurser
1 ; L A

PM-forum

Sallsynta sjukdomar

Director |/ Forestandare Kliniska

provningsenheter

Strategisk ledningsgrupp

®  Dir. PMCK ® pepeMck 2 TCFC
- - "o - -4 Biobanker

Ansv. Sallsynta ‘ Repr. Scilifelab 2 TCIFC
Ansv. Cancer @ Repr. GMS ® rcrc
- - _ | Datahantering och
register

[ ] [ ]
Diagnostisk utveckling Ansv. PMDU - Repr. Kl - Repr. Kl

PMDU

Stabsfunktioner K

. = Stéd till ledningsgrupp och floden

= Verksamhets- och affarsutveckling

- = = Samordning av stédfunktioner fran K och KI !
—— 4 I - o] | Stabsfunkti Ki
| Fler omraden pa sikt, exv. neurologr, kardiologi, | | stunktioner
| infektion m.fl. ]

Figuren beskriver den tentativa organisationsmodellen fér PMCK.

2 https://liu.se/en/research/aida
3 https://genomicmedicine.se/en/
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2.1.2 ATTC i en svensk kontext - delarbete frén arbetsgruppen, se ocksd bilaga a

Madlsdttning:
Sverige ska vara virldsledande i att tillgdngliggéra ATMP fér patienter i Sverige

Malsattningen adresseras i detta exempel konkret genom att foresla och utveckla en modell
dar svenska ATMP-centra ska kunna erbjuda koordinering av expertis inom regulatorisk
radgivning, tillverkning, diagnostik, behandling, omvardnad och uppfdljning i varldsklass till
patienter i Sverige. Detta forutsatter nara samverkan mellan forskning, naringsliv och halso-
och sjukvard samt medinvolvering av patient- och narstaenderepresentanter. En annan
grundlaggande forutsattning ar mojligheten att tillgangliggéra halsodata fran halso- och
sjukvarden for forskning, innovation och uppféljning av ATMPs. ATMP kopplar till olika delar
av halso- och sjukvardens organisation samt till en rad olika professioner. Genom att initialt
organisatoriskt samla verksamheten inom ATMP-centra initialt vid universitetssjukhusen och
darigenom starka kompetensen och mojliggéra en kraftsamling 6kar forutsattningarna for
Sverige att nd malsattningen om att tidigt kunna ge tillgang till ATMP-behandlingar i Sverige.

For att nda malsattningen finns ett tydligt behov av 6kad samordning mellan ATMP-centra
och ett ndra samarbete med foretagen. Nuldgesbeskrivningen beskriver val nuvarande
strukturer och arbetet med att etablera ATMP-centra i Sverige. Detta utgor ocksa
utgangspunkt for det fortsatta arbetet med att ta fram konkreta atgardsforslag till
Samverkansgruppen for att bidra till att malsattningen om att Sverige ska vara
varldsledande i tillgangliggdrandet av avancerade av avancerade terapier. Atgardsforslagen
kommer att presenteras for Samverkansgruppen vid motet den 10 november 2021.

2.1.3 Precisionsmedicin diagnostisk utveckling

Madlsdttning:
Férbdittra och effektivisera diagnostiken

Precisionsmedicin staller nya krav pa en diagnostik som integrerar klinisk verksamhet,
laboratorier och olika avbildningsteknologier. Karolinska Institutet och Karolinska
Universitetssjukhuset driver darfor ett gemensamt initiativ med “proof-of-concept"” inom
diagnostik som inkluderar prov-, bild- och datahantering. Mdjligheter till att utveckla Al och
“machine learning” inom diagnostikomradet ingar som en komponent. Initiativet drivs i
direkt samarbete med Precisionsmedicinskt centrum Karolinska (se ovan).

2.1.4 GMS som nationell och regional struktur®

Madlsdttning:
Implementera precisionsmedicin i Sverige

Implementering av precisionsdiagnostik och precisionsmedicin ar en i allra hogsta grad bade
nationell och regional fraga. Genomic Medicine Sweden (GMS) ar ett nationellt

4 https://genomicmedicine.se/en/
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samverkansprojekt med den 6vergripande malsattningen att implementera
precisionsmedicin i hdlso- och sjukvarden, primart med fokus pa avancerad genetisk analys
sasom exempelvis helgenomsekvensering, dvs. precisionsdiagnostik. Projektet finansieras av
Vinnova tillsammans med regioner och universitet. En prioriterad malsattning ar att
mojliggora tillgang till precisionsdiagnostik oavsett var i landet patienterna finns. For att na
malsadttningen har man inom GMS skapat en nationell 6vergripande struktur med regionala
noder, Genomic Medicine Centers (GMCs) for att mojliggora regional tillgang till
precisionsdiagnostik. Modellen med regionala GMCs ger goda forutsattningar att regionalt
utveckla och férankra implementeringen av helgenomsekvensering i halso- och sjukvarden.
Pa sikt skulle infrastrukturen som nu etableras kring GMS ocksa kunna anvandas ur ett
bredare perspektiv som nationell infrastruktur fér implementering ocksa av annan
precisionsdiagnostik sasom andra omics-teknologier etc.

Okad tillgéng till precisionsdiagnostik stéller ocksa krav pa 6kade majligheter att félja upp
diagnoser med | saval tillgdngliga behandlingar som majlighet att delta i kliniska studier och
provningar. En val utbyggd infrastruktur for implementering av precisionsmedicin ar darfor
av yttersta vikt for att na malsattningen i regeringens Life Science-strategi om att Sverige ska
vara ett foregangsland i implementering och inférande av precisionsmedicin.

2.1.5 Analytic Imaging Diagnostics Arena, AIDA®

Madlsdttning:
Etablera storskalig tillimpning och anvindning av artificiell intelligens av svensk hdlso- och
sjukvdrd

Implementering av precisionsmedicin i hdlso- och sjukvarden stéller 6kade krav pa tillgang
till kapacitet och férutsattningar for storskalig analys och méjligheter att utveckla och
anvanda artificiell intelligens (Al) inom halso- och sjukvarden. Utvecklingen inom omradet
under senare ar har accelererat och idag finns helt nya forutsattningar for implementering
av Al i hdlso- och sjukvarden. Al ar vidare ett viktigt verktyg for att fullt ut implementera
precisionsmedicin och realisera regeringens malsadttning om Sverige som en ledande nation i
att implementera precisionsmedicin i halso- och sjukvarden. Dock har i nulaget fa Al-
[6sningar natt klinisk implementering.

AIDA ar en nationell arena for forskning och innovation inom medicinsk bildanalys och ett
tvarvetenskapligt samverkansprojekt som syftar till storskalig anvandning av Al i hdlso- och
sjukvarden. | arenan mots akademi, sjukvard och foretag for att omsatta tekniska framsteg
inom Al-teknik till patientnytta i form av kliniskt anvandbara verktyg. Centrum for medicinsk
bilddiagnostik och visualisering ar vard for arenan som syftar till att hjalpa alla svenska
aktorer inom omradet.

> https://liu.se/forskning/aida
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2.1.6 Ldrdomar fran samnordisk process — delarbete frén arbetsgruppen, se ocksd bilaga b

Madlsdttning:
Moéjliggéra tidig och jimlik tillgang till Iikemedel i de nordiska ldnderna genom en mer
effektiv utvdrderingsprocess (mdlsdttning om maximalt 90 dagar).

FINOSE ar ett nordiskt samarbete mellan HTA-myndigheter i TLV (Sverige) lakemedelsverket
Fimea (Finland), och Statens legemiddelverk, NoMA (Norge) som initierades 2017 och
etablerades under 2018 som en pilot.

Gemensamma halsoekonomiska utvarderingar skapar forutsattningar for minskade
skillnader mellan landerna i vilka antaganden som gors i den hdlsoekonomiska analysen och
vilka krav som stalls pa bevisbordan hos foretaget. Vidare behover foretaget skicka in endast
ett underlag och komplettera med mindre nationella justeringar. Samarbetet minskade aven
arbetsbelastningen for respektive myndighet eftersom arbetet férdelades mellan de
nordiska myndigheter som ingick i samarbetet. Underlaget fran den hadlsoekonomiska
utvarderingen kan dven mojliggora ett mer effektivt arbete med gemensamma
forhandlingar.

Utmaningarna grundar sig i att myndigheternas uppdrag skiljer sig at. Det har darfor varit
viktigt att infor utvarderingarna diskutera igenom behoven, med fokus pa det specifika
drendet. For Sverige har det innefattat att tydliggora det svenska systemets skillnader
mellan ett subventionsarende och ett kliniklakemedel och vad som ar viktigt for
kliniklakemedelsprocessen. Andra centrala delar for ett fungerande samarbete har varit att
diskutera och tydliggtra roller mellan landerna samt att satta upp en gemensam tidplan. En
Oppen dialog med foretaget med uppdateringar om bland annat tidplan och preliminara
beddmningar har ocksa varit betydelsefullt for ett fungerande arbete.

| takt med att fler gemensamma utvarderingar genomfoérs inom samarbetet fér FINOSE
forvantas arbetet bli mer effektiviserat. Bland annat har myndigheterna tagit fram en
gemensam mall for underlag for beslut och landerna ska fortsatta att utveckla arbetssatten
mellan varandra. TLV, NoMA och Fimea har dessutom genomfort ett antal workshops med
syftet att utvardera och diskutera olika standpunkter avseende ett antal &mnesomraden:

e Utvardering av indikationer oberoende av histologi (vdard, NoMA, oktober 2018)

e Utvardering av kombinationsbehandlingar (TLV, december 2018)

e Utvardering av potentiellt kurativa behandlingar (Fimea, april 2019)

e Anvandandet av RWD vid beslutsfattande, olika metoder for diskontering (TLV,
oktober 2019)

Nordiskt lakemedelsforum etablerades 2015 som ett forum for informell samverkan och
dialog kring lakemedelsfragor. Syftet ar kunskaps- och erfarenhetsutbyte, att identifiera
majligheter till samverkan och arbeta fér gemensamma nordiska for lakemedel. Sverige,
Norge, Danmark och Island medverkar. Gemensamma nordiska férhandlingar ar identifierat
som ett omrade att préva och utveckla. | den aktuella férhandlingen géllande Zynteglo,
medverkade dven Finland.
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NT-radet har regionernas mandat att fatta beslut om svensk medverkan i nordisk
forhandling utifran ovanstaende.

Zynteglo utsags till nordisk forhandling mot bakgrund av gallande kriterier for den nordiskt
gemensamma processen. Viktiga skal var ocksa den gemensamma hélsoekonomiska
varderingen genom FINOSE, som innebar att landerna skulle ha tillgang till samma
beslutsunderlag vid en férhandling, och att féretaget som marknadsfér Zynteglo aviserade
att man endast planerade tva behandlingscenter for Zynteglo i Norden, vilket innebar att
nordiska patienter forvantades kunna behandlas utanfér hemlandet. Behandlingen innebar
en hog kostnad och en hog angeldagenhetsgrad. Féretagets vilja att bidra och medverka i
detta nya arbetssatt var en viktig faktor.

Sverige och Norge koordinerade forhandlingsarbetet dar en forhandlingsrepresentant per
land medverkade. | samrad med respektive lands beslutsfunktion — for Sverige NT-radet -
enades landerna om en gemensam o6vergripande malsattning i forhandlingen ”ensure equal
and timely access and affordability of Zynteglo for patients in all the Nordic countries”.
FINOSE-rapporten utgjorde underlag. Dialogen omfattade bland annat betalningsmodeller.

Forhandlingen resulterade i ett erbjudande som bedémdes ge en hogre kostnad an vad
respektive land skulle acceptera. Utifran detta beslutade NT-radet att inte rekommendera
Zynteglo. Motsvarande beslut fattades i Norge. Danmark och Finland har i skrivande stund
inte kommunicerat beslut gillande Zynteglo. Den 12 mars 2021 meddelade den europeiska
lakemedelsmyndigheten EMA att Zynteglo nu ska omfattas av en sarskild
sakerhetsuppfdljning. https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/referrals/zynteglo

| takt med att fler gemensamma utvarderingar genomfors inom samarbetet for FINOSE
forvantas samarbetet bli mer effektiviserat. Bland annat har myndigheterna tagit fram en
gemensam mall for underlag for beslut och landerna ska fortsatta att utveckla arbetssatten
mellan varandra. Regionerna kommer att inom ramen for sin samverkansmodell for
lakemedel att satsa ytterligare pa nordisk samverkan. | takt med att allt fler
hogspecialiserade lakemedel som ATMP, nar marknaden ar det angeldget att det finns
tillrackliga resurser hos TLV att genomféra halsoekonomiska varderingar, arbeta med
metodutveckling, och utveckla samarbetet med grannlanderna.

Regionerna anser att det nordiska samarbetet ar mycket vardefullt och kan bli ett viktigt
stod i att skapa mojligheter att inféra nya behandlingar. Aven om Zynteglo-drendet inte
resulterade i en positiv rekommendation om anvandning i Sverige, ar det en framgang att
landerna arbetat fram ett gemensamt beslutsunderlag och enats om gemensamma
principer i en forhandling. Hoga engangskostnader och potentiellt komplicerade
avtalsmodeller fér ATMP innebar en utmaning for betalarna och genom samarbetet kan
landerna stotta varandra i svara avvagningar. Det kan ocksa underlatta for foretagen att
endast behova tillhandahalla ett hdlsoekonomiskt underlag for alla landerna och ha en
dialogpart for hela den nordiska marknaden.


https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/referrals/zynteglo
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2.1.7 Implementering av precisionsmedicin och ATMP kréver vdlgrundade beslutsunderlag baserade
pa hilsoekonomiska vérderingar - delarbete frén arbetsgruppen, se ocksa bilaga ¢

Madlséttning:
Skapa férutsdttningar fér att kunna implementera metoder inom precisionsmedicin och
ATMP genom viilgrundade hélsoekonomiska underlag

En av grundférutsattningarna for implementering av precisionsmedicin och ATMP ar
mojligheten att beddma nytta och kostnadseffektivitet av nya metoder och behandlingar.
Behandlingar inom precisionsmedicin och ATMP utmanar pa flera satt dagens system for
halsoekonomisk utvardering, prissattning och implementering. For precisionsmedicin
handlar det om att kunna utvardera kombinationen av diagnostikmetod och efterféljande
behandling. Den kliniska dokumentationen fér ATMP ar ofta begransad vid
marknadsgodkdnnande och beslut behover ofta fattas baserat pa begransad klinisk evidens
och med stora osakerheter, framfor allt kring varaktighet av effekten. Det kravs ocksa
strukturerad uppfoljning och utvardering av de nya behandlingarna i samverkan mellan
aktorerna, inklusive patienter, for att successivt 6ka kunskapen om deras effekt och varde.

Eftersom precisionsmedicin och ATMP generellt anvands inom slutenvarden, gérs TLV:s
utvarderingar for flertalet av dessa produkter inom ramen for kliniklakemedels- och
medicinteknikuppdragen. Det innebar att det ar angelaget att TLV har tillrackliga resurser till
detta arbete for att mota behovet av hdlsoekonomiska varderingar. For ndarvarande ar
kliniklakemedeluppdraget endast resurssatt for att klara omkring halften av de
utvarderingar som behovs idag, och behovet vantas 6ka i takt med att mer komplexa
behandlingsmetoder, som ATMP, blir tillgdangliga. Inom ramen for delarbetet har TLV och
SKR tagit fram en skrivelse till Life Science-kontoret i syfte att starka TLV:s resurser till att
utdka genomforandet av hdlsoekonomiska varderingar for lakemedel och medicintekniska
produkter och for att utveckla metoder for halsoekonomiska varderingar fér ATMP och
precisionsmedicin.

2.1.8 Vinnovas finansiering av ATMP-projekt

Madlsdttning:
Att etablera Sverige som en konkurrenskraftig nation inom ATMP-omrddet

| Life Science-strategin lyfts utveckling och implementering av ATMPs fram som ett viktigt
omrade for att starka Sveriges konkurrenskraft och for maojligheten for patienter i Sverige
att fa tillgang till ATMP-behandlingar. Vinnova finansierar projekt som syftar till att utveckla
Sveriges position och potential inom ATMP-omradet:

e Centre for advanced medical products (CAMP)®

& https://atmpsweden.se/camp-2/camp/
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e Innovationsmiljon ATMP 2030/

De Overgripande malsattningarna for dessa projekt ar gemensamma, att genom 6kad
nationell koordinering och samordning saval nationellt som internationellt bidra till en 6kad
kapacitet for utveckling och produktion av ATMPs i Sverige.

Inom CAMP ligger ett sarskilt fokus pa forskning och utveckling for att translatera tidiga
ATMP-projekt fran preklinisk fas till klinisk implementering, vilket ocksa innebar ett fokus pa
bioprocessutveckling, GMP-produktion och utveckling av fungerande logistiklosningar pa
regional och nationell niva.

Innovationsmiljon ATMP 2030 har ett fokus i att pa systemniva skapa férutsattningar for
framgangsrik utveckling och implementering av ATMPs. Visionsmiljon har ambitionen att
fungera som en sammanhallande struktur som mojliggoér en 6kad samverkan mellan
relevanta aktorer i systemet. Projektets huvudsakliga malsattningar ar dkade forutsattningar
for utveckling och tillganglighet till ATMPs, sakerstalla kunskap och kompetens inom
omradet i Sverige och 6kad internationalisering och nationell samverkan.

2.1.9 Integrerad diagnostik - delarbete fran arbetsgruppen, se ocksa bilaga d

Madlséttning:
Skapa férutsdttningar for att tidig diagnos och tillgang till relevant behandling

Tillgang till diagnostik ar en viktig del i implementeringen av precisionsmedicin i hadlso- och
sjukvarden och forutsattningarna fér en datadriven héalso- och sjukvard — dar varden
anpassas efter individens behov - ter sig alltmer realistisk. Medicinska och kliniska discipliner
befinner sig dock idag mer eller mindre i silos i hadlso- och sjukvarden samtidigt som behovet
av en integration av data fran olika discipliner 6kar. Med utgangspunkt i “front-end” — dvs.
hur sammanhallen information delges patient och vardprofession — kan utmaningar, behov
och mojliga I6sningar identifieras. En bred bas av kunskap och data skapar de basta
forutsattningarna for optimerade diagnosticerings- och behandlingsmetoder och skapar
ocksa forutsattningar att skraddarsy I6sningar for enskilda individer. En viktig aspekt att
beakta ar att det ar individen sjalv som ar kallan till den data som kravs for att diagnosticera
och identifiera en optimal behandlingsmetod. | dagens hélso- och sjukvardssystem och
ocksa inom omsorgen ar insamlingen av relevant data distribuerad dver saval olika
discipliner som system, som beskriver patientens tillstand och egenskaper — fran olika
perspektiv, pa olika nivaer, fran mikro till makro. Utokade mojligheter att analysera den
samlade mangden data pa ett systematiskt satt skapar forutsattningar att realisera den fulla
potentialen av de diagnostiska plattformar och teknologier som nu finns tillgéngliga, sasom
bred genetisk profilering, omics, digitala markorer, patologi, imaging, labresultat, etc.
Precisionsdiagnostik ger mojlighet att diagnosticera sjukdomar i tidigt stadium, i vissa fall
redan innan symtom uppstar - och att begrdnsa, senarelagga eller reversera progress av
sjukdom. For att realisera malsattningarna i Life Science-strategin forslar delarbetsgruppen

7 https://atmpsweden.se/atmp-innovation-environment/about-vision-driven-innovation-milleu/
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for “Integrerad diagnostik” att mojligheterna till regionala innovationsinsatser starks, bade
inom en enskild region, men ocksa mellan regioner samt att modeller utvecklas for att
mojliggora ett utdkat kunskapsutbyte pa nationell niva.

2.1.10 GMS pilot gdllande “datasjéar”

Madlséttning:
Etablera nationella standarder fér lagring av genomikdata

| bred samverkan med hélso- och sjukvard, akademi och féretag bygger GMS en
infrastruktur som mojliggor forbattrad diagnostik, individanpassade behandlingsval och
forskning med fokus pa implementering av precisionsmedicin. | ett projekt finansierat av
Vinnova via det strategiska innovationsprogrammet Swelife arbetar med GMS med att
utveckla nationella standarder for lagring av genomikdata inom svensk halso- och sjukvard
samt skapa ett ramverk for sammankoppling av genomik- och metadata till annan halsodata
for analys och visualiseringsandamal. En viktig del i arbetet bestar ocksa i att identifiera och
belysa behovet av lagandringar som maste genomfdras for att mojliggora saker datadelning
pa nationell och internationell niva av primart genomikdata men i férlangningen ocksa
annan hélso- och sjukvardsdata. En nationell standard for genomisk metadata dr nodvandig
for visualisering av data for sjukvard, akademi, foretag och myndigheter samt for utveckling
av avancerade realtidsanalyser sasom Al-baserade applikationer och maskininlarning.

2.1.11 Al-strategi fér Region Ostergétland

Malsdttning:
Méjliggéra anvidndning av Al inom hdlso- och sjukvdrden

Region Ostergdtland har inom ramen fér sitt strategiska arbete utvecklat en regional
strategi for implementering av Al i hadlso- och sjukvarden. Malsattningen ar att strategin
ocksa ska skapa 6kade forutsattningar och fungera som ett grundlaggande fundament for
implementering och uppbyggnad av precisionsmedicin inom regionen. En viktig del av
arbetet ar att skapa modeller och strukturer for strukturerad data i enlighet med de
vanligaste standarderna for lagring och datadverféring och skapa formaga att utifran
verksamhetens behov implementera tillgangliga Al-modeller och kapacitet att vid behov
utveckla egna modeller. Ytterligare prioriterade omraden ar att sdkerstalla en hog juridisk
och regulatorisk kompetens inom regionen och sidkerstélla att dessa funktioner ar
integrerade i utvecklings- och implementeringsprojekt snarare an att fungera som en
radgivande funktion. En ytterligare malsattning ar att genom implementering av Al-strategin
skapa en infrastruktur for att mojliggoéra en datadriven halso- och sjukvard och
precisionsmedicin.
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2.1.12 Al — inom Precision Medicine Task Force

Madlséttning:
Etablera effektivare diagnostik och behandling

Precisionsmedicin innebar, som har konstaterats, en individanpassning av medicinska
behandlingsformer. For att skapa en mer anpassad och darmed effektivare diagnos samt
behandling, kravs bland annat: grundlaggande kompetens och systematisk implementering
av kunskap och nya teknologier; tillgang till stora mangder hélsodata samt system som kan
hantera olika former av data. Under det senaste decenniet har tillampning av Al-teknologier
inom det precisionsmedicinska faltet 6kat kraftigt och anvands inom omraden som diagnos
och bildanalys. Under 2021 kommer en arbetsgrupp inom ramen fér Karolinska
universitetssjukhuset och Kl:s Precision Medicine Task Force att fokusera pa diagnostisk
utveckling dar analys av stora datamangder ar av kritisk betydelse. Bland annat har en
akademisk deltidsanstéallning kommit till stand.

2.2 Finansieringsmodeller — Exempel

2.2.1 Finansieringssystem for precisionsmedicin - kartldggning och prioriteringsunderlag - delarbete
frén arbetsgruppen

Malsdttning:
Skapa underlag for beslut om insatser och prioriteringar fér utveckling och implementering
av precisionsmedicin ur ett finansieringsperspektiv.

Implementering av precisionsmedicin innebar en omstallning for hdlso- och sjukvarden bade
avseende organisatoriska forutsattningar, men ocksa i hur det kliniska arbetet bedrivs nar
den nuvarande modellen utmanas och staller 6kade krav pa tvardisciplinart arbete inom
halso- och sjukvarden. Implementering av precisionsmedicin staller ocksa storre krav pa
integrerade system och modeller for beslutsstoéd och dataanalys nar stora dataméangder fran
exempelvis olika diagnostiska plattformar ska utgora ett sammanvagt underlag for beslut i
klinisk vardag. Utoéver den faktiska implementeringen i hadlso- och sjukvarden omfattar
precisionsmedicin ocksa delar som forskning och innovation, policyutveckling, utveckling av
betal- och ersattningsmodeller samt tillgang till relevanta forskningsinfrastrukturer och
kapacitet for produktion av exempelvis ATMPs. Utvecklade finansieringsmodeller kravs
darfor for att mojliggéra omstallning och implementering pa olika nivaer och idag saknas
konkreta underlag for prioritering av insatser for implementering av precisionsmedicin ur
ett finansieringssystemsperspektiv, vilket bidrar till att implementeringen gar alltfor
langsamt. En framgangsrik implementering av precisionsmedicin kraver samverkan och
utvecklade samverkansmodeller ocksa avseende finansiering.

Arbetsgruppen har inom ramen for utmaningsomradet “Finansieringsmodeller” darfor
initierat ett projekt i syftet att ta fram en initial kartlaggning och beskrivning av systemet for
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precisionsmedicin utifran ett finansieringsperspektiv. Ingdende delkomponenter kartlaggs
avseende omfattning, berdrda aktorer och beroenden mellan olika delkomponenter. Jamlik
tillgang till halso- och sjukvard ar en grundlaggande princip i det svenska hdlso- och
sjukvardssystemet och det foreslagna projektet bidrar ocksa till att 6ka forutsattningarna till
en jamlik tillgang till precisionsmedicin genom att tydliggora behov och utformning av en
finansieringsstruktur pa nationell niva i samverkan mellan akademi, regioner och foretag.
Projektet finansieras av Vinnova via det strategiska innovationsprogrammet Swelife.

2.2.2 Vidsterbottens Vitbok “Tillsammans for tillgéngliggérande av avancerade terapier och innovativa
ldkemedelsbehandlingar for patienter med sdllsynta och svdra sjukdomar i Sverige”®

Madlsdttning:

Oka patienters tillgdng till effektiva, sikra och kostnadseffektiva behandlingar samt att
mdjliggdra for Sverige att inta en ledande position i implementering av nya innovativa
behandlingar

Den medicinska forskningen har under de senare aren gjort banbrytande vetenskapliga
upptackter vilka har lett fram till utvecklingen av helt nya typer av behandlingar inom saval
canceromradet som inom behandling av sallsynta sjukdomar. Dessa nya innovativa
behandlingar ger i flera fall maojlighet till bot och i andra fall méjlighet till en avsevart 6kad
livskvalitet med bibehallen livslangd. Trots dessa nya majligheter till behandling finns det
utmaningar i att implementera och tillgangliggéra dessa behandlingar for patienter i Sverige
pa ett for regionerna langsiktigt hallbart satt. | Region Vasterbotten har utmaningarna
sarskilt tydliggjorts genom godkdannandet av nya lakemedel for Skelleftesjukan, en sjukdom
med hog prevalens i Region Vasterbotten och dar de nya lakemedlen ar betingade med en
relativt hog kostnad. For att 6ka mojligheterna att tillgangliggéra dessa nya behandlingar till
patienter har darfor Region Vasterbotten tagit fram en “vitbok” vars syfte ar att 6ka
patienters tillgang till effektiva, sdkra och kostnadseffektiva behandlingar. Inom ramen for
arbetet har man kartlagt utmaningarna utifran ett implementerings- och betalarperspektiv
men ocksa tagit fram férslag som beddms bidrar till att na malsattningen i Life Science-
strategin om att Sverige ska vara ett féregangsland i implementeringen av
precisionsmedicin. Fem rekommendationsomraden har identifierats i arbetet:

e Ett regulatoriskt system som sdkerstéller tillgangen pa saval dldre som nyare
effektiva, sakra och kostnadseffektiva behandlingsalternativ

e Ett adaptivt pris- och ersattningssystem for lakemedel som sanker trosklarna for
implementering av nya terapier i klinisk vardag och tillgangliggérande till patienter
med séllsynta och svara sjukdomar

8https://www.regionvasterbotten.se/VLL/Filer/RV Vitbok%20Tillsammans%20f%C3%B6r%20tillg%C
3%A4ngligg%C3%B6rande 20210228 HIGH.pdf
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e En statlig finansieringsmekanism for nya terapier for patienter med sallsynta och
svara sjukdomar som stimulerar tidig implementering och evidensgenerering fran
lakemedelsanvandning i klinisk vardag.

e Ett nationellt grepp om forutsattningarna for att samla in, lagra, hantera, anvanda
och dela tillforlitlig och relevant halso-, vard- och kostnadsdata fran
ldkemedelsanvandningen i Sverige — pa ett informations- och integritetssakert satt

e Att gemensamt prioriteringsarbete mellan stat och region, for horisontella
prioriteringar i halso-och sjukvarden — inklusive betydelsen av tidig implementering
av nya terapier for patienter med sallsynta och svara sjukdomar

2.3 Prevention

Omradet ar prevention kopplat till precisionsmedicin ar foérhallandevis outforskat och det
finns darfor i nulaget fa etablerade initiativ. Precisionsprevention har dock en betydande roll
att spela inom precisionsmedicin och det forebyggande arbetet for “den friska manniskan i
linje med “P4-medicin”, dvs. preventive, predictive, participatory och personalized. For att
bidra till utvecklingen har Vinnova etablerat ett program inom omradet - “hallbar
precisionshalsa”. Det handlar om att skapa mer traffsdakra och jamlika metoder for att
framja halsa och valbefinnande, samt att férebygga, diagnostisera och behandla sjukdom.

FOr att |0sa angeldgna utmaningar som ojamlik halsa, 6kande livsstilssjukdomar och vaxande
kostnader for sjukvard och omsorg behéver innovationsarbetet strava mot ett
sammanhallet perspektiv pa halsa och vilbefinnande. Ny teknik, tillgdngliggérande av data,
andamalsenliga regelverk och utvecklade incitamentsstrukturer ar hérnstenar i
utvecklingen. Arbetsgruppen har darfor for avsikt att folja arbetet i olika initiativ som skapar
forutsattningar for bred prevention enligt precisionshalsa, till exempel PKU-biobankens
pagaende digitaliseringsarbete.

2.4 Kliniska studier och prévningar — Exempel

2.4.1 Nationell samordning av kliniska studier och prévningar, se ocksa bilaga e

Madlsdttning:
Bidra till att fler kliniska studier och prévningar genomférs i Sverige och att mdlsdttningen i
Life Science-strategin om att fler foretagsinitierade kliniska studier ska genomféras i Sverige.

Under 2020 har Region Skane tillsammans med Forsknings- och innovationsradet i Skane
(FIRS) initierat ett arbete for att 6ka fokuset pa kliniska prévningar och med en specifik
malsattning om att 6ka antalet foretagsinitierade kliniska provningar som genomfors i
regionen. For att kartldgga och identifiera prioriterade omraden att adressera for att na
malsattningen har regionen tillsammans med Vinnova via det strategiska
innovationsprogrammet Swelife finansierat en forstudie som genomforts och sammanstillts
av konsultféretaget Sirona. Rapporten baseras pa ett stort antal intervjuer med intressenter
fran tex myndigheter, branschorganisationer, forskande lakemedelsforetag och regionala
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noder, for att klargora hinder och identifiera relevanta och konkreta insatser. | rapporten
sammanstalls forslag pa atgarder pa nationell och regional niva for att 6ka antalet kliniska
lakemedelsprévningar i Sverige. En malsattning som ar angeldgen ur ett patientperspektiv
utifran mojligheten till battre halso- och sjukvard for patienter i Sverige, men ocksa for att
starka svensk Life Science. For att patienter att fa tillgang till nya behandlingsmetoder kravs
insatser fran intressenter pa alla nivaer. | rapporten lyfts fem huvudsakliga omraden fram:

1. Uppdrag, mal och uppféljning — Skapa mal i hdlso-och sjukvardens uppdrag for att
kliniska lakemedelsprovningar ska bedrivas och inkludera malet i hdlso-och
sjukvardsnamndernas avtal. Specificera aven konkreta mal for kliniska
lakemedelsprévningar pa nationell, regional och vardenhetsniva och sakra strukturer
for uppfoljning

2. Finansiering och ersattningsmodeller — For att kunna finansiera mjuk infrastruktur
och ersattningsmodeller for kliniska lakemedelsprovningar bor resurser omfordelas
och den svenska Life Science-strategin kopplas till finansiella medel

3. Forutsattningar for mjuk infrastruktur — Skapa initiativ for att starka narvaron av
forskningssjukskodterskor och annan forskningsstédjande personal.

4. Marknadsforing och profilering — Samverka med aktorer for att marknadsfora
Sverige utanfor Norden, 6ka profileringen genom tillhandahallande av
marknadsforings- och informationsmaterial.

5. Initiativ for utokad studiepopulation — Mojliggor effektiva processer och modeller
ocksa for komplexa feasabilitystudier och utéka samarbetet med
patientorganisationer och 6kad nordisk samverkan.

2.4.2 Utveckla legala férutscttningar for kdlldataverifiering vid kliniska studier - delarbete fran
arbetsgruppen, se ockséd bilaga f

Malsdttning:
Skapa legala forutsdttningar for kdlldataverifiering vid kliniska studier

Genomforandet av kliniska lakemedelsprévningar sker i enlighet med ett strikt regelverk. |
Sverige ar Lakemedelverket ansvarig myndighet for att ge tillstand till att starta kliniska
lakemedelsprovningar. Likemedelsverket har ocksa tillsynsansvaret for att provningen
genomfors i enlighet med saval internationella som nationella lagar, regler och foreskrifter.
Ett centralt regelverk for kliniska lakemedelsprévningar ar “Good Clinical Practice (GCP)”.
GCP &r en internationell kvalitetsstandard som utgar fran att etiska och vetenskapliga
aspekter ar tillgodosedda nar en klinisk lakemedelsprovning pa manniska utformas,
genomfors, dokumenteras och rapporteras.

Den pagdende Covid-19 pandemin har aktualiserat behoven av att kunna genomfora kliniska
lakemedelsprovningar i enlighet med GCP och Ovriga regelverk avseende sdakerhet och
kvalitet, samtidigt som det maste ske pa ett smittsakert och resurseffektivt satt. Detta
innebar bland annat att i sa stor utstrackning som mojligt genomfoéra kliniska
lakemedelsprovningar utan icke nédvandiga personliga kontakter med halso- och
sjukvarden.
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Som en del i detta ansvar ingar ett moment som kallas kdlldataverifiering. Det innebar en
kontroll av att de uppgifter som finns i prévningens dokumentation och som utgar fran
patientens journaluppgifter, ar korrekta och ratt éverforda till prévningsdatabasen.
Kalldataverifiering genomfors i form av stickprov, bade schemalagt och handelsestyrt.
Forutsattningarna for att kdlldataverifiera mot patientjournal, regleras i Sverige av
Patientdatalagen (PdL) respektive Offentlighet- och sekretesslagen (OSL).
Tillsynsmyndigheten for PdL ar Integritetsskyddsmyndigheten (IMY). | saval domar som
tillsynsbeslut har det fastslagits att PdL inte medger kalldataverifiering genom utlamnande
av data i form av direktatkomst till journal.

For att adressera fragestallningen och identifiera mojliga [6sningar har arbetsgruppen
formulerat ett forslag till Kommittén for teknologisk innovation och etik (KOMET) inom
ramen for KOMETS insamling av regelhinder for utveckling och implementering av
precisionsmedicin.

2.5 Forskningsinfrastrukturer och kapacitet for produktion och logistik - Exempel

2.5.1 Produktionskapacitet fér ATMP i Sverige - delarbete fran arbetsgruppen, se ocksa bilaga g

Madlsdttning:
Skapa férutsdttningar fér produktionskapacitet av ATMP samt 6kade investeringar inom
omrddet

Majoriteten av foretag i Sverige aktiva inom ATMP-omradet, saval sma- som medelstora
foretag, har sitt ursprung fran akademiska forskningsprojekt vilka bolagiserats och projekten
har overforts till nystartade foretag for att mojliggéra ytterligare utveckling och framtida
kommersialisering. Utvecklingen ar beroende av tillgang till saval riskkapital fran
internationella investerare men ocksa tillgang till relevanta stédfunktioner och
infrastrukturer. Forutsattningarna for att fullt ut utveckla, producera och kommersialisera
ATMPs i Sverige for dessa typer av foretag ar begransade vilket innebér att
utvecklingsaktiviteter och investeringar istallet ofta forlaggs utomlands. Detta ar nagot som i
sin tur innebar att Sverige inte far full avkastning av sina forskningsinvesteringar savida inte
tillgang till nédvandigt stod for ATMP-utveckling, tillverkning och kommersialisering erbjuds.
Etablering av denna typ av infrastruktur for ATMP-utveckling och produktion skulle ocksa
bidra till 6kade mdjligheter for Sverige att etableras som ett attraktivt land for ATMP-
utveckling ur ett internationellt perspektiv och skulle ocksa ge forutsattningar for saval
SMEs som globala foretag att forlagga investeringar inom ATMP-omradet till Sverige.

| arbetet delarbetsgruppen “Produktionskapacitet for ATMP i Sverige” har arbetet utgatt
fran det arbete som nu bedrivs inom ramen for det Vinnovafinansierade projektet “Sverige
ledande inom avancerade terapier 2030” i att ta fram underlag och behovsanalys for en
svensk utvecklings- och produktionsanlaggning med Centre for Commercialization of
Regenerative Medicine (CCRM) i Toronto, Kanada som utgangspunkt. Malsattningen ar att
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etablera en nationellt tillgénglig infrastruktur for att stodja utveckling, tillverkning och
kommersialisering av ATMP och relaterad teknik och darmed motsvara identifierade
utvecklingsbehov i det svenska systemet och komplettera 6vriga redan etablerade
funktioner och initiativinom ATMP-omradet. For att utveckla forslaget vidare foreslas ett
samverkansprojekt mellan relevanta intressenter for att konkretisera en etablering av
CCRM.
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