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Sammanstallning Uppfoljning och uppfdljningsdata vid behandling
med ATMP i Sverige

Sammanstéllningen baseras pa information och material som diskuterats fram genom SWECARNET
och workshop kring uppféljningsdata som arrangerades 18 september 2020 genom
innovationsmiljon for ATMP (Vinnova dnr: 2019-04510). Syftet med sammanstallningen ar att skapa
underlag att utga ifran i olika sammanhang samt att identifiera inom vilka delar innovationsmiljon
kan bidra. Detta material utgor inte en firdig rapport, det innehaller inte heller fardiga
rekommendationer, men ska anvindas som ett underlag for fortsatt arbete inom
innovationsmiljon.

Till denna sammanstallning har representanter for foljande aktorer bidragit i olika utstrackning:

SWECARNET arbetsgrupp kring uppfdljning: Karolinska Universitetssjukhuset och Karolinska
Institutet, Region Stockholm, Akademiska sjukhuset och Uppsala Universitet,
Lakemedelsindustriféreningen, Celgene, Bristol Myers Squibb, Novartis, Gilead.

Workshop: Sveriges kommuner och regioner, Region Vastra Gotaland och Sahlgrenska
Universitetssjukhuset, Region Stockholm och Karolinska Universitetssjukhuset, Karolinska Institutet,
Forum Spetspatient, Likemedelsverket, Region Skane, Socialstyrelsen, Region Vasterbotten,
Lakemedelsindustriféreningen, RISE, Immunicum, Tandvards- och lakemedelsformansverket, Svenska
hjarntumorféreningen, RCC Stockholm Gotland.

Analys, ansvar och nasta steg
Har analyserar vi den information vi samlat ihop genom nedanstaende moten och workshops.

Vi borjar med att konstatera att vi idag har erfarenheter framst fran CAR T-celler och de system som
byggts upp for hematologin och allogena stamcellstransplantationer. ATMP som ska anvandas
utanfor hematologin kommer, forutom att moéta de utmaningar som beskrivs nedan, dven i vissa fall
att mota utmaningar som beror av avsaknad av tradition kring cellterapi. Dvs vi identifierar kunskap,
kompetens, historik och tradition inom det medicinska fdltet som en av de stérsta utmaningarna néar
anvandning av ATMP utanfér hematologin blir aktuellt. Kunskapséverféringen dr en stor del i att bli
framgdngsrika déir innovationsmiljén kan bidra.

Med utgangspunkt i “Matris Aktor - behov” nedan:

1. Patientperspektiv: vi uppfattar att det fér denna typ av komplexa behandlingar med begransade
data vid godkdannande kan finnas sarskilda behov av att skapa beslutsstdd for patienter, dvs
information/kunskap som byggs upp i syfte att ge nya patienter mojlighet till battre informerade
beslut (tacka ja eller nej till behandling). Finns exempel fran Mayo Clinic dar intervjuer/kvalitativa
data samlats in fran alla behandlade patienter (CAR T) for att skapa ett material for nya patienter att
ta del av vid erbjudande om behandling (och for att forsta hur patienter faktiskt upplevde
behandlingen). Detta skulle kunna rekommenderas eller till och med finnas som krav vid inférande i
Sverige. Vi identifierar kunskapsstyrningen (kansli SKR) som méjlig mottagare av detta forslag. Ett
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sadant system kraver resurser och maste samordnas nationellt. Innovationsmiljon haller dven pa att
bygga upp en gemensam plattform for multidisciplindrt arbete (samarbete mellan patienter,
narstaende, Genomic Medicine Sweden, Biobank Sverige och ATMP Sweden). Denna plattform kan,
om den finansieras, foreslas utforska denna typ av system.

2. Patientperspektiv: vi uppfattar att det finns ett behov av att bibehdlla fortroende (fér omradet). Vi
vill att avancerad terapi ska forknippas med majligheter och att det ska finnas ett fortroende for oss i
innovationsmiljon och for omradet i Sverige. Vi ser detta som ett i forsta hand kommunikativt
uppdrag. Vi utgar fran visionen ”Sverige ledande inom avancerade terapier 2030” och den
kommunikationsstrategi som innovationsmiljon tagit fram. Ett satt att bli ledande ar att vara ledande
pa kvalitet och utkomst av behandling (vi kommer inte att vara ledande i volymer) — dvs
kommunicera att nér vi behandlar i Sverige dr det baserat pa kvalitet, kompetens och
patientsékerhet. For detta behévs uppféljningsdata som visar hur det gar for patienter behandlade i
Sverige som kan kommuniceras jamfort andra lander. Om denna data aven kan kopplas samman med
urvalsstrategier (hur manga patienter har 6vervagts/diskuterats -> hur sallas dessa -> hur manga far i
slutdnden behandling -> hur gar det f6r dem, dvs in/ut-data) sa kan vi tydligt kommunicera kring
detta med syfte att visa ”vi behandlar inte flest, men vi behandlar bast”. Imf Osterrike (?) dar
urvalsalgoritm antagits nationellt, kan visa in/ut-data. Kommunikationsarbetet i innovationsmiljén
ér mottagare av denna uppgift, var finns denna data och kan vi fa tillgang till den?

3. Region/betalare: det finns behov av kvalitetssdkra uppféljningsdata, med nationell tickning och
tydliga utfallsmatt etc for nya betalningsmodeller och avtal. Detta ligger inom ramen for de politiska
uppdrag som TLV och SKR fatt. Innovationsmiljon kan vara ett bollplank for uppdragen och bevaka
framdriften i dem, men kommer inte att skapa egna aktiviteter inom denna del av
uppfoéljningsfragan.

4. Region/betalare: det finns behov av IT-system och legala forutsattningar for att samla data ur olika
datakallor (datasjoar). Detta ar inte en uppgift eller fraga som innovationsmiljon kommer att driva
primart. Det finns andra initiativ och projekt som har detta i fokus, innovationsmiljon kan vara
bollplank och bevaka framdriften i dem. Se tex TLV:s rapport ”“Uppféljning av cancerldkemedel och
andra ldkemedel via alternativa datakallor” publicerad oktober 2020 (Diarienummer: 01598/2019).

5. Myndighetsperspektiv: vi uppfattar att man fran myndighetshall vill att uppféljningsarbetet ska
vara en integrerad del i den kliniska vardagen, behandling och uppféljning hdnger ihop, systemen och
arbetssatten ska vara riggade for detta. Dessutom finns intresse av att félja hur behandlingar faktiskt
fungerar ute i den kliniska vardagen (nar det inte langre sker inom forskningsstudier, RWD), blir
utkomsten den forvantade eller battre/sdamre? Innovationsmiljon pekar pa punkterna 2 och 4 ovan,
vi kan agera bollplank och bevaka utvecklingen i de delar som handlar om IT-system eller legala
forutsattningar for tillgang till data. I de kommunikativa delarna kring Sveriges férmdgor och
utkomster kan innovationsmiljén bidra direkt.

6. Halso- och sjukvardsperspektivet: Vi identifierar ett behov av att rigga system for uppfoljning over
lang tid, tidsperspektivet pa 15 ar ar langre dn normalt och det behovs tydliga “flaggor” i tex
journalsystem eller andra datasjoar som visar att individen genomgatt ATMP-behandling. Ar dagens
system tillrackliga, ar det genomférbart att félja patienter i 15 ar med dagens system? Inom
hematologin och allogena stamcellstransplantationer har man redan erfarenhet av langa


https://www.tlv.se/om-oss/om-tlv/rapporter/arkiv/2020-10-02-uppfoljning-av-cancerlakemedel-och-andra-lakemedel-via-alternativa-datakallor.html
https://www.tlv.se/om-oss/om-tlv/rapporter/arkiv/2020-10-02-uppfoljning-av-cancerlakemedel-och-andra-lakemedel-via-alternativa-datakallor.html
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uppfoljningar, dar finns dven europeiska registret EBMT med CAR T-modul och
ackrediteringsplattformar (JACIE/FACT), men hur blir det nar vi hamnar utanfor hematologin? Behovs
ett eget ATMP-register eller specifika ATMP-moduler? Innovationsmiljén identifierar
regeringsuppdraget “Uppdrag att analysera precisionsmedicinens pdverkan pd hélso- och
sjukvdrden” (Diarienummer: $2020/04093/FS, Myndigheten fér vard- och omsorgsanalys) som
mottagare for denna uppgift. Innovationsmiljon kommer aktivt att félja och bidra till uppdragets
framdrift genom dialog, inspel och annan kommunikation med ansvarig for uppdraget. Region Skane
har ett beviljat projekt kring att undersdka forutsattningar for ett nationellt ATMP-register som
maste foljas och kopplas samman med vart arbete. Innovationsmiljon har dven ett pagaende
samarbete med Sara Riggare och Forum Spetspatient kring patientperspektiv pa systemniva. Sara ar
aven s.k. "halsodata-champion” i arbetsgruppen kring halsodata, Life Science-kontorets
samverkansgrupp. Dar pagar ett arbete med att definiera delkomponenter i hdlsodata-begreppet.
Aven detta arbete kan med tiden troligtvis kopplas samman med ovanstdende i syfte att beskriva
vilka delkomponenter som maste finnas for hallbar uppfoljning.

7. Foretagsperspektiv: vi identifierar ett behov (fran SMF) av att férsta systemen och fa in tankar pa
uppfoéljning och data tidigt i utvecklingsresan, ex utfallsmatt, hur kommer den kliniska vardagen
paverka utfallet, vilka register finns/kommer att finnas, kommer uppféljningen paverka
vinst/betalningar osv. Innovationsmiljéns delmal 2 och SMF-radet bér involveras och vara
mottagare av denna uppgift. De storre foretagen efterlyser uppfoljningsdata som ger mer
information an ren sdkerhets-/effektdata, ex. hur manga patienter évervags for behandling, hur
manga far i slutdnden behandling, geografisk spridning, vilka faktorer paverkar méjligheten till
behandling nationellt + RWD. Mojligheten till tillgang till denna typ av data bor utredas eftersom den
utgor en mojlighet att bli ledande (se dven punkt 2 ovan). Innovationsmiljén identifierar Life Science-
kontoret och arbetsgrupperna fér de bada regeringsuppdragen (TLV/SKR och Myndigheten for
vdrd- och omsorgsanalys) som mottagare for uppgiften.

Sammanstallning av material som tagits fram genom tre arbetsgruppsmaoten inom
SWECARNET

Da SWECARNET ar ett kompetensnatverk for CAR T-celler har diskussionen i denna grupp tagit
utgangspunkt i just den typen av ATMP.

Sammanstallningen gjord av Kristina Kannisto 2020-09-17.

Mycket av det som diskuterats pa dessa arbetsgruppsmoten ar troligtvis fragor som ror dven andra
lakemedel och inte helt specifikt for CAR T-celler, en av de stdrsta uppgifterna fér innovationsmiljon
blir darmed att urskilja de detaljer som ar specifika utmaningar for CAR T och andra avancerade
terapier.

1. Register Europa/globalt. D3 CAR T-cellsteknologin ar utvecklad fran benmargs- och
blodstamcellstransplantationer sa har det fallit sig naturligt att bygga ut det existerande
European Bone Marrow Transplant (EBMT) registry for CAR T-cellsbehandlingar. JACIE-
ackreditering forutsatter att registrering sker i EBMT. EBMT ar "qualified by EMA” och ett
europeiskt gangbart register med motsvarigheter i USA och Japan. Utmaning: den som fyller i
data i CAR T-modulen kan vdilja vilka data som rapporteras (mycket dr “optional”), vilket
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leder till olika datamdngder och kvalitet beroende pa var patienten behandlats. Gar det att
standardisera nationellt? Skapa rutiner? Nationell lagstiftning reglerar om det ér
obligatoriskt att rapportera till EBMT och i ndgra ldnder sétter man upp egna CAR T-register
(ex Spanien). Viktig, anvdndbar datamdngd, men beroende av att data fylls i korrekt och
standardiserat (sekundérdata), att alla gér samma. Denna typ av europeiska/globala
register finns inte for alla typer av ATMP. Finns dven terminologiska utmaningar da tex
CAR T registreras som cellterapi med geneditering, regulatoriskt éir dock CAR T en
genterapi, kan fa konsekvenser vid utsékning tex.

2. Register nationellt.

a. Svenska Lymfomregistret, en del av Blodcancerregistret, anvands for narvarande.
Utmaning: dubblering av processer ddr data (ibland pd olika detaljniva) ska
registreras (ex tva olika register f6r samma patientgrupp, ett behandlingsspecifikt
och ett diagnosspecifikt) kan leda till stor resursdtgdng (administrativt, repetitivt
arbete). Kan fungera vid fa behandlingstillfédllen, men blir troligtvis inte héllbart i
ldngden. Dock inte specifikt for just ATMP, samma situation kan uppsta éiven for
andra likemedel. Mer en fraga kring data och register i allménhet — register per
diagnosgrupp kontra register per behandlingstyp. Behévs ett nationellt ATMP-
register? Moduler i diagnosregister som ger standardiserad information om ATMP-
behandling pa férutbestimd niva?

b. Lakemedelsregistret: CAR T-cellsbehandlingar fangas ej upp eftersom registrering
sker via apoteken. CAR T ér rekvisitionslakemedel som kops in direkt via klinik,
foretagen rapporterar forsaljningen som partihandel. Ej specifikt for ATMP, gdller
véil éiven andra rekvisitionsldkemedel. Dock kommer manga ATMP att vara just
rekvisitionslikemedel och inte hanteras via recept pa apotek varfér denna fraga éir
viktig inom omraddet.

c. Patientregistret: ATC-koder gor det mojligt att folja CAR T via patientregistret. ATC-
koderna kom sent for Kymriah och Yescarta, vid forsta behandlingarna fanns de inte
annu. Dessutom kan ATC-koder andras med tiden. Ej specifikt for ATMP, men nya
klasser av Iikemedel ger léingre ledtider for ATC-koder. Néir dessa dessutom dr
rekvisitionslikemedel sa dr det svdrt att fanga upp anvindningen.

3. Uppfoljning for forskningsandamal: man bor alltid fundera pad om uppféljning kan ske inom
ramen for forskningsprojekt och soka etiktillstand for detta. Samordning av forskningsstudier
viktigt. Det kan finnas forskningsandamal i uppfdljning dven da man behandlar med
kommersiella, godkdnda ldkemedel. Kanske bér det rekommenderas fér ATMP/genterapi?
Sverige har forutsattningar (genom personnummer) att bidra till bredare epidemiologiska
data och bra data goér Sverige intressant, men har finns utmaningar i lagstiftning. Ar
lagstiftningen adekvat? Forskningspersoner/behandlingar inom kliniska prévningar syns inte i
forsaljningsstatistik eller patientregister, Sverige har idag hégre andel behandlingar inom
kliniska préovningar an med godkanda CAR T.

4. Ovriga reflektioner och fragestéllningar:
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a.

Det finns flera behov och perspektiv som uppfoljningen och uppféljningsdata ska
tillgodose — men det ar samma data och bor inte behodvas flera parallella processer
(se "Exempel datakallor for uppféljning CAR T” nedan). Systemet fungerar i liten
skala men dr sannolikt ohdllbart i stérre skala. Sverige riskerar tappa
konkurrenskraft om man inte fullt ut kan utnyttja de férdelar det svenska systemet
har.

Bra data fran Sverige gor Sverige intressant; for foretag kan det vara intressant att
kunna fa ut mer data runt behandlingarna dn bara ren sikerhets- och effektdata. Ex
vilka patienter har diskuterats for CAR T men inte fatt behandlingen? Data pa
patienter som uppfyller kriterier men inte far behandling (se steg 1-5 i “Kliniskt
flode” nedan) — detta kan gora mha lymfomregistret, men det galler en diagnos, hur
ar det med andra diagnoser? | relation till detta ocksa intressant och viktigt att
diskutera bridging-terapier och vad som &r SOC i framtiden (5-10 ar framat?). Ex hur
Iang tid tar det efter identifiering av patienten till dess att behandling ges? Har
Sverige en méjlighet att utveckla béttre data och pd sa sdtt konkurrenskraft
internationellt? Kan denna typ av data samlas inom ramen fér forskningsprojekt
eller finns den via befintliga register?

En tdnkbar vag ar att varden och foretagen delar pa risken vid tidig introduktion av
nya lakemedel. Hur I6ser man uppféljning (vilka parametrar och vilka register
anvands) i fall en rekommendation baseras pa “risk sharing”, dar det ar olika pris pa
behandlingen beroende pa respons? Kopplat till betalningsmodeller och uppdrag
fran regeringen/SKR kring att utveckla hélsoekonomiska bedémningar fér
precisionsmedicin och utreda méjliga betalningsmodeller fér ATMP (TLV/SKR).
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Matr

is datakallor vid uppfdljning CAR T

Exempel datakéllor fér uppfélining CAR-T

Anvindningsomrade Typ av data Killor Kommentar
PSUR till EMA Individdata Europeisk Register granskat av
*  behandlade kvalitetsregister EMA, manga patienter,
+ utfall, biverkningar (EBMT) detaljerad information
Vetenskapliga studier  Individdata EBMT, nationella Manga datakallor,
= ohservationella *  behandlade, €] kvalitetsregister, detaljerad information
*  randomiserade behandlade naticnella register,
*  halscekonomi + utfall, biverkningar journaler
+  Likemedels- * Lankning andra
anvandning nationella datakallor

Vérdnéra uppfiljning, Detaljerade varduppgifter  Joumnal, nationella  Lokalt, snakbt tillginglig

patientdversikt, enskilda patienter kvalitetsregister
beslutsstad
Uppfaljning far Nationella individdata Mationella MNationella data, snabbt
finansiering och avtal + behandlade halsodataregister,  och regelbundet
+ indikation forsdljningsstatistik  tillgangligt
+ Lankning andra EHM

nationella datakallor
Farsaljningsstatistik

Ackreditering av klinik  Uppgifter om organisation  JACIE Verksamhetsuppfélining,
& audit rapporterade data kvalitet
Beslutsstod for patient  Kwalitativ, intervjusvar? Patienter Sammanstalld kvalitativ

information (se Mayo
dlinic)

Kliniskt flode for CAR T-cellbehandling (material sammanstillt infor méte SWECARNET
arbetsgrupp 3 sept: svart text klinisk synvinkel, rod text ett foretags synvinkel)

L.

2.

Patient med DLBCL har éterfall eller progressiv sjukdom efter minst 2 cytostatikaregimer.
Bor biopsiverifieras.

Ansvarig ldkare diskuterar men kollega pa universitetsklinik som beddmer om patienten
behover komma pa mottagningbesok eller om flodet nedan kan skotas dnda.

Patienten uppfyller indikationer och kriterier for CAR T-cellbehandling enligt dokument pa
RCC’s hemsida (organfunktion, sjukdomsutbredning, CD19 positiv)

Ansvarig ldkare eller universitetskollega anméler patienten till nationell MDK via mail.
Patienten diskuteras pa nationell MDK (varannan torsdag). Om brattom behover inte beslut
invintas. Om snabb radgivning onskas kan det ske via mail.
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10.
11.

12.
13.

14.

15.

16.

17.

18.

19.

a. What kind of patients are considered/accepted/not accepted for CAR-T therapy in
Sweden? (Demographics, clinical characteristics, medical history etc)
Patienten bedoms lamplig for CAR T-cellsbehandling. P4 ronden bestims dven var
behandlingen ska ske beroende pa resurser, geografiskt lige mm.
a. Where is the patient treated? Referring hospital and CART center?
b. Do all patients have equal access to CART tx in Sweden, regardless of where they
live?
Formell remiss inklusive specialistvardsremiss= betalningsforbindelse skrivs fran
hemortssjukhuset till CAR T-cells kliniken
CAR T-cellskliniken bokar leukaferes med aferesenhet och CAR T-celltillverkare, redan med
kédnnedom om patienten fran ronden.
a. Which CART is selected?
Patienten kommer till CAR T-cellskliniken for mottagningsbesok/inldggning och leukaferes.
Central infart planeras om patienten inte har sddan. Patienten skriver pa ’informed consent”
om CAR T-cellsbehandling.
a. Timelines for patient journey, how long does it take for the different steps to take
place?
Ev bridging-terapi planeras och ges
Patienten kommer tillbaka till CAR T-cellskliniken for inldggning och lymphodepletion
a. Patient management during manufacturing time, including bridging chemotherapy,
lymphodepleting chemotherapy, complications/adverse events from these, other
procedures and medications, resource utilization (for example hospitalization).
CAR T-celler kommer
CAR T-celler ges
a. Turnaround time for manufacturing of CART
b. Patient clinical status before infusion
Patienten Overvakas enligt instruktioner for respektive produkt
Ev akut toxicitet behandlas p4 CAR T-cell kliniken
a. Incidence and grade of adverse events, particularly CRS and ICANS
b. Resourceutilization in CART center, such as days in hospital, outpatient visits, days
in ICU
c. Information regarding the total cost/price of the process
Patienten skrivs ut till hemorten och rapporteras till hemortssjukhus/remitterande
universitetssjukhus som tar 6ver det medicinska ansvaret
Uppf6ljning via hemortssjukhus/remitterande universitetssjukhus eller CAR T-cellklinik
enligt klinisk rutin med t ex radiologi och for toxicitet med blodprover och immunoglobuliner
a. Resource utilization in long-term (follow-up procedures, hospitals visits, inpatient
care, immunoglobulins etc)
b. - Patient reported outcomes
¢. Information regarding sick-leave (how long), ability to go back to work etc.
Patientens behandling registreras i EBMT och det nationella lymfomregistret
a. Short-term and long-term efficacy outcomes of CART
b. Short-term and long-term safety of CART
Patienten foljs for toxicitet i den tid som kravs 10 ar? 15 ar?

Det kliniker ir intresserade av att veta

Fragestillningar for uppfoljningsdata CAR T-celler

Hur méanga patienter
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Vilka diagnoser

Kon/éldersfordelning

Geografisk spridning patienter

Geografisk spridning behandlade

Hur manga patienter blev inte behandlade som uppfyllde indikation?

Vilka produkter
Studie eller ¢j

Tumdrstatus vid behandling, CR, PR, SD, PD
Behandlingslinje

Diskuterad pa nationell rond eller ¢j
Lymfodepletion ja/nej

Akuta biverkningar, CRS, ICANS, pancytopeni, infektioner mm
Tocilizumab? IVA?
Vardtid?

Sena biverkningar, Ig brist-infektioner, annat?
Definition av respons- PFS 3 mén, 6 man etc, OS

Behandling efter CAR- planerad?
Behandling efter CAR vid relaps?

Workshop kring uppféljningsdata, 18 september 2020
Deltagarna fick under den forsta delen av workshopen presentera sig kort och beskriva sina eller sina
intressenters behov kortfattat.

Foljande behov identifierades (se dven Aktor-behov nedan)

Kliniker/héalso- och sjukvard

Det finns ett stort intresse av uppfdljningsdata fran manga intressenter: klinik och
lakemedelsforetag av den anledningen att lakemedel provas i tidigt skede och pa fa patienter —
osakerheten i data maste med tiden minska.

Det borde kunna ga att “flagga” for ATMP i uppféljningsregister for barnsjukdomar. Det finns
intresse for att starta registerstudier.

Vikten av samarbete mellan klinik, industri och akademi.

Patienter/narstaende

Skillnad mellan gruppdata och individdata - patienter ar intresserade av bada typer av data. |
Spetspatientprojektet visade det sig att 70 % (av 2000 tillfrdgade) av patienterna ar
intresserade av att inte bara bidra vid vardméten. Patienter som vet mer kostar mindre
(uppskattningsvis 20%). Hur kan vi skapa data -> information -> kunskap som nar patienterna?
Viktigt att inte glémma uppfoéljning av anhériga och vad som hande sedan efter behandling.
Patienter tycker olika. Data for att tacka ja/nej till behandling dven om den &r botande. En
studie dar patienter/anhériga intervjuades visade att en andel patienter hade valt att tacka
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nej till behandling trots potentiellt botande effekt om de i férvag vetat hur den skulle upplevas
(beslutsstod patienter).

e Denna typ av data viktig vid beslutsstod for barn och dess anhériga. Utdata viktig vid
diagnostik, koppla ihop miljder dvs etik viktig vid utdata.

Region/betalare
e Bra data kan ge battre avtal vid inférande av nya behandlingar.
e Det finns olika intressen och behov gédllande data, viktigast att utarbetas en nationell 16sning
som ar hallbar 6ver tid. Utnyttja befintliga register, inte skapa ett nytt register for varje ATMP.
e Tex. patient far ATMP vid 5 ars alder och far biverkningar vid 30-ars alder. Maste kunna féljas
upp. Kunna félja hur rekommendationerna fran NT-radet efterfdljs, uppfoljning av
anvandningsdata.

Foretag
o Viktigt att ta ett “grepp” om ATMP, det galler konkurrens och Life Science-perspektivet!
o Tillgangligheten till ATMP ar primar.
e Foretagen staller krav pa tillgang till data, det ar en kalla for kunskapsutveckling.
e Data kommer att fa en betydande roll géllande betalningsmodeller.
e En komplett bild av data ger kunskap om vem som far lakemedlet och dess effekt.
e Viktigt att som SMF kunna forsta vikten av uppfoljningsdata tidigt i utvecklingsstadiet.

Myndigheter
e Myndigheter behdver lyssna in och ta med sig information vidare
e Intressant med uppfoéljning kopplad till klinisk vardag
o Utmaning ar langsiktig uppfoljning.
o Uppfdljning viktig for riskdelning vid betalning.
e Datahantering bor finnas pa nationell niva och vara enkel, koppla samman olika datakallor.
e LV aren normerande myndighet, tar den europeiska lagstiftningen in i Sverige.
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Matris Aktor - behov

Beslutsstdd vid val av
behandlingar - extra
viktigt vid komplexa
behandlingar samt
barnperspektivet.

Kvalitativa data

Upplevelse av behandling

Bibehalla fortroende

Gruppdiskussioner

Uppfoljningsdata->Battre
avtal

Data for
betalningsperspektivet:

Risk-sharing, andra
betalningsmodeller?

IT-I6sningar for att
inhdmta data (fran
ursprungskalla) for
specifika behov

Folja hur
rekommendationerna
fran NT-radet hanteras i
regionerna-upptagsdata

Uppféljning koppling till
klinisk vardag (det ska
vara hanterbart for
sjukvarden att
registrera
uppfoljningsdata, tex
patientregistret)

Uppféljning for att
vdrdera ldkemedel med
avseende pa sdkerhet
och effekt (och
kvalitet), ej i studier

Uppfdljningsdata: tex.
biverkningar kopplade till
behandling for 15 ar
sedan.

Behall befintliga system
och utveckla dessa.
Undvika repetition av
data i olika system

For studier: Det finns inte
register for alla
patientgrupper

Data viktigt vid betalning-
Risk-sharing-
betalningsmodell?

SME: fa betalt for produkt
vid forsaljning.
Betalningsmodeller som
sprider ut betalning éver
tid gynnar inte SMF

Tanka uppfoljning tidigt i
produktutvecklingen.

Storre andel av ATMP
utvecklas av SMF — darfor
betalningsmodeller en
extra viktig fraga

Ta del av data utdver
sakerhets- och effektdata.

Under workshopen ingick dven gruppdiskussioner dar foljande uppgifter skulle diskuteras:

Syfte och mal med grupparbetet: Att definiera nuldge och framtidsvision, baserat pa de behov som
framforts under formiddagen.

o Vilka gap finns?

o Vilka utmaningar ar specifika

e Hurvill vi att det ska fungera om 5 -10 ar?
e Vad ar nasta steg?

Vilka gap finns samt vilka utmaningar ar specifika for ATMP?

¢ Tillgang till kvalitativa data, upplevelse av behandling. Patienter som forstar vad de kommer
att utsattas for dverlever battre, far battre effekt av behandling. De flesta vill veta vad de ger
sig in pa. Register: bara for att vi har en modell behdver det inte vara den basta modellen,
ibland maste man gora ett omtag. Sdrskilt viktigt vid komplexa behandlingsformer? Behov
av egen uppféljning i sin egen situation.

e ATMP distribueras till vardenheter via andra kanaler dn vanlig likemedelsdistribution
vilket innebar att den delen av anvdandningen behover fangas och inlemmas i den
overgripande lakemedelsanvandningen.
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e Fér alla ATMP dir biverkningar och Idngtgdende effekter inte en lika stor frdga som fér CAR
T. Finns inte register for alla patientgrupper, hur vet vi hur manga patienter som kan vara
lampliga for behandling? Langtidsdata finns inte alltid vid godkdnnande, moment 22
(uppfattas det som). Kombination av att det inte finns register (patientunderlag) + dyrt/ingen
finansiering + for lite langtidsdata -> lakemedlet rekommenderas ej.

e Kvalitetsregister ar bra, men bara bra for det de ar designade for. Kvalitetsregister ska bygga
pa automatiska data. Gap: hur tar man sig dit? Vad gér man under tiden? TLV-rapport om
detta

e ATMP utvecklas ofta ur SME/akademi/start-up. SME behover forsta vad forvantningarna ar.
Pay per performance: svart att vinta pa betalning, risk-sharing. Mdnga investerare dr
skeptiska till att investera i ATMP pga osdkerhet. Investerare vill veta: kommer ni att kunna
sdlja detta? Far ni betalt?

e Det finns inget befintligt system for uppféljning av ATMP (utmynnade i projekt med
finansiering fér att titta pd méjligheterna i Region Skdne). Register ar inte hallbara 6ver tid.
Maste ha dataldsning dar data hamtas fran ursprungskalla. Det hdnger inte pa tekniken, utan
viljan att géra nagot.

e Fortroende: ex "patients like me” saldes till forsakringsbolag, skepticism fran patienthdll
som kan underbyggas, darfor viktigt att ga langsamt fram och ténka efter nar data ska
samlas (misstanksamhet mot tex amerikanska servrar).

¢ Avtal: Relevant data (kliniska data) for avtal saknas idag.

e Det ar ett ansvar att folja upp patienter och da ska data enligt regulatoriska krav vara
tillgangligt 15 dr efter behandling. Ska inte behova leta i journaler.

e Utfallsmatt: 6verlevnad ar inte det enda mattet pa en behandling, daven viktigt att fa med
narstaendeperspektivet for beslutsunderlag, kvalitativa data.

o Patientregistret, dar ska vardgivare fylla i information och det finns majlighet att genom
ATC-kod registrera om patient fatt ATMP (i slutenvarden), tex tidpunkt och plats. Detta
ar nagot for Socialstyrelsen.

e Ta tillvara pa de befintliga system som finns och utveckla dem. Inget nytt system! D3
riskerar det bli mer slarv vid inmatning av data och da blir den data man baserar sin
behandling pa an samre. Vad behovs for att sdkra upp befintliga system? Alltfér komplexa
system blir ohallbart
o Vet vi om vilka befintliga system som finns idag?

o Vetvi om systemen fungerar?

o Ardagens system hallbara éver tid?

Hur ska det se ut om 5-10 ar? Hur kommer vi dit?

e Skulle behova satsa pa HTA och vardering pa EU-niva (kanske fran myndighetshall).

e Skulle ett ATMP-register kunna hjalpa fram omradet? Flexibla system behovs dar man
bestammer vad man behover nar man behover det, inte bestimmer i forvag vad man
behover. Tvartom mot vad register gor idag.

e Bygga utifran hallbarhet, titta pa behoven forst.

e En visionsdiskussion som de flesta verkar vara 6verens om, kan vi anvanda ATMP-omradet
for att fora detta arbete framat?
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¢ Kommunikation — mellan de bada samverkansgrupperna for Life Science (precisionsmedicin
och hédlsodata) samt mellan samverkansgrupperna och aktérerna.

¢ Kommunicera vilka mal vi har, strategier ar ett verktyg att na malen.

e Det finns ett fonster nu da vi har fa ATMP pa plats, att bygga for framtiden.

¢ Inspireras av block-chain inom cancer?

e Forslag: starta en registerstudie utifran befintliga kvalitetsregister pa barn. Se om ritt data
dr inmatad. En forskningsstudie som inhdémtar frdan befintliga register.

e Infora “ordnat inférande” av hur data ska matas in fran verksamheterna-da blir enhetligt.

e Patient och niirstdende kan bidra sjdlva med varddata

e Kvalitetsregister: Inte skapa nya nytt utan skapa mojlighet till att “flagga” ATMP.
Kvalitetsregister lyder under patientdatalagen. Har finns ingen sparbarhet och patienter kan
be om att fa uppgifter raderade. Hur ser vi pa detta? Registren har en viss osaker framtid
med tanke pa forvaltning, kanske inte finns nagon data kvar om 20 ar? Bér beaktas att gamla
system har en viss borda, samtidigt som man inte vill lagga resurser pa att gora nytt
(innovationsmiljon kan bidra till kommunikationen kring detta?)

e Uppgradera grundstrukturen i befintliga datasystem. Det finns bra lagstdd (i befintliga
system) gallande inhdmtning och utldmning av.data! Detta ar ett grundansvar fran stat och
vardgivare!

e Virtuella datasjoar-automatiserade data. Dock regulatorisk utmaning- Vem ska &ga tillgangen
till systemet-virtuella datasjoar?

e Ett hdlsodataregister (ATMP-register) som tacker alla ATMP och férvaltas av Socialstyrelsen.
Viktigt att veta vem slutanvandare ar av registret. Kan vi anvanda ATMP-omradet for att féra
detta arbete framat?

e Sakerstall ndra dialog med Samverkansgruppen for Life Science (precisionsmedicin och
hélsodata) for att komma vidare

e Standardisering pa EU-niva. Svenska institutet for standard har tillsatt ny teknisk kommitté
inom genomik och precisionsmedicin. Val vart att koppla upp mot.

e Utga utifranidealtillstand — back casting: Sa har vill vi att det ska vara — hur nar vi dit?
Metodik for att ta sig vidare ur diskussionsperspektivet? Hitta bra verktyg! Ta hjilp av GAP-
analys.

Summering fran workshoppen

Initialt behover vi konkretisera! Tillsammans listar vi ut vilken data som bor finnas. Kommunicera till
intressenter och inspel till arbetsgruppen kring Life Science-strategin. Ta hjdlp av Region Skane som
har ett beviljat projekt kring datahantering vid ATMP, 1at Region Skane leda arbetet framat.

e Arbeta vidare med féljande fragestallningar i huvudet:

o Vilken data ar relevanta fran vem och hur hanterar vi den och under vilka
tidsperspektiv ska den vara hallbar?
o Vilken utdata behover nasta generation patienter for att kunna ta beslut?

e Standardisering? Standardisering pa EU-niva. Pedagogiskt uppdrag kring begreppsforvirring.
Kommunikation for klargérande. SiS — ny teknisk kommittee inom genomik och
precisionsmedicin.

e Utga utifran idealtillstand — back casting; Sa har vill vi att det ska vara — hur nar vi dit?
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e Metodik for att ta sig vidare ur diskussionsperspektivet? Hitta bra verktyg! GAP-analys, ta
hjalp.

e Vimaste starta nagonstans, l6sningen kan inte vara perfekt fran borjan. Bra att stélla in sig pa
att det kommer att ga at skogen och sedan justera.
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