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Projekttitel
ELEVATE, ett globalt, observationellt, longitudinellt, prospektivt register 6ver patienter med akut
hepatisk porfyri (AHP)

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

Overklagandenimndens beslut
Overklagandenamnden for etikprévning godkdnner den forskning som avses i ansdkan med villkor att
forskningspersoninformationen andras sa att otillbérlig patryckning tas bort.

Bakgrund

Akut hepatisk porfyri (AHP) ar en familj av sdllsynta arftliga sjukdomar som orsakas av brist pa
enzymer som medverkar vid bildandet av det roda blodfargdmnet hem. | hela Europa uppskattas
prevalensen av AHP till 1/100 000. Sjukdomen &r dock mycket vanligare i Sverige och prevalensen av
AIP, som &r den vanligaste porfyriformen i Sverige, uppskattas till 10/100 000 (SoS 2016).
Porfyriattacker utloses ofta av yttre faktorer sasom lakemedel, stress, konshormoner, fasta eller
infektioner. Attackerna karakteriseras av akuta symtom fran buken i form av illamaende, krakningar
och svar smarta. Man ser ocksa symtom fran nervsystemet och blodtrycket stiger.
Langtidskomplikationer ar hogt blodtryck, njurskador, kronisk smérta och levercancer. Givlaari
(givosiran; Alnylam Pharmaceuticals Inc., USA) ar det forsta lakemedel som godkénts for att behandla
och forebygga porfyriattacker. | Sverige ar Givlaari indicerat for behandling av akut hepatisk porfyri
(AHP) hos vuxna och ungdomar fran 12 ars alder. Da resultat inte har rapporterats fran langre
uppfoljning an ett ar, har effekten pa kroniska symtom av AHP inte kunnat utvarderas. For att
forbattra bedomningen av sakerhetsprofilen, framfor allt efter langre tids anvandning, har foretaget
alagts att genomfora flera studier efter godkdannandet (https://www.lakemedelsverket.se).

Malet med studien ar att karakterisera den langsiktiga sdkerheten och effekten av givosiran hos 150
givosiranbehandlade patienter med alla typer av AHP prospektivt, inkl. dem med nedsatt lever-
och/eller njurfunktion, ungdomar 12—18 ar, dldre (>65 ar) samt gravida eller ammande kvinnor. Som
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kontrollgrupp ska ett okadnt antal obehandlade inga. Inom ramen for studien ska dven
naturalférloppet och den kliniska monitoreringen av patienter som diagnostiserats med AHP
beskrivas. Alla patienter ska foljas i minst tre ar. Tanken &r att regelbundet 6verféra kodade data fran
150 patienters medicinska journaler till en internationell databank. Alnylam Pharmaceuticals ska
darefter sammanstalla behandlingsresultaten. Information till forskningspersoner lamnas i samband
med ordinarie lakarbesdk. Samtycken inhdamtas darefter, antingen vid lakarbesdk eller telefonledes.

Etikprovningsmyndigheten begarde en komplettering av informations- och samtyckesblanketterna
till forskningspersoner, utformade enligt anvisningarna i stodmallarna som finns pa myndighetens
hemsida. Ansokan avslogs med motiveringen att klaganden inte hade kompletterat
forskningspersonsinformationen i de avseenden som myndigheten efterfragat och aven efter
kompletteringen hade informationen sadana brister att den inte kunde godkénnas.

Klaganden anforde att Etikprovningsmyndigheten saknar stodmallar for vissa av de
samtyckesformular som kravs for studien och att man darfor skapat formular baserade pa projektets
studiemallar. Vilka delar som saknades efter kompletteringen var klaganden fragande till.

Overklagandendmnden for etikprévning begirde en komplettering i vilken informationen till
forskningspersoner och tillhdrande samtyckesblanketter, saval for den aktuella studien som for
framtida forskning, reviderats enligt de stodmallar som finns pa Etikprovningsmyndighetens hemsida.
Namnden efterfragade dven en redogorelse for pa vilket satt de forskningspersoner som inte far
Givlaari ska inga i studien och informeras om den.

Skal for beslutet

Studien utgor forskning som syftar till att samla in data om hur AHP utvecklas 6ver tid, utan att dndra
den givna varden som féljer klinisk rutin. Tanken ar att ocksa att dokumentera den langsiktiga
sakerheten och effekten av lakemedlet givosiran/Givlaari nar det forskrivs i enlighet med rutinmassig
vard. De forskningspersoner som inte far Givlaari informeras foljaktligen pa samma satt som ovriga
forskningspersoner. Data som samlas in for studien ar rimlig och valmotiverad. Klaganden har
reviderat informationen till forskningspersoner, men i den information som avses for minderariga
finns en otillborlig patryckning (”Detta innebar att Alnylam Pharmaceuticals, Inc. tillhandahaller
pengar till de sjukhus och ldkare som arbetar med denna studie”) som ska tas bort.
Overklagandenamnden finner att projektets vetenskapliga virde &r stdrre dn den risk for
integritetsintrang som finns och att det efter den komplettering som inkommit kan godkdannas med
villkor att informationen till forskningspersoner revideras enligt ovanstaende.

Overklagandenamndens beslut far enligt 37 § etikprévningslagen inte dverklagas.
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Detta beslut har fattats av Eva Lindeblad, Yvonne Lundberg Giwercman (féredragande), Kjell Asplund,
Ingemar Engstrom, Sten-Ake Stenberg, UIf Ekberg, och Camilla Lif. Vid den slutliga handlaggningen
har dessutom ersattarna Lars Dahlstedt, Gert Helgesson, Johan Fritzell, Johan Norell Bergendahl och
Stina Holmlund Kelly samt kanslichefen Jorgen Svidén och administrativa sekreteraren Katarina Gate
Lundgren deltagit.

P& Overklagandendmndens vagnar

Eva Lindeblad
Ordférande
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