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Projekttitel
CNS-engagemang vid Langerhans cellhistiocytos

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

Overklagandeniamndens beslut
Overklagandenamnden for etikprévning godkdnner den forskning som avses i ansdkan.

Bakgrund

Ansokan galler ett projekt rérande sjukdomen Langerhans cellhistiocytos (LCH) som &r en form av
inflammatorisk myeloid dysplasi som kan drabba barn och ungdomar. Férekomsten av sjukdomen
varierar betydligt mellan lander. Hogst forekomst i varlden har rapporterats i en studie fran Sverige
(2008) dar incidensen befanns vara 8,9/100 000 barn < 15 ar per ar.

Orsaken till sjukdomen ar inte fullstandigt kind men man vet att drygt halften av barnen har en
mutation i onkgenen BRAF V600E. Sjukdomen var tidigare potentiellt dodlig men efter
introduktionen av biologisk behandling med MAPK-hammare har dodligheten narmat sig noll.

Sjukdomen manifesterar sig i forsta hand i skelett och hud men ca 40 % far ocksa allvarligare
bestaende foljdverkningar, vanligen av endokrin eller neurologisk art. Cirka 10 % av barnen far
progredierande neurodegenerativa komplikationer som kan ge saval kognitiva som motoriska
problem (ND-LCH). Det ar inte fullstandigt kant vilka barn som drabbas av dessa svara komplikationer
men engagemang i ansiktsskelett och skallbas 6kar risken. Det ar i dagslaget inte kdnt vilken
behandlingsform som bast motverkar uppkomsten av de neurodegenerativa komplikationerna.

Det overgripande syftet med det nu aktuella projektet ar i forsta hand att skapa kunskap for att
forebygga och behandla ND-LCH, i andra hand att forbattra screening och utvardering av ND-LCH och
i tredje hand att forbattra det internationella samarbetet kring ND-LCH.

Avsikten ar att bedriva ett internationellt projekt med deltagande fran 10-14 europeiska lander dar
insamling av data kommer att ske pa ett enhetligt satt. Ansvarig for projektet (PI) kommer fran
Sverige och databasen kommer att etableras pa Karolinska Institutet. Malsattningen &r att inkludera
barn som insjuknar i LCH under 5 ars tid samt att folja sjukdomen under 10 ar, vilket innebar att
projektet kommer att paga till och med ar 2040. Man bedémer att ca 350 barn kan komma att
inkluderas i projektet.
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De huvudsakliga vetenskapliga fragestallningarna ar tre till antalet. For det forsta 6nskar man studera
vilken behandling som ger minst risk for utvecklingen av ND-LCH, fér det andra vilken behandling
som ger bast resultat vid ND-LCH och for det tredje vilken metod for screening och tidig upptackt
som bast monitorerar uppkomsten av ND-LCH.

| databasen samlas enhetliga data som i sin helhet &r hdmtade fran ordinarie journalmaterial. |
projektet vidtas inga atgarder andra dn de som ingar i ordinarie behandling och vardprogram. All
kommunikation med barnen och deras vardnadshavare sker genom ordinarie ldkare. Alla data i
databasen kommer att vara pseudonymiserade.

Etikprovningsmyndigheten inleder sitt forsta beslut med att erinra om att projekt som prévas enligt
etikprovningslagen ska vara baserade pa avgrdansade och preciserade fragestallningar. Vidare far inte
fler uppgifter an vad som kravs for att uppna férvantade resultat samlas in inom projektets ram.
Slutligen anges att myndigheten inte kan godkdnna ansdkan som enbart avser etablerandet av en
forskningsinfrastruktur som grund for framtida projekt. Insamling av data som inte ar knutet till ett
specifikt forskningsprojekt utgor inte i sig forskning och kan darfér inte fa nagot godkannande.

Etikprovningsmyndigheten bedomer ansékan vara alltfor 6vergripande och begar tydligare
skrivningar om syftet med projektet samt att de vetenskapliga fragestallningarna preciseras battre.

Klaganden inkom darefter med en ansékan som kompletterats med mer utvecklade vetenskapliga
fragestéallningar samt tydligare formuleringar av syftet med projektet, sarskilt i
forskningspersonsinformationen.

Etikprévningsmyndigheten avvisar ansdkan med hanvisning till avsaknad av en tydlig forskningsfraga.
Myndigheten anser att det alltfort ror sig om en ansdkan om att bygga en databas fér framtida
forskning och inte ett avgransat forskningsprojekt vilket lagen kraver.

Klaganden menar a andra sidan att det finns en tydlig forskningsfraga som i 6verklagandet
formuleras pa féljande satt; Hur kan man bast férebygga och behandla neurodegeneration
(hjarnsonderfall) vid Langerhans cellhystiocytos (ND-LCH) och hur bér detta tragiska forlopp bast
foljas i klinisk rutinverksamhet?

Skal for beslutet

Av 6 § etikprovningslagen framgar att "ett godkannande ska avse ett visst projekt eller en pa nagot
liknande satt bestamd forskning". | lagens forarbeten (prop. 2002/03:50, s. 195) anges f6ljande: "Ett
godkdnnande ska avse ett visst projekt eller en del av ett projekt eller pa annat satt avgransad
forskning. Ett projekt ar oftast avgransat med avseende pa den vetenskapliga fragestallningen,
antalet forskningspersoner som ska delta, forskningsledningen, antalet forskare och annan personal
som ska inga i projektet, finansiering och budgetering osv. Den forskning som ska etikprovas maste
vara avgransad i ndgon mening for att kunna godkannas vid etikprovningen. Nagra generella,



{.\ Overklagandenamnden for etikprovning
o,

ETHICS REVIEW APPEALS BOARD -
Sida 3(3)

Dokumentnamn Diarienummer
Beslut 3.1-2025-075
Beslutsdatum

2025-09-29

principiella godkdnnanden till att under odverskadlig framtid fa utféra forskning pa ett visst material,
inom ett visst omrade eller dylikt kan inte lamnas".

Overklagandeniamnden beddmer att féreliggande ansdkan handlar om en viss bestdmd forskning
vad avser syfte och vetenskaplig fragestallning, namligen hur man bast forebygger och behandlar ND-
LCH.

Overklagandenamnden for etikprévning godkdnner den forskning som avses i ansdkan.

Overklagandenamndens beslut far enligt 37 § etikprévningslagen inte dverklagas.

Detta beslut har fattats av Anita Linder, Malin Celander, Greger Lindberg, Ingemar Engstrém
(foredragande), Sten-Ake Stenberg, UIf Ekberg och Mia Nilson. Vid den slutliga handliggningen har
dessutom ersattarna Erik Brattgard, Gert Helgesson, Maria Eriksson Baaz, Elisabeth Warnberg Gerdin
och Johan Norell Bergendahl samt kanslichefen Jérgen Svidén och administrativa sekreteraren
Katarina Gate Lundgren narvarat.
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Anita Linder
Ordférande
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