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Inledning:

Barncancerfonden arbetar fér en framtid dar varje barn som insjuknar i cancer éverlever och
far mojlighet att leva ett gott liv. Ett liv fritt frén sjukdom och de komplikationer som ofta foljer
barncancer. Barncancerfonden satsar arligen omkring 300 miljoner kronor pa forskning och
forskningsnara verksamhet och vi ar i dag den enskilt stérsta finansiaren av forskning och
avgorande infrastrukturer inom barncanceromradet.

Tack vare framgangsrik forskning, valfungerade nationellt och internationellt samarbete samt
forbattrat omhandertagande ar femarséverlevnaden idag i genomsnitt 85 procent, jamfort med
bdrjan av 1980-talet da endast 50 procent av de cancerdrabbade barnen var vid liv efter fem
ar. Trots det ar barncancer fortfarande den vanligaste dédsorsaken till foljd av sjukdom bland
barn mellan 1-14 ar.

Den genomsnittliga éverlevnaden for flertalet barncancerdiagnoser har planat ut och
behandlingsmetoderna har i stort varit detsamma sedan bérjan pa 1990-talet. Vi far alltmer
kunskap om de langsiktiga effekterna av barncancerbehandling. Omkring 70 procent av
barncancerdverlevare drabbas av sena komplikationer i nadgon form, varav 30 procent ar
allvarliga och potentiellt livshotande. Fysiska och kognitiva funktionsnedsattningar, férvarvade
hjarnskador, hjart-karlsjukdomar, infertilitet, sekundarcancer och psykisk ohalsa ar exempel pa
sena komplikationer som kraver omfattande insatser fran halso- och sjukvarden. Dessutom
paverkas ofta mojligheterna att aterga till skolan, ta klivet ut pa arbetsmarknaden och att pa
andra satt vara delaktig i samhallslivet.

Vi ser positivt pa den snabba tekniska utvecklingen inom maélstyrda behandlingar och terapier.
Precisionsdiagnostik infors just nu vid landets sex barncancercentra och det vacker hopp om
att fler cancerdrabbade barn ska kunna raddas till livet och i mindre grad drabbas av sena
komplikationer. Framtiden kommer med stor sannolikhet innebara liknande terapeutiska
genombrott. Men for att dess fulla potential ska kunna nyttjas i form av individualiserad
behandling med precisionslakemedel kravs tillgang till halsodata, nationellt och internationellt.
Den svenska hélso- och sjukvarden och forskarsamhallet behdver fa ratt forutsattningar for att
vara med och bidra i arbetet, samt starka forutsattningar for att anvanda halsodata for saval
vard, forskning och innovations- och utvecklingsarbete.

Samtidigt anser vi att forskningen inte ensam kan sakerstélla nasta stora medicinska
genombrott, utan flera delar av samhallet, sa som naringsliv, halso- och sjukvard och
civilsamhallet, behdver samverka for att vi ska na dit.

Om barncancer:

Barncancer ar ett samlingsnamn fér manga olika sallsynta former av cancer som drabbar barn
fran spadbarnsalder till tonaren. Cancerformerna och behandlingarna skiljer sig stort fran
varandra, liksom i vilken utvecklingsfas barnet eller ungdomen befinner sig vid insjuknande
och behandling. Omkring 350 barn insjuknar i cancer varje ar i Sverige. Barncancer skiljer sig
pa manga satt fran vuxencancer, bland annat genom att:

¢ Andra cancerformer drabbar barn an vuxna. Hjarn- och hjarnstamstumaérer (29 %) och
leukemi (28 %) ar de vanligaste cancerformerna bland barn'-

' Svenska Barncancerregistret, SBCR
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e Barncancer ar inte livsstilsrelaterad och gar darfor inte att férebygga pa samma satt
som vissa cancerformer som drabbar vuxna. Orsaken till att barn och tonaringar far
cancer ar oftast okdnd men mycket forskning pagar kring méjliga medfdédda orsaker.

e Barn maste bedémas utifran olika utvecklingsfaser. Barnets kropp inklusive kansliga
organ som nervsystemet vaxer och utvecklas, vilket innebéar att den paverkas av
lakemedel och behandlingar pa andra satt &n den vuxna kroppen.

Darfér behdvs forskning specifikt om barncancer och dess féljder. Satsningar kravs for att de
diagnoser som enbart, eller i stor utstrackning drabbar barn ska utforskas, samt att
behandlings- och lakemedelsutveckling tar barns specifika behov och férutsattningar i
beaktning. Den vaxande individen paverkas pa andra satt av behandling med storre risk for
sena komplikationer och paverkan av den normala utvecklingen. Det staller ocksa krav pa
langtidsuppfoljning och behovet 6kar i takt med att fler 6verlever.

Sammanfattning av Barncancerfondens synpunkter:

Barncancerfonden valkomnar méjligheten att lamna synpunkter pa promemorian "Hallbar och
hogkvalitativ [8karutbildning och klinisk forskning — férslag till ett reviderat ALF-avtal”. |
egenskap av den stérsta finansiaren av barncancerrelevant forskning och infrastruktur inom
barncanceromradet kommer Barncancerfonden i detta remissvar primart fokusera pa de
bedémningar forslag for den kliniska forskningen (kapitel 7).

Barncancerfonden ar positiva till att ALF-avtalets huvudsakliga syfte behalls. Dartill tillstyrker
Barncancerfonden anpassningen av ALF-avtalets namn da detta tydligt speglar att forskning
behdver och ska vara en sjalvklar och naturlig del av halso- och sjukvarden.

For att langsiktigt starka den kliniska forskningen kravs hallbar, robust och stabil finansiering.
ALF-erséattningen spelar en avgorande roll for att uppna detta. Barncancerfonden vill samtidigt
belysa vikten av att forskningsfinansiering, dar ALF-ersattningen ingar tillsammans med en
mangfald av andra satsningar och aktorer sdsom stiftelser och naringsliv, ses utifran ett
systemperspektiv. Samtidigt innebar detta en utmaning for att sdkerstalla tydliga prioriteringar
och samordnande satsningar.

Internationell samverkan och 6kad internationalisering ar avgérande for att sdkra medicinska
framsteg och forskningsgenombrott, sarskilt fér sma patientpopulationer. Sverige ar ett litet
land med en begransad befolkning och samverkan pa saval nationell som internationell niva
kravs for att konkurrenskraftig klinisk forskning ska bedrivas i Sverige, men aven for att sakra
att svenska patienter inkluderas och ges tillgang till studier av hog kvalitet. Barncancerfonden
tillstyrker darfor sarskilt promemorians forslag for 6kad internationalisering.

Barncancerfondens synpunkter kopplat till utredningsforslagen:

5.2 ALF-avtalets namn

e Barncancerfonden tillstyrker forslaget om att begreppet "utveckling av halso- och
sjukvarden” ska ersattas av "nyttiggdrande av klinisk forskning och ny kunskap i halso-
och sjukvarden”. Detta speglar tydligt vikten av forskning som en sjalvklar och naturlig
del av halso- och sjukvarden.

Ett halso- och sjukvardssystem dar forskningen har en tydlig roll och ar valintegrerad i
verksamheten ar battre rustad for att Idpande implementera forbattringar, vilket gor att
ny kunskap och nya behandlingsmetoder snabbare kan komma patienten till godo och
att mindre effektiva metoder kan fasas ut. Mot den bakgrunden ser Barncancerfonden
att forskningsansvaret, dven utanfér universitetssjukhusen behéver fortydligas,
systemet behdver dimensioneras for att rymma bade vardproduktion och forskning
och patientens majlighet till medverkan i klinisk forskning behéver starkas.

7.2 Definitionen av klinisk forskning
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e Barncancerfonden, i likhet med flertalet andra remissinstanser sa som Cancerfonden
och Hjart-Lungfonden, anser att forslaget till andrad definition av klinisk forskning
skulle innebara ickednskvarda effekter i form av att vissa former av klinisk forskning
inte skulle kunna ta del av ALF-medel. Barncancerfonden avstyrker darfor forslaget
om tillagg.

e Barncancerfonden vill sarskilt framhalla vikten av att férutsattningarna for kliniska
lakemedelsprovningar starks. Kliniska provningar utgér en begransad del av den
kliniska forskningen, men innebar ett helt nytt hopp om bot eller férbattrad livskvalitet
fér manga patienter och narstaende.

Utveckling av nya och skonsamma lakemedel och behandlingar ar en nédvandighet
for att sakra bade hogre och battre éverlevnad bland barn som drabbas av cancer.
Samtidigt vet vi att barn idag inte far tiligang till nya cancerlakemedel pa samma villkor
som vuxna. En genomgang? av de 186 cancerlakemedel som godkants av EMA
mellan 1995-2022 visar att:

0 Enbart 29 har en pediatrisk indikation

o0 16 ar godkanda for nya molekylara entiteter som férekommer hos barn med
cancer efter EU:s barnférordning tradde i kraft 2007

0 Halften av de lakemedel som har fatt en pediatrisk indikation under perioden
riktar sig mot barncancerdiagnoser som star for 5,4 % av
barncancerrelaterade dédsfall

0 Det tari snitt 6,4 ar innan en indikation for vuxna utdkas till att inkludera barn

Sarskilda satsningar bor darfor sjosattas for att starka Sveriges attraktions- och
konkurrenskraft avseende kliniska provningar. Mot den bakgrunden stéller sig
Barncancerfonden évergripande positiv till de férslag som utredaren Peter Asplund
presenterade i promemorian "DS 2023:8 Foérslag pa atgarder for att skapa battre
forutsattningar for kliniska prévningar” samt det uppdrag som nyligen tilldelats
Lakemedelsverket avseende genomférande delar av forslagen. Samtidigt ser
Barncancerfonden vissa risker med forslaget om ett separat system for
foretagsinitierade prévningar, med hanvisning till att kliniska prévningar utférs av
samma personal och inom samma system, oberoende av sponsor.® Barncancerfonden
ser att satsningar pa kliniska prévningar, oberoende av sponsor, kravs for att
sakerstalla att svenska patienter tidigt far tillgang till nya behandlingar som kan ha en
positiv effekt pa sjukdomen, samtidigt som halso- och sjukvardens tillgang till vardefull
kunskap och kompetens starks, liksom férmagan att implementera precisionsmedicin.

7.4 Behov inom strategiska omraden

e Barncancerfonden tillstyrker delvis forslaget om ALF-avtalets roll i att stimulera
forskning inom utpekade omraden respektive skapa langsiktiga forutsattningar for
klinisk forskning. For att starka den kliniska forskningens férutsattningar kravs
langsiktiga satsningar och stabilitet som mojliggdr uppbyggnad av struktur och
infrastruktur, utifran regionala styrkor, utmaningar och behov. | detta avseende ar det
av sarskilt vikt att ALF-regionernas sjalvbestammande bibehalls.

e Barncancerfonden vill belysa vikten av att forskningsfinansiering, dar ALF-ersattningen
ingar tillsammans med en mangfald av andra satsningar och aktérer sdsom stiftelser

2 Gilles Vassal, Teresa de Rojas och Andrew D J Pearson, "Impact of the EU Paediatric Medicine
Regulation on new anti-cancer medicines for the treatment of children and adolescents”, The Lancet Child
& Adolescent Health 7, issue 3 (mars 2023), DOI: Impact of the EU Paediatric Medicine Regulation on
new anti-cancer medicines for the treatment of children and adolescents - The Lancet Child & Adolescent
Health

3 Barncancerfonden (2023), Barncancerfondens remissvar avseende Forslag pa atgarder for att skapa
battre férutsattningar for kliniska provningar (DS 2023:8), hdmtad 24 juni 2024: remissvar-fran-
barncancerfonden forslag-pa-atgarder-for-att-skapa-battre-forutsattningar-for-kliniska-
provningar_diarienummer-kn202303556.pdf
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och naringsliv, ses utifran ett systemperspektiv. Barncancerfonden ser positivt pa
mangfalden av finansiarer av forskning och innovation i Sverige och att tillgangen till
finansiella medel anses som god.# Samtidigt innebar detta en utmaning for att
sakerstalla tydliga prioriteringar och samordnande satsningar.

Barncancerfonden ser att 6kad formaga till samverkan mellan olika typer av aktorer,
exempelvis civilsamhalle och naringsliv, ar av yttersta vikt for att starka férmagan att
mota nuvarande och kommande samhallsutmaningar, inte minst inom halsoomradet.
Av samma anledning vill Barncancerfonden tydliggéra att den forsknings- och
innovationspolitiska propositionen ar ett viktigt verktyg for att starka den kliniska
forskningen.®

e Barncancerfonden anser det positivt att finansiering av forskningsinfrastruktur
diskuteras i promemorian. Barncancerfonden ar idag den huvudsakliga finansiaren av
den forskningsinfrastruktur som finns inom barncanceromradet, sa som nationella
kvalitetsregister och biobanker men ocksa de tva prévningsenheter for
cancerdrabbade barn som finns i landet. Ambitionen ar dels att sékra att fler barn med
cancer far mojlighet att delta i kliniska provningar, dels sakerstalla en langsiktig plan
for vidareutveckling av populationsbaserade infrastrukturer som ar relevanta foér
barncanceromradet. Detta for att méjliggdéra avancerad forskning, samt starka
Sveriges attraktionskraft for framstaende barncancerforskare och internationella
samarbeten.

Barncancerfonden ser ett stort behov av langsiktig finansiering for de infrastrukturer
och basfunktioner som ar avgérande for framgangsrik forskning, inférandet av
precisionsmedicin och for att bidra till nyttiggérandet av halsodata inom forskning och
vard. Det ger aven upphov till strategiska diskussioner kring vad som boér alaggas
privat forskningsfinansiering och vad som bér ses som den regionala och statliga
finansieringens uppdrag, inte minst for de infrastrukturer som ar av vikt fér bade
behandling av den enskilda patienten och forskning, utveckling och innovation. | detta
avseende vill Barncancerfonden sarskilt uppmarksamma vikten av
finansieringslésningar utformas pa ett satt som aven tillgodoser behovet hos nationella
forskningsinfrastrukturer inom smalare forskningsfalt, s& som barncanceromradet.

7.5.2 Forslag om och fordelning av en 6kning av ALF-ersattningen

e Barncancerfonden tillstyrker forslaget om att staten ska 6ka satsningen pa klinisk
forskning vid ALF-regionerna. For att starka den kliniska forskningens forutsattningar
kravs langsiktiga satsningar och stabilitet som majliggér uppbyggnad av struktur och
infrastruktur.

Ett halso- och sjukvardssystem dar forskningen har en tydlig roll och ar valintegrerad i
verksamheten ar battre rustad for att Idpande implementera forbattringar, vilket gor att
ny kunskap och nya behandlingsmetoder snabbare kan komma patienten till gagn och
mindre effektiva metoder kan fasas ut. En allman hdjning av ALF-ersattningen ar
darfor en viktig insats, men bor kompletteras med andra nationella satsningar
exempelvis inom ramen for kommande forsknings- och innovationspolitiska
proposition.

e Barncancerfonden &r medveten om att citeringsgenomslag ar en vedertagen metod for
att mata forskningens kvalitet. Barncancerfonden vill, i egenskap av
forskningsfinansiar samt stéd- och paverkansorganisation som verkar for en till antalet
liten patientpopulation, framhalla att citeringsgenomslag riskerar att missgynna sma

4 Forskningsfinansieringsutredningen slutbetankande (2023), Ny myndighetsstruktur for finansiering av
forskning och innovation (SOU 2023:59), s. 241

5 Mer information om Barncancerfondens inspel till kommande forsknings- och innovationspropositionen
finns att 1&sa har: barncancerfondens-inspel-till-arbetet-med-kommande-forsknings--och-
innovationspolitiska-proposition.pdf
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forskningsomraden sdsom barncancer. Barncancerfonden undrar darfér om det &r
mojligt att komplettera med andra typer av kvalitetsmatt, exempelvis genomslag av
forskningens resultat for patienter och for sjukvarden.

7.6 Behov av nationell och internationell samverkan inom klinisk forskning

Barncancerfonden tillstyrker promemorians bedémning att incitament kravs for att
sakra och starka nationell och internationell samverkan inom klinisk forskning. Detta ar
sarskilt viktigt inom omraden med begransade patientunderlag, bland annat
barncancer, dar regionerna inte utgor en tillracklig forskningsarena.

Inom barncanceromradet finns redan idag ett valutvecklat nationellt samarbete samt
internationella sammanslutningar som starker och tillfér ny kunskap till den svenska
barncancervarden. Samverkan har vuxit fram som féljd av de sarskilda utmaningar
som sma patientpopulationer kan innebara ur ett kunskaps- och
behandlingsperspektiv, och utgor idag en unik, och pa manga satt foredémlig, modell
inom saval barn- som vuxensjukvarden, pa hur utveckling och uppféljning kan
bedrivas dver regionala granser.

Samtidigt ser Barncancerfonden att Sverige har potentialen att ta en stérre roll pa den
internationella arenan, exempelvis genom att initiera och leda internationella studier i
hoégre grad an idag. Dagens utmaningar kopplat till bland annat kompetensférsoérjning,
mojlighet att kombinera kliniskt arbete med forskning och utrymme for att bedriva
forskning inom halso- och sjukvardssystemet ar férsvarande faktorer for att detta ska
kunna uppnas och behoéver vara féremal for atgarder och insatser pa regional och
nationell niva.

7.7 Uppgifter och funktion for en nationell grupp for uppfélining och nationell samverkan

(GUNS)

Barncancerfonden tillstyrker forslaget om ett omtag kring styrgrupp for ALF-avtalet,
samt dess uppdrag och mandat. Fértydligande kring uppféljning av avtalet, utvardering
av klinisk forskning och mandat att foresla justeringar ar sarskilt positiv, med syfte att
langsiktigt starka forutsattningarna for och kvaliteten pa den kliniska forskningen i
Sverige.

Barncancerfonden ser att forslaget gar i linje med var efterfragan kring ett utdkat
system- och helhetsperspektiv i insatser for att starka innovations- och
forskningssystemet dar ALF-avtalet utgdr en viktig roll i relation till klinisk forskning.

Barncancerfonden, i likhet med Cancerfonden, efterlyser inkludering av
patientrepresentation i den nationella styrgruppen. Detta for att sdkerstalla ett
genomgaende patientperspektiv i arbetet, bade i form av planering av framtida
insatser saval som i utvardering och uppfoljning. Det ar av sarskild vikt for att
sakerstalla jamlika férutsattningar och majligheter for patienter att delta i kliniska
studier, oberoende av geografi eller diagnosomrade.

7.9 Utvarderingar i ALF-avtalet

Barncancerfonden tillstyrker forslaget om fortsatt utvardering av den kliniska
forskningen inom ramen fér ALF-avtalet. Barncancerfonden delar bedémningen att
detta utgor ett viktigt underlag for bedémning av kvalitet och férutsattningar, samt
styrkor och svagheter inom respektive ALF-region.

Detta bor dven nyttjas som underlag for insatser och atgarder, utifran de brister och

styrkor som identifieras. Dessa behdver nédvandigtvis inte inférlivas inom ramen for
ALF-avtalet, utan kan vara féremal for andra nationella satsningar.
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e Barncancerfonden vill sarskilt lyfta vikten av att nationella utvarderingar sétts i relation
till omvarlden, for att I6pande utvardera hur Sverige star sig i internationella
jamforelser.

Stockholm 2024-07-03

Britt-Marie Frost
Forskningschef

For mer information gar det bra att kontakta
Sol Engvall

Intressepolitisk expert
sol.engvall@barncancerfonden.se

076-721 03 23

Om Barncancerfonden:

Barncancerfonden kampar for en framtid dar varje barn som insjuknar i cancer éverlever och
far mojlighet att leva ett gott och langt liv. Ett liv fritt fran sjukdom och de komplikationer som
ofta foljer barncancer. Det gor vi genom att tillsammans med vara sex regionala féreningar
erbjuda akut saval som langsiktigt stdd, samt satsa pa varldsledande forskning och utveckling
av forskningsinfrastrukturer.

Sedan 1982 har Barncancerfonden satsat mer an 4 MDSEK pa forskningsnara verksamhet
och vi ar i dag den enskilt stérsta finansiaren av barncancerrelevant forskning och avgérande
infrastruktur, sasom:

e Svenska Barncancerregistret — ett populationsbaserat kvalitets- och
forskningsregister som ar en resurs for att bade kvalitetssakra varden fér barn och
ungdomar som drabbas av cancer och for att mdjliggéra barncancerforskning av hég
kvalitet. Registret har utvecklats éver tid och innefattar nu registrering av samtliga
barncancersjukdomar.

e Barntumdrbanken — en populationsbaserad nationell provsamling med vavnad och
molekylargenetiska data fran barncancerpatienter. Bade nytt och historiskt material
har helgenomsekvenserats .

e Tvakliniska prévningsenheter fér barn — HOPE-ITCC-enheten pa Karolinska
Universitetssjukhuset och Barncancercentrums forskningsenhet Goéteborg vid
Drottning Silvias barn- och ungdomssjukhus. Tack vare att Sverige ar med i det
internationella konsortiet ITCC kan barn i Sverige fa inga i kliniska prévningar fran hela
Europa som drivs av bade lakemedelsforetag och ITCC.

e GMS Barncancer — Ett nationellt projekt mellan Sveriges sex barnonkologiska centra
och sex universitet som majliggor kartlaggning och analys av cancerdrabbade barns
gener genom helgenomsekvensering i samband med barnets insjuknande och
eventuella aterfall. Sedan 1 maj 2024 haranalyserna 6vergatt till klinisk rutin och
huvudsakligen regional finansiering.

Barncancerfondens riktade finansiering till Sveriges sex barncancercentra

Utéver forskningsanslag och finansiering av kritisk infrastruktur stéttar Barncancerfonden
arligen Sveriges sex regionala barncancercentra med omkring 45 miljoner kronor. Detta
omfattar Gronmarkta medel for basresurser for att mojliggdra forskning och
forskningsinfrastruktur. Dessa medel anvands bland annat foér tjanster som
forskningssjukskéterskor och forskningskoordinatorer.

Genom finansieringen sakerstaller Barncancerfonden hog kvalitet i de kvalitetsregister som

utgor en viktig resurs i kvalitetssakring av barncancervarden och som ar helt avgdrande for
svensk barncancerforskning. Samtidigt underlattar vi deltagande i fler kliniska projekt och
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studier, inklusive lakemedelsprévningar. Malet ar heltadckande, populationsbaserade
kvalitetsregister som ar grunden fér barncancerforskning av hég kvalitet i Sverige och som gér
Sverige intressant for internationell forskning.

Basfinansieringen i kombination med medel till infrastrukturer s som Svenska
Barncancerregistret, Barntumdrbanken och Barnleukemibiobanken utgér en avgérande roll i
vidareutveckling av barncancervarden. Inte minst inférandet av precisionsmedicin i Sverige
samt i uppféljning och utvardering av nya lakemedel och behandlingar.
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