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FORORD

Kliniska studier behdvs for att forbéttra likemedel, behandlingsmetoder och medicinteknik, som utvecklar hélso-
och sjukvarden och ger patienter bittre vard. Vetenskapsrddet har ett uppdrag att stddja och utveckla
forutsattningarna for kliniska studier i Sverige, liksom att redovisa statistik, analys och uppf6ljning inom omrédet.
Denna rapport beskriver lidkemedelsprovningar ur ett patientperspektiv.

Likemedelsprovningar utgor 10 procent av kliniska studier

Lakemedelsprovningar utférs inom akademin, hilso- och sjukvarden och life science-industrin och utgdr en
viktig del av kliniska studier. Mycket av den hittills tillgingliga statistiken har fokuserat pd antalet
lakemedelsprovningar i landet, dér trenden under en lang rad &r har varit nedatgdende. Lakemedelsprovningar
utgdr tio procent av den forskning som etikprévningsnimnderna godkénner varje ar. Statistiken kopplat till antal
lakemedelsprovningar bor darfor anvdndas med forsiktighet nir det géller tolkningar av klinisk forskning eller
kliniska studier som helhet.

Statistik kring patientdeltagande breddar bilden
Den hér rapporten beskriver antalet likemedelsprovningar inom olika sjukdomsgrupper men breddar ocksé
perspektivet genom att belysa patientdeltagande inom olika sjukdoms- och aldersgrupper. Informationen kan ha
ett vdrde for att beskriva trender, men kan ocksd bidra till att identifiera omraden diar det finns
utvecklingspotential for nya lakemedelsprovningar.

Hékan Billig, ordférande i Kommittén for kliniska studier (2014-2017).
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SAMMANFATTNING

Syftet med den hér rapporten &r att komplettera bilden av likemedelsforskningen i Sverige genom att
fokusera pé de patienter som deltar i studierna. Den planerade rekryteringen av patienter (inklusionen) till
lakemedelsprovningar i Sverige varierar kraftigt. Jaimfort med antalet patienter i Socialstyrelsens
patientregister framgar dessutom att det, oavsett diagnosomrade, dr en liten andel av patienterna som deltar i
provningar. Hogst andel stér patienter diagnostiserade med blodsjukdomar eller rubbningar i immunsystemet
for, dér 1,5 procent deltar i provningar.

Sammanstéllningen visar ocksa att storleken pé de olika &mnesomradena inom likemedelsforskningen skiljer
sig mycket at, beroende pa om uppdelningen gors utifran antal patienter eller antal prévningar. Tittar man pa
antal patienter dr hjirt- och kérlsjukdomar tillsammans med lungsjukdomar det storsta forskningsomradet.
Om man istéllet tittar pa antal provningar sa blir canceromradet storst.

Négra andra av de resultat som sammanstéllningen visar dr att andelen barn och ungdomar i likemedels-
provningar &r 14g, runt fem procent. Nér det géller svenska patienter i internationella provningar som forlaggs
till Sverige, ligger andelen pé runt fyra procent.

Rapporten bygger pé data fran perioden 2010-2016 och &r avgransad till lakemedelsprovningar dér svenska
patienter deltar. Datakillor 4r den europeiska databasen for lakemedelsprovningar (European Clinical Trials
Database, EudraCT) med data for planerad patientrekrytering och Socialstyrelsens register for antal
diagnoser hos svenska patienter.
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SUMMARY

The purpose of this report is to provide new statistics on pharmaceutical research in Sweden by focusing on
the patients participating in the trials. The planned recruitment of patients for clinical trials in Sweden varies
considerably. In addition, only a small proportion of patients are participating in trials regardless of the
diagnosis area, when compared to the number of patients in the National Board of Health and Welfare's
patient records. Patients diagnosed with blood diseases and disorders in the immune system are included the
most, 1.5 percent participate in trials.

This report also shows that the apparent size of the areas of pharmaceutical research differs depending on
whether the division is based on the number of patients or the number of trials. Looking at the number of
patients, cardiovascular diseases combined with lung diseases is the largest research area. If you look at the
number of trials instead, the cancer field is the largest.

The data from patient recruitment shows that Sweden's patient share in international trials, where Sweden
participates, is around four percent. In addition, it appears that the proportion of children and adolescents in
clinical trials is low, around five percent.

The report is based on data from the period 2010-2016 and is limited to clinical trials involving Swedish
patients. Data sources are the European Clinical Trials Database (EudraCT) with data for planned patient
recruitment, and the National Board of Health and Welfare's registry for number of diagnoses for Swedish
patients.
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STATISTIK FOR LAKEMEDELSPROVNINGAR UR ETT
PATIENTPERSPEKTIV

Stor variation i planerad patientrekrytering

Sedan 2010 har den planerade patientrekryteringen till svenska lakemedelsprévningar varierat mellan 12 900
och 38 400 patienter per ar (figur 1). Antalet ldkemedelsprovningar 1ag under samma period stabilt runt 270
studier (antalet studier skiljer sig beroende pa datakilla och kommenteras i rapportens sista avsnitt). Antalet
patienter per studie 1ag arligen mellan 50-150 och varierar i likhet med den planerade patientrekryteringen.
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Figur 1. Total planerad patientrekrytering (rosa staplar), planerad patientrekrytering per studie (bld
kurva), samt antalet studier (gron kurva) for likemedelsprovningar i Sverige. Killa EudraCT.

Lag andel unga i lakemedelsprévningar

I de lakemedelsprovningar dir svenska patienter deltog var i genomsnitt fem procent barn och ungdomar, 58
procent var i arbetsfor alder och 37 procent var dldre &n 65 ér (figur 2). Sett till antalet studier sa rekryterades
barn och ungdomar helt eller delvis i 12 procent utav provningarna. I sex procent av prdvningarna
rekryterades enbart barn och ungdomar.
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Figur 2. Aldersfordelning for hela patientunderlaget i likemedelsprovningar diir Sverige deltog. Kiilla
EudraCT.

STATISTIK FOR LAKEMEDELSPROVNINGAR UR ETT PATIENTPERSPEKTIV 6



Engagemang i internationella lakemedelsprovningar

Traditionellt sett har likemedelsprovningarna delats upp i industri- eller akademiinitierad forskning, dér
industrin star for 69 procent av provningarna [1]. Statistik om patientrekrytering ger mojlighet att istéllet gora
uppdelningen pa nationella och internationella provningar och samtidigt méita Sveriges patientandel.

71 procent av de ldkemedelsprovningar som forlades till Sverige under perioden 2010-2016 var
internationella. Dessa studier stod for 39 procent av de rekryterade patienterna. De internationella
lakemedelsprovningarna rekryterade i snitt 1 060 patienter, varav 40 svenska patienter, det vill sdga fyra
procent (figur 3A). Motsvarande siffra for nationella ldkemedelsprévningar var 170 patienter. Av de
europeiska patienterna i de internationella studierna, var andelen svenska patienter nio procent.

Fordelningen mellan planerat deltagande av svenska patienter i nationella och internationella lakemedels-
provningar varierade under perioden (figur 3B). Den planerade patientrekryteringen till internationella
lakemedelsprovningar lag mellan 6 500 och 14 700. Motsvarande siffra i nationella prévningar varierade i
storre utstrackning, mellan 5500 och 32 000.
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Figur 3. A: Andel av patientrekryteringen som planerades till Sverige i internationella likemedels-
provningar med svenskt deltagande. B: Andel av svenska patienter (procent av planerad
patientrekrytering) som deltog i nationella respektive internationella likemedelsprovningar. Utmdrkt pd
staplarna stir den faktiska planerade patientrekryteringen. Kiilla EudraCT.
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Planerat antal patienter visar en ny bild av lakemedelsforskningen

Nér planerad patientrekrytering i svenska liakemedelsprovningar kopplas till olika kliniska forsknings-
omraden var det hjart-, kérl- och lungsjukdomar som involverade flest patienter mellan 2012 och 2016 (figur
4A, se kommentar i rapportens sista stycke). Denna bild av likemedelsforskningen skiljer sig fran tidigare
rapporterad statistik fran LIF och SOU:n ”Starka tillsammans” dir canceromradet &r storst sett till antalet
prévningar [2], [3]. Aven i den hir sammanstillningen blir cancersjukdomar det storsta forskningsomradet
nir man tittar pa antalet provningar (figur 4B). Medelvirdet for antalet svenska patienter per likemedels-
provning varierade mellan olika forskningsomrdden. For cancer lag siffran pd 30 patienter medan
motsvarande siffra for narkos och smértlindring 1ag pa 400 patienter.
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Figur 4. A: Fordelning av planerad patientrekrytering pd olika forskningsomrdden for svenska
likemedelsprovningar under perioden 2012-2016. B: Fordelning av antal svenska likemedelsprovningar
pd olika forskningsomrdden under perioden 2012-2016. Kiilla EudraCT.
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Fa patienter deltar i lakemedelsprovningar

Socialstyrelsen tillhandahaller information om antalet unika patienter i Sverige (prevalensdata fran patient-
registret uppdelad enligt standarden ICD-10, som dr en internationell statistisk klassifikation av sjukdomar
och relaterade hélsoproblem) uppdelade pé olika diagnosomraden. Nér den planerade patientrekryteringen
som finns registrerad i EudraCT jamfors med antalet patienter i aktuellt patentregister gar det att fa fram den
andel av svenska patienter som arligen far mdjlighet att delta i ldkemedelsprovningar (tabell 1). Hér framgér
att det, oavsett diagnosomrade, dr mycket ovanligt att patienter deltar i likemedelsprovningar.

Tabell 1. Antal unika patienter i slutenvdard och specialiserad éppenvird (ej primdirvdrd) himtat frin
patientregistret hos Socialstyrelsen, samt andel av patienterna som deltar i likemedelsprévningar utifrin
planerad patientrekrytering. Siffrorna fran Socialstyrelsen motsvarar drligt medelviirde for perioden
2012-2016 och inkluderar hela Sverige, alla dldrar och kvinnor och miin. Tabellen innehdller de tio
omrdden med higst andel patienter i likemedelsprovningar. De omrdden som saknas i tabellen ligger pd
0,2 procents andel eller ligre.

Antal patienter Andel (%) patienter i

Huvuddiagnosomrade ICD-10-kod per ir likemedelsprovningar
Blodsjukdomar och rubbningar i immunsystemet D50-D89 41000 1,5
Hjart- och kérlsjukdomar 100-199 348000 1,4
Infektions- och parasitsjukdomar A00-B99 189000 0,9
Endokrinologi, nutritionsrubbningar och E00-E90 199000 0,6
dmnesomséttningssjukdomar

Sjukdomar i urin- och kénsorganen NO00-N99 456000 0,6
Psykiska sjukdomar och beteendestérningar F00-F99 358000 0,6
Sjukdomar i nervsystemet G00-G90 192000 0,6
Tumorer C00-D48 369000 0,5
Andningsorganens sjukdomar J00-J99 336000 0,4
Ovriga faktorer for hilsotillstandet och kontakter Z00-298 1080000 0,3

med hélso- och sjukvarden

EudraCT och Socialstyrelsen som datakalla

Informationen om planerad patientrekrytering i svenska likemedelsprovningar har, genom
Lakemedelsverket, himtats fran EudraCT och bygger pa data som rapporterats av sponsorn (den organisation
eller person som har huvudansvaret for provningen och kan vara bade foretag eller akademisk instans).
Siffrorna &r planerad inklusion och kan darfor skilja sig mot det faktiska antalet patienter som i sluténden har
rekryterats.

De faktiska virdena for antalet lakemedelsprovningar per ar 1 Sverige skiljer sig beroende pa vilken datakilla
som anvdnds. Virdena i figur 1 utgér frén datum da provningen registrerats i EudraCT och att det finns en
planerad patientrekrytering rapporterad for Sverige. Tidigare rapporterad statistik, fran Likemedelsverket,
utgér framfor allt fran Lakemedelsverkets drendehanteringssystem dér dven ateransdkningar (resubmissions)
raknas in, vilket motsvarar 310 ldkemedelsprovningar per ar under perioden 2010-2016 [1]. Skillnaderna
beror ocksa pd att VHP-ansokningar (Voluntary Harmonisation Procedure, process for EU-gemensam
bedomning av ansdkningar) registreras vid olika tidpunkter hos de nationella likemedelsmyndigheterna
jamfort med den ursprungliga registreringen i EudraCT.

Den ursprungliga dmnesklassificeringen i EudraCT motsvarar 48 olika dmnesomraden vilket genererar
svaroverskadlig statistik om alla &mnen redovisas separat. Darfor anvdnds &mnesgrupperingar i denna
rapport, se figur 4. I grupperingen “6vriga sjukdomar och kroppsprocesser” dr de fem storsta omradena i
fallande ordning: fysiologiska processer, muskel- och skelettsjukdomar, olyckor och forgiftning, mun- och
tandsjukdomar, samt blodsjukdomar.
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Under 2010 och delvis 2011 saknas &mnesrapportering for manga studier och dérfor anviands endast data fran
perioden 2012-2016 for att visa fordelningen av lakemedelsforskningen. Det &r en stor arlig variation for
planerad patientrekrytering inom respektive forskningsomrade. I praktiken rekryterar man inom vissa
forskningsomraden flera tusen patienter ett ar, for att &ret darpa endast ha en planerad inklusion av ett
hundratal patienter. Déarfor har medelvéirden for 2012-2016 anvénts for att ge en mer representativ bild av
fordelningen mellan de olika forskningsomradena.

Inrapporteringen till EudraCT av antalet patienter i de olika alderskategorierna brister delvis i kvalitet. Under
2010 saknas exempelvis &lderrapportering for ménga provningar och ibland stimmer inte
aldersrapporteringen med den globala planerade patientrekryteringen. Dérfér har dessa ldkemedels-
provningar exkluderats i figur 4. Sedan 2011, dér 15 procent av patienterna faller bort, har kvaliteten pa
aldersrapporteringen hdjts och for 2016 ar vérdet nere i tre procent. I statistiken for &ldersférdelningen
inkluderas alla patienter i studierna och dérfor gér det inte att dra slutsatser kring aldersfordelning av svenska
patienter.

For att méta andelen patienter som deltar i likedelsprovningar gjordes en mappning mellan diagnosomrédena
1 ICD-10 som anvénds i Socialstyrelsens register och &mnesklassificeringarna som anvénds i EudraCT. Alla
amnesklassificeringar i EudraCT gar inte att mappa mot ett specifikt diagnosomréde, vilket gor att fyra
procent av den planerade patientrekryteringen exkluderas.
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Den haér rapporten frén Vetenskapsradet sammanstiller statistik for lakemedelsprovningar i Sverige,
med utgangspunkt i hur manga patienter som planeras till prévningar. Rapporten ger en bild av
fordelningen av lakemedelsforskningen mellan olika @&mnesomraden. Den visar dven hur studiers
omfattning varierar nér man tittar pa antalet patienter, jamfort med antalet studier. Det finns ocksa
information om Sveriges patientandel i internationella studier, liksom majligheten att delta i ldke-
medelsprévningar utifran alder och diagnosomrade.

Du hittar rapporten pa www.kliniskastudier.se/publikationer
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