DialogmoOte om samverkan
kring cell- och genterapier
26 mars 2025

Varmt valkomna onskar
Barncancerfonden tillsammans
med foreningen ATMP Sweden
och Nationell samordnings-
funktion for ATMP.




Innehall

« Valkomna och syftet med motet
* Presentationsrunda
« Patienternas behov och patientféreningarnas roll

« Vad ar cell och genterapier (ATMP), och hur ser
utvecklingen i Sverige ut?

* Vad ar ATMP Sweden?

* Vilka utmaningar finns for att nya cell- och
genterapier som moter patienternas behov ska na
patienterna?

 Avslutande diskussion: vad kan vi gora
tillsammans?




Patienternas behov

Nya, skonsamma och botande
lakemedel:

Vi kanner till ~10 000 — 12 000 méanskliga
sjukdomar

Av dessa har ~5 000 — 6 000 en
genetisk orsak (manga monogena)

Endast ~500 — 600 sjukdomar har en
FDA/EMA-godkand behandling

Hittills 27 godké&nda behandlingar i
Europa baserade pa gener, celler eller

vavnad (ATMPs, febr 2025) BARNGANCER

FONDEN



CANCER

HOgrisk neuroblastom

Ett barn som behandlades vid 4-
ars alder med CAR T-celler nar
alla behandlingsalternativ uttomts
lever &n idag, 18 ar senare

Fas 1-studie som pagick mellan
2004 och 2009

Hon ar troligtvis den som 6verlevt
sin cancer allra langst efter CAR-
T-cellsterapi

Kvinnan har aven blivit mamma
till tva friska barn

Dagens Medicin
17 februari 2025
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Acute lymphoblastic leukemia

(ALL)

+ Emily Whitehead, diagnos i
maj 2010 vid fem ars alder

* Normalt 85% - 90%

overlevnad, men efter tva
aterfall, resistent sjukdom

- Experimentell behandling
med CAR T-celleri en fas |
Klinisk prévning vid
Children’s Hospital of
Philadelphia

* lapril 2012 blev Emily en av
de forsta barncancer-
patienter som fick CAR T-
cellsterapi.

- Hon ar idag cancerfri

FONDEN




Spinal Muskelatrofi (SMA)

* Genetisk neuromuskular sjukdom som orsakar tilltagande muskelsvaghet
* Den allvarligaste formen (SMA typ 1) leder ofta till doden inom de forsta levnadsaren
e Genterapin Zolgensma kan bromsa sjukdomsforloppet och forbattra livskvaliteten for drabbade




Patientforeningarnas roll

Patientférening som aktor:

* Kunskap om hur man som
patient/patientorganisation kan delta,
och stotta, forskning kring nya
avancerade lakemedel

+  Skilja seridsa aktdrer och godkanda
lakemedel under utveckling — fran
oseridsa aktorer som utnyttjar svart
sjuka patienter och deras vardare.

- Stotta sina medlemmar och paverka
beslutsfattare.

Icke godkdanda Iakemedel fér avancerad
terapi utgor allvarliga halsorisker

Publicerad: 14 mars 2025
Senast uppdaterad: 14 mars 2025
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Precis som alla Iékemedel méste Gven ATMP godkénnas i EU fér att sakerstdlla att patienter fér
en tillracklig nytta av dem och att de har bevisats vara tilirackligt sakra. EU-lag kraver att

Iakemedelsutvecklare genomfor val utformade kliniska prévningar, som kan utvdrdera ett
Igkemedels fordelar och risker.




Varfor engagerar
Barncancerfonden sig |
foreningen ATMP Sweden?

Barncancer &r inte en diagnos utan manga
sallsynta varav ett antal fortfarande helt
saknar effektiv behandling.

85 procent dverlever men med skador, sena
komplikationer orsakade av behandlingen.

Barncancerfonden vill vara en stark rost som
strategiskt driver utveckling och férandring for
att na vara mal om okad 6verlevnad och
forbattrad livskvalitet for barn som drabbas av
cancer.




De forskande
Lakemedelsforetagen

Vad ar ATMP och hur ser utvecklingen i Sverige ut?

Dag Larsson

2025-03-26 - patientperspektiven



Farmakologins utveckling foljer var alltmer fordjupade
kunskap om hur sjukdom uppstar

Precisions- Cell- OCh.
medicin genterapli
: : Monoklonaler
Biokemi _
Polypeptider
Kemi Sma molekyler
Preparat

Kropps- Vavnader Celler Molekylar-
organ Receptorer Signalvagar biologi
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Somatic Cell Medicinal Therapy Product
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Somatic Cell Medicinal Therapy Product
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Gene Therapy Medicinal Product

PATIENT

i

VEKTOR

DNA VIRUSVEKTOR IN-VIVO
t.ex. AAV



Gene Therapy Medicinal Product
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Gene Therapy Medicinal Product
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European Medicines Agency, EMA
GEMENSAM EUROPEISK LAGSTIFTNING

Avgor vad som klassificeras som

ATMP KVALITETSSAKRING

Radgivning till sma- och
medelstora foretag

Regulatoriskt godkannande

baserat pa ansokan fran foretag

BALANS RISK OCH NYTTA
Sakerhetsovervakning

2025-03-27 18



The last 10 years of ATMPs
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Gene Therapy Landscape
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The current ATMP |landscape of Sweden
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Since 2018, the ATMP field in Sweden has witnessed substantial
progress with a rapidly evolving infrastructure and clinical use

ATMP development in Sweden (2018-2024%)

\4_) ATMP centres inaugurated

Started clinical ATMP trials
(2018 — 2024*)

New ATMP SME Developers
in Sweden

J
04

Active ATMP related initiatives in
Sweden

Full list available at ATMP Sweden website.

- Framth s

Samlat engagemang for fler
kliniska studier inom ATMP till
Sverlge och Vastra Gotaland

NIE—

Drottning Silvias barnsjukhus startar
Nordens forsta barncentrum for ATMP

Carigrenihia Unaversnenseoh et

Avancerade reraplec ATME & nagot som haller pa atr mEOph
shskdormar Nu startar Drotining Sitvias barnsjukhas Mordens forsta och ends harncentrum for ATMP
eVt som spukvivden och aksdleniin stavker sitf samavbete.

s

Vinnova supports the

Lund bygger dubbla ATMP-centmm

a2 alvariga [ ]

mticlens medicin

0000

3 - publicerad 38 januan 2024

w;g-f

| 10-year anniversary of CAR T cell treatment in Europe

formation of a Nordic CCRM

hub

Regioner satsar pa ATMP

sitetssjukhus satsar alltmer pa att bygga upp ATM‘
isk och akademisk forskning kring avancerade boha

Regioner med u
och for att samia kin

Fll,\] on Skine har mrq

Vid ett mote 1 Lund diskuterades de @ ambitio
cksd om hur E’F,Cf,'ﬁaf giord

2024 Men diskuszionern 4 heldagsmotet handis:

Note: *2024 as by September 2024. Initiatives including e.g. CAMP, NextGenNK, SweCARNET, Genenova, Indicell, ATMP national hospital center network, National ATMP PhD School.

Nu har dven Uppsala fatt ett
ATMP-centrum

Sok tlll nya I\atlonal ATMP Research School

|

ATMP

Sweden

| triabhlon



19 active clinical ATMP trials in Sweden

Phase division of clinical ATMP trials

Phase |
3
16%

Phase Il
4
21%

24 \ Source: Triathlon analysis based on clinical trials data received, Clinicaltrials.gov and Clinicaltrialsreigster.eu

Clinical trial number Phase Startyear City(ies) ATMP class Status
NCT04896853 Ib 2020 Orebro TEP Recruiting
NCT04118556 I/1 2021 Lund, Uppsala sCTMP Recruiting
NCT03876769 Il 2021 Stockholm, Goteborg GTMP Recruiting
NCT05881408 11 2022 Goteborg GTMP In planning/set-up
NCT05608187 lia 2022 Lund, Uppsala GTMP Recruiting

2020-003908-14 Il 2022 Uppsala GTMP Trial now transitioned
2020-004520-42 il 2022 Uppsala TEP Recruiting
NCT04503278 I/lia 2023 Stockholm GTMP In planning/set-up
NCT05635409 I/lla (FiH) 2023 Lund sCTMP Recruiting
NCT04486378 Il 2023 Lund GTMP Recruiting
NCT05257083 I 2023 Goteborg, Lund, Uppsala GTMP Recruiting
NCT05549609 1/1 2023 Goteborg, Lund sCTMP Recruiting
NCT04812470 | 2023 Goteborg Recruiting
NCT05933577 11 2023 Goteborg, Lund GTMP Recruiting
2019-001462-15 I 2023 Stockholm Ongoing
NCT05727904 1] 2024 Goteborg sCTMP Recruiting
NCT06002659 I/la (FiH) 2024 Uppsala GTMP Not yet recruiting
NCT06239636 | (FiH) 2024 Uppsala GTMP Not yet recruiting
NCT04923893 I Goteborg, Lund GTMP Recruiting
° .’.
° @

ATMP
Sweden
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Vad ar da ATMP Sweden?



< ATMP

«*... Sweden
ATMP Sweden o

— a community platform for extending patient’s life and improving quality of life

FOreningen Nationell
ATMP Sweden samordnings-
funktion ATMP
Finansiering
av drift En medlems- Samordning

organisation universitet, sjukhus
och naringsliv

COMMUNITY PLATFORM
for initiativ och aktiviteter — for hela ekosystemet kring ATMP

« Website hosting Effektmal

- Arlig nationell konferens  Patienters tillgang till ATMP
« ATMP World tour www.atmpsweden.se « Starka forskningen

* Medlemsaktiviteter « Translatera forskning till

* Kunskapsbas produktutveckling och

produktion


http://www.atmpsweden.se/

FOoreningen ATMP Sweden

- Bade svenska och internationella medlemmar
« 60 organisationer

« 160+ individuella medlemmar

« 7400+ foljare LinkedIn

Patient organisationer Barncancerfonden

(ingen medlemsavgift)

Andra icke-vinstdrivande organisationer Universitet, ATMP center, regioner
Foretag Mikro, sma, medium/stora

Personliga medlemskap Forskare, allméanhet

< ATMP

Sweden



Partners i Nationell samordningsfunktion ATMP

S ATMP
.® Sweden
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. ; () VERIGRAFT % nextcell
@ oo torstande swedensio  AstraZeneca ceTince % @) cytiva CCRM ¢ e
STEERING GROUP COORDINATION GROUP
Dag Larsson, Lif, chair University Hospitals /Regions Industry

Martin Berg0, Karolinska institutet

Eva Tiensuu Janson, Uppsala universitet

Stefan Jovinge, Skanes universitetssjukhus, Region Skane

Jan Holgersson, Sahlgrenska sjukhuset, Vastra Gotalandsregionen
Christina Herder, Herder Consulting

Coordinative support
Ewa Ellis, Karolinska sjukhuset

Kristina Levan, VGR, chair

Pontus Blomberg, Region Stockholm
Anna Géthlin Eremo, Region Orebro ldn
Gisela Helenius, Region Skane

Hannah Karlsson, Region Uppsala

Lars Skagerlind, Region Vasterbotten
Marcus Séderberg, Region Ostergétland

Universities

Per Dannetun, Linkdpings universitet
Gunilla Enblad, Uppsala universitet
Mia von Euler, Orebro universitet
Paul Kingham, Umea universitet
Jenny Nystrom, Goteborgs universitet
Martin L Olsson, Lunds universitet
Matti Sallberg, Karolinska institutet

Petter Bjorquist, Verigraft
Lindsay Davies, NextCell Pharma
Per Hammer, Cytiva

Anna Sandstrom, AstraZeneca
Jessica Martinsson, SwedenBio
Charlotte Schonbeck, Getinge
Fredrik Wessberg, CCRM Nordic

CONSULTED PATIENT ADVOCACY GROUPS
Margareta Haag, Natverket mot Cancer

Stephanie Juran, Riksforbundet Sallsynta
diagnoser



TS ATMP
.® Sweden

Utmaningar dar vi onskar starka patientperspektiven kring
de majligheter som cell- och genterapier for med sig

- Politikens/forvaltningens/myndigheters kunskap kring mdjligheter och behov

- Forutsattningar for grundforskning, kliniska studier innovationssatsningar och produktutveckling
som syftar till regulatoriskt godkannande

- Halsoekonomisk utvardering av vad som ofta ar engangsbehandling med férvantan pa langvarig
effekt — indirekta jamforelser, otillrackliga uppfoljningsdata

- Implementering i sjukvarden dar det behovs budget, kompetens och faciliteter samt lika
forutsattningar for tillgang till behandling oavsett bostadsort



TS ATMP
~’... Sweden

Diskussion

Vad kan vi gora tillsammans?
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