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Hiniska lakemedelsstudier
vid ALS

Karolina Stern, forskningssjukskéterska - ALS Clinical Research Group - 9 november 2026
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Sedan 2018; ett 20-tal ALS lakemedelsstudier

3 Fas 1 6 Fas 2 9 Fas 3

Forsta gangen pa manniska Dos och tidiga effektsignaler Bekrafta effekt och sékerhet

ALNSOD Aurora ALSPET/BLZ945 AP101 ADORE Alexion

LTX002 Astrals Himalaya CY5031/CY5053 Lighthousell
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Tre perspektiv pa kliniska lakemedelsstudier

0 Vetenskapligt perspektiv e Kliniskt perspektiv a Patientens perspektiv

Vad férsoker vi astadkomma Hur genomférs en Vad innebér det att delta,

med nya behandlingar? lakemedelsstudie och hur och vilka utmaningar méter
mater vi effekt? patienten och narstaende?

Karnfragan: Kan vi paverka sjukdomens forlopp pa ett sdkert och meningsfullt satt?
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PERSPEKTIV1AV 3

Det vetenskapliga
perspektivet

Vad férsdker vi astadkomma med nya behandlingar?
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Varfor behovs fler kliniska lakemedelsstudier?

0 Stort medicinskt behov e Flera sjukdomsmekanismer e Klinisk prévning behévs
Befintliga Genetik, proteinomséattning, En biologiskt rimlig idé maste
behandlingsmdéijligheter racker axonal transport och prévas systematiskt for att visa
inte for att mdta alla patienters neuroinflammation ar exempel sakerhet och klinisk nytta.
behov. pa forskningsspar.

Malet: att paverka sjukdomens forlopp pa ett sakert och meningsfullt satt.
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Vad forsodker behandlingarna paverka?

0 Genetiskt riktad behandling

Exempel: behandlingar riktade mot specifika
genférandringar, sdsom SODI. Malet ar att paverka
den sjukdomsdrivande mekanismen.

e Nervcellens miljé

Behandlingar som undersdker neuroinflammation,

cellstress, metabolism och skydd av motorneuron.

e RNA och protein

Strategier som paverkar RNA, proteinsyntes,
felveckade proteiner eller proteiners nedbrytning.

o Biomarkorer

Matningar som kan hjalpa oss forsta
sjukdomsaktivitet, biologisk behandlingseffekt och
variation mellan patienter.
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VETENSKAP | FRAMAT

Vad kan pragla nasta steg?

0 Mer precision e Tidigare behandling e Battre matverktyg
Genetiskt och biologiskt Fragan om nar i Biomarkdrer och kliniska utfall
definierade patientgrupper kan sjukdomsfoérloppet en kan tillsammans ge en mer
mojliggdra riktade behandlingar. behandling bér sattas in blir nyanserad bild.

central.

Malet ar inte bara att visa en biologisk effekt — utan att visa en saker och meningsfull
skillnad fér manniskor som lever med ALS.
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PERSPEKTIV 2 AV 3

Det kliniska perspektivet

Hur genomférs en lakemedelsstudie och hur mater vi effekt?
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Fran tidig proévning till klinisk evidens

Fas | Fas i Fas I Efter godkannande

Sakerhet Dos och biologisk Bekrafta effekt och Fortsatt uppféljning

Tolerabilitet 7 effekt sakerhet i storre Verklig anvandning
Tidiga signaler om patientgrupper

Dosering ot
effekt

Alla faser bidrar med olika kunskap - fran om behandlingen kan ges till om den gér skillnad
fér patienten.



KLINIK | GENOMFORANDE

Fran patient till studiedeltagare

0 Identifiering e Pre-screening

Mojlig studiedeltagare Grundlaggande kriterier gas
uppmarksammas igenom

o Screening e Inklusion

Undersdkningar och kriterier Deltagaren inkluderas och
kontrolleras randomiseras vid behov
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e Information

Studien forklaras och
samtycke inhdmtas

e Uppféljning

Behandling, sékerhet och
effekt féljs

Varje steg kraver tydlig dokumentation, patientsakerhet och féljsamhet till protokollet.

10
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KLINIK | VEM KAN DELTA?

Vanligaste inklusions- och exklusionskriterier

Kriterierna varierar mellan studier och star i protokollet.

Inklusionskriterier Exklusionskriterier

Alder Andra medicinska tillstdnd (komorbitet)
Tid sedan symtomdebut Aktiv cancersjukdom

Lungfunktion (FVC/SVC) Interagerande lakemedel

Funktionell status (ALSFRS-R)
Genmutation, om studien kraver det

1
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Hur vet vi om behandlingen fungerar?

Studiedesignen ska minska risken fér systematiska fel och ge tillférlitliga resultat.

0 Randomisering

Deltagare férdelas enligt en
forutbestdmd metod till olika
behandlingsgrupper.

EXEMPEL PA MATT INOM ALS
ALSFRS-R — funktion 6éver tid

Respiratoriska matt och éverlevnad

Biomarkoérer, exempelvis neurofilament

e Blindning och placebo e Effektmatt

Kan minska paverkan fran Priméra och sekundéara utfall
férvantningar hos deltagare och beskriver vad studien ska méata.
bedémare.

VIKTIGT

En férandring i en biomarkoér ar inte

automatiskt detsamma som en markbar
klinisk forbattring.

12
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PERSPEKTIV 3 AV 3

Patientperspektivet

Vad innebér det att delta — och vilka utmaningar méter patienten och
narstaende?

13



PATIENT | ATT VARA STUDIEDELTAGARE

Vad innebar det att delta?

Att delta &r frivilligt — och deltagaren kan nar som helst vélja att avbryta.

0 Studiebesoék e Tatare uppfoéljning

Spirometri, EKG, blodprov och Vi monitorerar mer an i kliniken,
frageformular. | vissa studier remitterar vidare vid behov och
aven lumbalpunktion. informerar, till exempel om PEG.
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e Vi lar kanna varandra

Deltagarna traffar oss ofta, och
familjen ar ofta med pa besdken.

En studie kan ge patienten hopp i en annars hopplds situation.

Vilka undersokningar som gors varierar mellan studier och star i protokollet.

14
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PATIENT | VAGEN TILL STUDIEN

Var kommer vara studiedeltagare ifran?

Patienter fran hela Sverige kan delta — och vi har aven inkluderat patienter fran andra lander.

50 % 50 % Finland och

Italien

bor utanfor Stockholms lan bor i Stockholms lan

Resten av vara studiepatienter Vi har dven inkluderat patienter
fran Finland och Italien.

Halften av vara studiepatienter
ar utomlanspatienter. bor i Stockholm.

Manga reser langt for att delta — det staller krav pa planering och stéd.

15
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PATIENT | UTMANINGAR

Utmaningar for patient och narstaende

Studien ska vara vetenskapligt robust — och praktiskt méjlig att delta i.

NARSTAENDE 0 Belastning e Langa resor
Famlllen ar ofta med Resor, manga besok och Patienter reser fran hela Sverige
pé besdéken och ar ett praktiska krav for patient och for att delta i en studie.
viktigt stod genom narstaende.
hela studien.
e Sjukdomen gar framat ° Snéava tidsfonster
Fler hjadlpmedel behévs med Begransade patientunderlag och
tiden: 6gonstyrd dator, PEG och snava kriterier paverkar vem som
ventilator. kan delta.

16
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PATIENT | ALS OCH FTD

Nar kognition och beteende ocksa spelar roll

ALS kan férekomma tillsammmans med kognitiva och beteendeméssiga férandringar inom ALS-FTD-spektrumet.

c Studieinformation a Beslutsformaga e Narstaendes roll

Information behdver vara Formagan att forsta och ta Narstdende kan vara ett viktigt

begriplig, anpassad och ges stallning behéver bedémas i den stdd — men ersatter inte

med utrymme for fragor. aktuella situationen. automatiskt deltagarens eget
samtycke.

Kognitiv paverkan innebéar inte automatiskt exklusion. Bedémningen beror pa protokollet,
deltagarens férutsattningar och gallande etiska krav.

17



SAMARBETE

TRICALS: ett internationellt natverk

Europas stdrsta natverk av specialistcentra for ALS — en oberoende sammanslutning.

NATVERKET I SIFFROR

60

utbildade ALS-centra

19

lander

Kallor: ki.se/cns/tricals-swedish - tricals.org

Karolinska deltar aktivt

Caroline Ingre sitter i TRICALS Executive Board.

Kontakt

Hemsida: tricals.org
E-post: info@tricals.org
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Fran forskning till patient

Kliniska behandlingsstudier &r mer &n prévning av nya lakemedel.

De ar en forutsattning for att utveckla framtidens ALS-behandlingar.

Bakom varje studiedeltagare finns en manniska och ofta en hel familj.

Forskningens uppgift ar att géra skillnad — med vetenskaplig noggrannhet och patienten i
centrum.
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ETT TACK FRAN EN DELTAGARE

Who dares wins

Fran en deltagare vid hans avslutande besdk — i en studie som avslutades i fortid eftersom
lakemedlet inte hade effekt.

"Vaga tro pa det som annu inte ar bevisat.”

"forskning handlar inte bara om lakemedel, resultat och vetenskap. Den handlar
ocksa om manniskorna bakom. Om omtanke, medmansklighet och viljan att
finnas dar nar vagen ar svar.”

“Tack fér att ni tog hand om mig.”

20
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Tackl Fragor?

Intresseanmalan: skicka en anonymiserad journalkopia per e-post till studieteamet, som
beddémer behdrigheten och aterkopplar.

karolina.stern@regionstockholm.se

Karolina Stern, forskningssjukskéterska - ALS Clinical Research Group
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