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Under 2015 och 2016 har ménga ALS patienter och deras anhoriga stéllt frAgor
angdende nya medicinska behandlingar for amyotrofisk lateral skleros (ALS). Flera
av dessa nya behandlingar har fatt mycket uppmaérksamhet 1 media och pé sociala
medier.

Vi ér en grupp erfarna neurologer som handlagger flertalet av patienter med ALS péa
sjukhus over hela Skandinavien. Vi vill med detta brev informera om hur vi ser pa
nagra av dessa nya behandlingar.

1. Edaravone (Radicut) ér ett nytt likemedel utvdrderat 1 flera mindre experimentella
studier 1 Japan. Vi har pd kongresser och vid kontakt med Japanska ALS neurologer
fatt tillgang till ytterligare information om Edaravone och har dven granskat
officiella handlingar om Edaravone frain PMDA, Japan’s motsvarighet till
Lakemedelsverket 1 Sverige, Legemiddelverket 1 Norge och Lagemiddelstyrelsen 1
Danmark. Sammanfattningsvis har ingen av studierna visat ndgon betydande effekt
generellt mot ALS. En mindre studie ger viss forhoppning om att Edaravone
eventuellt kan ha en viss effekt hos patienter om medicinering borjar inom 6
manader fran forsta symtom och att patienten har en lungfunktion som ar normal
eller ndstan normal. Det dr dock bara en undergrupp av patienter som eventuellt har
en sadan effekt. Patienter som inte uppfyller dessa kriterier har 1 de japanska
studierna inte haft nytta av Edaravone. Nagon livsforlangande effekt har inte kunna
pavisas 1 nagra av de japanska studierna pd patienter med ALS (detta utesluter inte
att en viss livsforlingande effekt eventuelit kan finnas just hos de patienter som far
lakemedlet mycket tidigt efter symtomdebut). Edaravone godkindes av de japanska
myndigheterna juni 2015 for “etisk” behandling av ALS.

Edaravone ges som spruta intravenost (i ett blodkérl) dagligen 1 2 veckor {oljt av 2
veckors paus och direfter en ny 2 veckors behandling kur, sedan 2 veckors paus och
denna cykel fortsitter sedan att upprepas. Pa japanska sjukhus sker detta genom att
patienten dagligen féar dka in till sjukhuset alternativt att en sjukskdoterska dagligen
aker hem till patienten och ger Edaravone 1 hemmet. Edaravone tycks inte ha



allvarliga biverkningar. Det finns f n inga uppgifter om eventuella
langtidsbiverkningar eller effekter.

Vér bedomning ar att den kunskap som f n finns om Edaravone dr mycket begriansad.
Med avsaknad av en s k fas-III studie pd en storre grupp patienter finns det for
ndrvarande (januari 2017) tyvérr inte tillrackligt stod for att 1 klinisk praxis erbjuda
patienter med ALS behandling (inkl p4 licens) med Edaravone. Ytterligare studier
behovs. Att Edaravone éar ett kostsamt lakemedel har inte ingétt i bedomningen.

2. GM604 har via sociala medier och internet marknadsforts av ett amerikanskt bolag
Genervon Pharmaceuticals LLC som ett nytt effektivt lakemedel mot ALS. Pa
bolagets hemsida hédvdas att kliniska studier har utforts och en rad anekdotiska
rapporter frin behandlade patienter presenteras som stod for att GM604 har effekt
mot ALS. Bolaget hivdar att en fas-2 likemedelsstudie har utforts, att resultaten har
bedomts av forskare bland annat pd Harvard University och att amerikanska
lakemedelsverket har godkint GM604.

Bolagets PR-kampanj pa webben har varit mycket aggressiv. Da inga studieresultat
nagonsin har presenterats vid vetenskapliga konferenser — dér alla har ratt till att
presentera sina resultat for 6ppen diskussion och granskning — eller 1 vetenskapliga
tidskrifter, valde ALSUntangled 2015 att granska Genervon och GM604.

ALSUntangled dr en grupp pd cirka 100 ALS ldkare frdn hela vdrlden som
tillsammans med en grupp patienter med vetenskaplig metodik granskar postulerade
effektiva behandlingar mot ALS. Gruppen etablerades av en amerikansk neurolog dr.
Richard Bedlack, Duke University i North Carolina och finansieras av anslag frdn
amerikanska patientforeningen ALSA och engelska patientforeningen MNDA.
Granskningen sker oberoende av myndigheter, universitet och likemedelsbolag. Alla
granskningsrapporter publiceras i Amyotrophic Lateral Sclerosis and
Frontotemporal Degeneration, den officiella ALS-tidskriften for WFEN (World
Federation of Neurology). Alla rapporter finns dven fritt att ldsa pd
www.alsuntangled.com.

ALSUntangled utredde GM604 under véren 2016 och begérde in handlingar om
dokumenterad effekt och biverkningar frdn Genervon. Peter Andersen ingick 1
ALSUntangled-arbetsgruppen. Bolagets respons var tyvérr mycket bristfallig.
Genervon skickade ldnga email med teoretiska funderingar pa hur ALS sjukdomen
kan tdnkas utveckla sig och om hur GM604 verkar pé odlade celler 1 kultur.
Konkreta resultat om effekten av GM604 pa patienter, om mojliga biverkningar, om



det gar att kombinera GM604 med andra lakemedel etc. fick vi aldrig trots manga
paminnelser. ALSUntangled drog slutsatsen att det 1 dag inte finns minsta stod for att
GMo604 har neuroprotektiv effekt eller annan effekt mot ALS. Vi delar denna asikt.
Patienter med ALS bor inte behandlas med GM604.

3. Experimentell behandling enligt vetenskapliga principer och metodkrav med olika
typer av stamceller och celler utvecklade frén stamceller pagér pa flera
forskningscentra 1 varlden. Effekten har varit varierande och det finns 1 dag inga
vetenskapliga stod for att dessa experimentella behandlingar leder till forbittring av
muskelfunktion eller forlingd overlevnadstid. Enstaka patienter har rapporterats ha
haft viss effekt. Bland dessa finns en amerikansk patient 1 Atlanta som med
mikrokirurgi fatt stamceller injicerade in 1 halsryggmargen. Han klarade sig sedan
avsevdrt battre 4n andra ALS patienter som hade fatt exakt samma injektions-
behandling. Négra ar senare avled denna patient 1 glioblastom (en form for
hjarncancer). Det dr 1 dag oklart varfor denna patient klarade sig s& mycket béttre dn
ovriga patienter som fick samma experimentella behandling. Ett samband med
utvecklingen av glioblastom kan inte uteslutas.

Denna experimentella forskning om stamceller ska inte forvédxlas med den s.k.
’stamcellsbehandling” som erbjuda p4 vissa privata kliniker och sjukhus 1 en rad
lander (framst Kina, Indien, Thailand, Vitryssland, Ukraina, Mexiko med flera). Det
finns absolut inget vetenskapligt stod for att det faktisk ror sig om behandling med
stamceller eller att behandlingen har effekt. Vi avrader bestdmt patienter fran att dka
till dessa kliniker for behandling”.

4. Nuedexta ar ett kombinationslikemedel som bestér av tva ldkemedel
(dextromethorphan och kinidin). Nuedexta har vetenskapligt utvérderats 1 flera
studier och har godkénts av amerikanske ldkemedelsverket (FDA) for behandling av
svar affektlabilitet (attacker av ofrivillig tvAngsgrit och/eller tvingsskratt) hos
patienter med ALS. Efter att flera patienter berittade att deras tal- och
svaljningsforméga forbittrades efter att de fick Nuedexta for affektlabilitet, har péd
uppmaning frén patienter en kontrollerad vetenskaplig studie nyligen utforts:
resultaten gor det sannolikt att Nuedexta atminstone tillfalligt hos vissa patienter kan
forbattra muskelfunktionen 1 mun-hals-regionen (men inte 1 armar eller ben). Det
finns f n inga studier som visar att Nuedexta har en skyddande (neuroprotektiv)
effekt mot nervskador 1 6vrigt eller livsforlingande effekt vid ALS. Ytterligare
studier kring Nuedexta planeras.



5. I en rad smé studier har vetenskaplig experimentell behandling med bland annat
pyrimethamin, arimoclomol, hog dos vitamin E, mycket hog dos vitamin B12,
natriumklorit, ibudilast eller masitinib gett lovande resultat. Ytterligare vetenskapliga
studier behdvs dock. Vi arbetar hért for att ndgra av dessa studier ska kunna
genomforas pd sjukhus 1 Norden.

Vi vill att vara patienter ska f& den bést tillgidngliga behandling som finns. Vi vill
dven att all behandling som ges ska vara baserad pd god vetenskap och beprovad
erfarenhet —vilket dr en grundldggande ldkarprincip — och inte baseras pa ett
tyckande. Médnga av de “behandlingar” som erbjuds pa internet/sociala medier ror
lakemedel 1 tidig skede av en vetenskaplig utviarderings process. Man vet alltsd d&nnu
inte om lakemedlet har ndgon sékerstéllt verkning mot ALS, vilka biverkningar
medicinen eventuellt kan medfora eller om det gér att kombinera med andra
lakemedel (t ex riluzol eller blodtrycksmedicin som méanga av vara patienter ater).
Om vi skulle ordinera behandlingar som inte genomgatt eller klarat
utvirderingsprocessen skulle vi riskera att gora mer skada dn nytta. Om vi skulle
“tumma p4d” principen om att all behandling som ges ska vara baserad pa god
vetenskap och beprovad erfarenhet skulle vi dven riskera att marknaden 6ppnas upp
for annu fler bolag som vill tjana snabba pengar pd desperata patienter och deras
anhoriga som t.ex. 1 fallet med GM604 (som vi tyvirr starkt misstédnker ér ett icke-
verksamt amne som inte dr béttre dn kalktabletter) eller om de ménga oseridsa
stamcellsklinikerna som beskrivits ovan. Vi kan inte medverka till att vara patienter
”behandlas” med ldkemedel som vi bedomer inte kommer att hjdlpa dem. Det sdmsta
man kan gora &r att ge en patient ett falsk hopp.

Déremot ar vi delaktiga 1 den mycket snabba utveckling som sker pé
forskningsfronten och haller oss a jour med de senaste framgangarna. Detta for att
kunna erbjuda véra patienter den bésta tillgdngliga behandlingen som finns.
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