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Forord

Program for stamcelleforskning avslutter i 2017 sin femarige programperiode 2013-2017.
Forskningen har veert finansiert av Helse- og omsorgsdepartementet. Programmets overordnede
formal har vaert a utvikle og styrke kompetansen innenfor grunnleggende og klinisk forskning pa
stamceller, med sikte pa behandling av alvorlig og kronisk syke pasienter. Forskningsradet har
gjennom programmet bidratt til 3 etablere og styrke stamcellefeltet i Norge og satsingen begynner
for alvor a gi resultater. En viktig aktgr har vaert - og er fremdeles - Nasjonalt senter for
stamcelleforskning. Senteret har med midler fra Forskningsradet, bygget opp en nasjonal
kjernefasilitet med spisskompetanse pa blant annet induserte pluripotente stamceller. Vi ser at det
bygges en bro mellom grunnforskningen pa feltet og klinisk forskning som ville vaert vanskelig uten
dedikerte midler fra Stamcelleprogrammet. Program for stamcelleforskning vil fra 2018 innga i
helseprogrammet God og treffsikker diagnostikk, behandling og rehabilitering (BEHANDLING).



Innledning

Navn pé programmet: Program for Stamcelleforskning (STAMCELLER)

Programmets overordnede mal og formal

Program for stamcelleforskning (2013-2017) har som mal a utvikle og styrke kompetansen innenfor
grunnleggende og klinisk forskning pa stamceller, med sikte pa behandling av alvorlig og kronisk syke
pasienter.

Programmet skal gjennom forskning og innovasjon bidra til at norske pasienter i fremtiden kan tilbys
stamcellebasert helsehjelp og behandling i Norge som er pa hgyde med det som tilbys i utlandet.
Norge skal gi et godt bidrag til internasjonal forskning pa dette omradet pa en mate som ivaretar
enkeltmenneskets integritet og menneskeverd og holder hgy etisk standard. En viktig prioritering for
programmet er a stimulere til gkt translasjonsforskning gjennom samarbeid mellom basalforskere og
kliniske forskere. Program for stamcelleforskning skal videre stimulere til internasjonalt
forskningssamarbeid pa relevante og prioriterte programomrader, og internasjonal forskerutveksling
vil bli tillagt betydelig vekt.

Program for stamcelleforskning har i perioden 2013-2017 fire prioriterte tematiske omrader:

e Forskning for bedre forstaelse av basale prosesser knyttet til vekst og differensiering av
stamceller.

e Karakterisering og validering av stamceller for bruk i klinikken.

e Utvikling og implementering av prosedyrer og protokoller for reparasjon av skadet vev eller
organ.

e Bruk og videreutvikling av induserte pluripotente stamceller (iPS-celler).

Virkeperiode: 2013-2017

Programstyre 2017:

Professor Urban Lendahl (leder), Karolinska Institutet (leder hele perioden)

Professor emeritus Steinar Funderud, Oslo universitetssykehus

Professor Bo Porse, Kgbenhavns universitet

Professor Anne Cathrine Staff, Oslo universitetssykehus

Professor Marit Walbye Anthonsen, NTNU

Professor Monica Nistér, Karolinska Institutet

Professor Helge Rader, Haukeland universitetssykehus og Universitetet i Bergen (2016-2017)
Seniorradgiver Rolf Dalseg, Helsedirektoratet (medlem 2016-2017, varamedlem 2013-2015)

Tidligere medlemmer:
Seniorradgiver Ola Johnsborg, Helsedirektoratet (2013-2015)
Professor Henrik Semb, Kgbenhavns universitet (varamedlem 2013-2015)



@konomi

Programmets finansieringskilder:

2013-2016: 20 mill. kroner drlig fra Helse- og omsorgsdepartementet
2017: 18,1 mill. kroner fra Helse- og omsorgsdepartementet

Totalt disponibelt budsjett: 98,1 mill. kroner

Aktiviteter

Viktigste aktiviteter i programperioden

Utlysninger, spknadsbehandling og tildeling av prosjektmidler

Det ble i programperioden lagt opp til utlysninger annet hvert ar for a fa til tilstrekkelig store budsjett
i utlysningene. Det har fglgelig kun vaert 2 utlysninger i programperioden. Utlysningene har dpnet for
sgknader av prosjekttypene Forskerprosjekt, Personlig postdoktorstipend og Unge forskertalenter. |
tillegg har programmet hatt en Igpende utlysning av utenlandsstipend for doktorgrads-,
postdoktorstipendiater og forskere med Ignn finansiert av programmet.

Programstyret har forholdt seg til prioriteringer i programplanen i tildelingene av prosjektmidler.
Prosjektsgknadene har blitt vurdert ut fra vitenskapelig kvalitet og relevans for programmets mal og
temaomrader, samt utlysningens fgringer.

Spknadene har blitt vurdert i en to-trinns prosess. Prosjektenes vitenskapelige kvalitet har fgrst blitt
vurdert av internasjonale fageksperter i panel. For a fa en best mulig vitenskapelige vurdering av
spknadenes kvalitet, har fagpaneler blitt valgt pa grunnlag av sammensetningen av de aktuelle
sgknadene. Programstyret har sa benyttet disse vurderingene som grunnlag for styrets samlede
vurdering. Programstyret har hatt ansvar for a ivareta et helhetsperspektiv basert pa fagpanelenes
vurdering av sgknadenes vitenskapelige kvalitet, samt vurdering av relevans til utlysningen, relevans
til programmets mal og prioriterte omrader, og vurdering av budsjett i spknadene. Programstyrets
sammensetning reflekterer programmets bredde og temaomrader.

Begge utlysningene har vaert basert pa hele programmets tematiske bredde. Det ble totalt innvilget
12 prosjekter. Av disse var 2 Unge forskertalenter og de resterende var Forskerprosjekter.

Tabellen under viser en oversikt over de to utlysningene:

Antall (e Innvilget Innvilgelses-
g Antall L prosent av Sgkt belgp - . .
Ar innvilgede . belgp (mill. | prosent av

spknader rosiekter antall (mill. kroner) - belo

pros) spknader P
2013 32 22 161 39 24
2015 30 5 17 168 27 16
Totalt 62 12 19 329 66 20




Viderefgring av bevilgning til Nasjonalt senter for stamcelleforskning

Nasjonalt senter for stamcelleforskning ble vedtatt av Stortinget og etablert gjennom en gremerket
bevilgning under Program for stamcelleforskning fra 2008. Pa grunnlag av en evaluering utfgrt av en
internasjonal evalueringskomite i 2012, og en fagfellevurdert sgknad fra Senteret, vedtok
programstyret i 2013 3 viderefgre bevilgningen til senteret. Senter har blitt innvilget 60,4 mill. kroner
i perioden 2008-2017. | senterets andre periode, 2014 — 2018 er Senteret innvilget 26,1 mill. kroner
fordelt over 4,5 ar.

Arlig nettverksmgte

Et viktig element i styrkingen av norsk stamcelleforskning er det arlige nasjonale nettverksmgtet.
Mptet finansieres av Stamcelleprogrammet og arrangeres av Stamcellesenteret. Siden 2004 har dette
veert en mgteplass for forskere pa feltet, og deltakerne har fremhevet betydningen av mgtene for 3
stimulere til samarbeid, bade nasjonalt og internasjonalt.

Konferansen har inneholdt foredrag av internasjonalt etablerte forskere og presentasjoner fra phd-
studenter og postdoktorer. Etter gnske fra Forskningsradet har det ogsa vaert noen mer generelle
temaer: |1 2014 var det en egen sesjon om forskningskommunikasjon i samarbeid med journalister fra
Aftenposten og VG. Som et ledd i det & gke antall sgknader til Horisont 2020, presenterte noen av
Forskningsradets NCP er i 2015-mgtet hvilke muligheter det er for stamcelleforskere i Horisont 2020.

Internasjonalisering

Programmet har i perioden hatt en Igpende utlysning av utenlandsstipend for doktorgrads-,
postdoktorstipendiater og forskere med Ignn finansiert av programmet. Ingen sgknader om
utenlandsstipend er mottatt i inneveaerende programperiode. | utlysningen med frist februar 2015,
poengterte programstyret at pagaende eller planlagt internasjonalt samarbeid ville veere et viktig
kriterium, og synliggjgring av dette ville telle positivt i vurderingen av sgknadene. Det ble spesielt
oppfordret til utenlandsopphold for postdoktorer og unge forskertalenter.

Kommunikasjons- og formidlingstiltak

Programmet jobber for & fa mer oppmerksomhet rundt stamcelleforskning, bade via programmets
nettsider og i media. Dette er viktig for a formidle betydningen av stamcelleforskning til allmennhet
og politikere. | den forbindelse har programmet jobbet med a fa flere av forskerne med finansiering
fra programmet til 3 formidle sine resultater i media. Blant annet har prosjektledere som har vist til
gode resultater i sluttrapporten blitt oppfordret til 4 ta dette videre i massemedia. Programmet har
ogsa selv kontaktet media som et ledd i & fa publisert flere nyhetssaker om stamcelleforskning. Som
et resultat publiserte A-magasinet en artikkel om 3D-bioprinteren til Nasjonalt senter for
stamcelleforskning varen 2016. Videre har programstyret i samarbeid med Nasjonalt senter for
stamcelleforskning, jobbet med a lage en formidlingsbrosjyre fra programmet. Malgruppen for
brosjyren vil primaert vaere politikere, Helse- og omsorgsdepartementet, programstyret til
BEHANDLING, pasientorganisasjoner og mer sekundaert media og journalister. Brosjyren skal
illustrere betydningen av stamcelleforskning for pasienter. | tillegg skal den vise at stamceller kan
vaere et verktgy for forskning pa sykdommer hvor det ikke eksisterer gode dyremodeller. Brosjyren
forventes ferdigstilt i Igpet av hgsten 2017.



Nokkeltall, aktiviteter

Antall 2013-2016 Nasjonalt senter for stamcelleforskning*

Antall prosjekter: 27
Antall dr.gradsstipendiater: 10 hvorav 6 kvinner | Antall dr.gradsstipendiater: 61 hvorav 37 kvinner
Antall postdoktorstipendiater: 21 hvorav 7 Antall postdoktorstipendiater: 64 hvorav 35
kvinner kvinner

*Flere av gruppelederne ved sentret har ogsa egne bevilgninger under programmet som de har
rapportert direkte til Forskningsrddet for. Fglgelig er det en viss grad av dobbeltrapportering, dvs.
bdde via sentret og direkte til Forskningsradet.

Administrasjon

Administrative kostnader:

Til administrasjon (inkl. panelmgter, programstyremgter og refusjon av adm. utgifter): 5,48 mill.
kroner

Til kommunikasjon (inkl. det drlige nettverksmgtet): 1,2 mill. kroner

Resultater

Hoydepunkter og funn

Program for stamcelleforskning har vaert sentral i oppbyggingen av stamcellefeltet i Norge. Det er
bygget opp gode stamcellemiljger i Norge og nye er under utvikling. Forskningen finansiert av
programmet viser at stamceller kan ha klinisk potensiale ved flere ulike typer sykdommer, deriblant
Myelodysplastisk syndrom (MDS), diabetes, Akutt Myelogen Leukemi (AML), leversvikt og
sykdommer hvor defekte mitokondrier spiller en rolle — for eksempel nevrodegenerative lidelser som
Parkinson. | tillegg kan stamceller benyttes til oppbygging av nytt beinvev og ogsa ny netthinne ved
gyesykdommer. Selv om stamceller er pa vei inn i klinikken, sa er det forelgpig pa et tidlig stadium.
En fortsatt innsats pa grunnleggende stamcelleforskning vil derfor vaere ngdvendig for a na malet om
at stamcelleforskningen skal munne ut i klinisk anvendelse.

Programmet er i sin helhet finansiert av Helse og omsorgsdepartementet og har hatt et budsjett pa i
underkant av 100 mill. kroner i programperioden. Fra 1.1.2018 innlemmes programmet i det nye
helseprogrammet God og sikker diagnostikk og behandling pa alle nivGer (BEHANDLING).




Resultatindikatorer

Antall 2013-2016* Nasjonalt senter for
stamcelleforskning**

Avlagte doktorgrader 4, hvorav 3 kvinner 13, hvorav 5 kvinner

Vitenskapelig publisering

Publisert artikkel i periodika og serier: 47 253
Publisert artikkel i antologi: 1

Publiserte monografier: 2

Rapporter, notater, artikler, foredrag pd

mgter/konferanser rettet mot prosjektets malgrupper: 112 57

Annen publisering/formidling

Populeervitenskapelige publikasjoner: 7 2
Oppslag i massemedia: 5 9
Ferdigstilte nye/forbedrete prosesser: 1

Bedrifter utenfor prosjektet som har innfgrt

nye/forbedrete metoder/modeller/teknologi: 1

Inngdtte lisensieringskontrakter: 1

*tall for 2017 er ikke klart ved rapporteringstidspunktet

** Flere av gruppelederne ved Nasjonalt senter for stamcelleforskning har ogsa egne bevilgninger
under programmet som de har rapportert direkte til Forskningsrdadet for. Falgelig er det en viss grad
av dobbeltrapportering, dvs. bdde via sentret og direkte til Forskningsrddet.

Forskingseksempler

Satsing pa induserte pluripotente stamceller (iPS-celler) har vaert sentralt i programmet. Derfor
valgte programstyret bade i 2013 og 2015 a innvilge prosjekter som skal forske pa nettopp denne
celle-typen. Prosjektene i Stamcelleprogrammet er varierte og har ulik inngangsport for a studere
iPS-celler. Noen bruker dem som forskningsverktgy for a finne ut mer om ulike sykdommer og teste
om eksisterende legemidler kan brukes til 8 behandle sykdommene. Andre jobber med den
grunnleggende forstaelsen av hvordan iPS-celler differensierer til spesialiserte celler og hvilke
komponenter og forhold som kreves for vellykket celle-differensiering.

| tillegg har programmet finansiert et prosjekt som utvikler en plattform for a lage iPS-celler. Denne
plattformen vil ha stort potensial for bruk av iPS-celler til medisinsk behandling i klinikken, og vil
kunne bidra til utvikling av individbasert behandling.

Programmet har ogsa finansiert prosjekter som konsentrerer seg om spesifikke kroppsdeler,
deriblant oppbygging av nytt beinvev og forskning pa stamceller i gyet.

Noen prosjekter har sett pa muligheten til a bruke stamceller til behandling av ulike sykdommer.
Blant annet har et prosjekt forsket pa en gruppe krefttyper karakterisert ved unormal
blodproduksjon, Myelodysplastisk syndrom (MDS) (ogsa kalt pre-leukemi). Defekte mitokondrier
spiller en rolle ved mange sykdommer, deriblant nevrodegenerative lidelser som Parkinson, og i
prosjektportefgljen til programmet har et prosjekt sett pa bruk av stamceller som behandling for
defekter i mitokondriene.




Programmets nye prosjekter med oppstart i 2015, varierer fra det helt basale, via bioteknologi,
studier pa iPS-celler og sykdomsmekanismer, til mer translasjonell forskning. Ett prosjekt studerer
hvordan cellemetabolisme pavirker den 3-dimensjonale organiseringen av kromosomer og gener i
fettstamceller. Et annet prosjekt bruker nanoteknologi for a pakke inn en stor overflate med
leverceller pa en slik mate at de kan brukes som et instrument som kan stgtte leverfunksjonen ved
akutt leversvikt.

Et av programmets unge talenter undersgker felles mekanismer for aldersbestemt sykdomsdebut
ved a benytte iPS-celler fra ulike pasienter med monogen diabetes, kalt MODY (Maturity Onset
Diabetes of the Young). Det andre unge talentet forsker pa den sveert aggressive kreftformen Akutt
Myelogen Leukemi (AML) ved & teste den potensielle rollen mikromiljget i benmargen spiller i
overgangen fra kronisk til akutt blodmalignitet, og betydningen av dette for AML hos mennesker.
Maler er a bruke kunnskapen fra prosjektet i sgket etter nye behandlingsformer mot AML.

Samlet vurdering og utfordringer framover

Samlet vurdering av framdrift, maloppnaelse og nytte

Program for stamcelleforskning har i perioden hatt tre pilarer: Stgtte til prosjekter basert pa dpen
konkurransebasert utlysning av forskningsmidler, bevilgning til Nasjonalt senter for
stamcelleforskning, og finansiering av det arlige nettverksmegtet for norsk stamcelleforskning.

Programmets hovedmal er a utvikle og styrke kompetansen innenfor grunnforskning og klinisk
forskning pa stamceller med sikte pa behandling av alvorlig og kronisk syke pasienter. Gjennom
prosjekter som ble innvilget i 2013 og 2015, har programmet jobbet med a na sine delmal.
Programmets prosjekter har gitt resultater i form av gkt antall vitenskapelige publiseringer,
formidling i massemedia og mot programmets malgrupper, samt nye produkter og metoder og en
patentsgknad.

Programmet har satt i gang en viktig satsing pa forskning pa induserte pluripotente stamceller (iPS-
celler), bl.a. giennom rekruttering av en gruppeleder pa feltet, samt finansiering av flere prosjekter
pa omradet. @kt kompetanse og bedre infrastruktur for forskning pa iPS-celler vil gi muligheter for
bedre forstaelse av sykdommer pa molekylzert og cellulaert niva. iPS-celler er laget fra helt modne
celler som reprogrammeres tilbake til et cellestadium som ligner svaert mye pa embryonale
stamceller (ES-celler). Hovedfordelene med iPS-celler:

e iPS-celler kan utvikles fra pasientens egne celler, hvilket betyr at det er det mindre risiko for
at de blir avstgtt ved celleterapi, noe som kan veere et problem med bruk av ES-celler.

e iPS-celler er lettere tilgjengelige enn ES-celler siden de potensielt kan dannes fra alle
kroppens celler.

e iPS-celler er ikke forbundet med de samme etiske dilemmaene som ES-celler er, siden
sistnevnte er stamceller fra befruktede egg.

e iPS-celler er et verdifullt forskningsredskap for a forsta sykdomsprosesser. Vanlige
kroppsceller kan hentes fra pasienter med komplekse sykdommer for sa a reprogrammeres
tilbake til stamcelleniva. Deretter kan forskerne studere stamcellens utvikling mot moden
celle og se hva som gar galt underveis og dermed kanskje forarsaker sykdommen.



Som et ledd i det a bygge opp et sterkt norsk fagmiljs pa stamcelleomradet, ble Nasjonalt senter for
stamcelleforskning vedtatt av Stortinget og etablert gjennom en gremerket bevilgning under
Program for stamcelleforskning fra 2008. | 2013 vedtok programstyret a viderefgre bevilgningen til
senteret fra 2014 til 2018.

Programmet har gjennom det arlige nettverksmgtet skapt en nasjonal og internasjonal mgteplass,
som har bidratt til tverrfaglig samarbeid. Programstyret vurderer finansieringen av denne
mgteplassen som viktig for norsk stamcelleforskning. Antall deltager pa nettverksmgtet har variert
fra 70 til over 100.

Tema-, fag, sektor- og naeringsomrader

Program for stamcelleforskning har hatt en styrke i sitt malrettede tematiske fokus kombinert med
fleksibilitet til a finansiere bade grunnforskning og klinisk forskning. Dette har gjort det mulig med en
helhetlig tilnaerming til temaet som er svaert viktig. Stamcelleforskning omfatter mange forskjellige
problemstillinger og potensielle anvendelsesomrader, og det er variasjon i hvor forskningsfronten
befinner seg pa de ulike omradene. Innsatsen kan dermed tilpasses utviklingen og variasjoner
innenfor fagomradet, hvor malet om at satsingen skal komme pasienter til gode vektlegges. For a
styrke den pasientnzere delen av programmet, la programstyret opp til a kunne prioritere klinisk
relevante forskningsprosjekter i utlysningen i 2015. Grunnet situasjonen, hvor programmet i sin
navaerende form ble vedtatt at skulle avsluttes etter 2017, har det ikke vaert midler til flere
utlysninger i innevaerende programperiode.

Programmets prosjekter har variert fra det helt basale, via bioteknologi, studier pa iPS-celler og
sykdomsmekanismer, til mer translasjonell forskning. Programmet har blant annet finansiert
prosjekter som konsentrerer seg om spesifikke kroppsdeler, deriblant oppbygging av nytt beinvev og
forskning pa stamceller i gyet. En del av prosjektene har sett pa muligheten til 3 bruke stamceller til
forstaelse eller behandling av ulike sykdommer, deriblant Myelodysplastisk syndrom (MDS),
diabetes, Akutt Myelogen Leukemi (AML), leversvikt og sykdommer hvor defekte mitokondrier spiller
en rolle — for eksempel nevrodegenerative lidelser som Parkinson.

Satsing pa iPS-celler har veert sentralt i programmet. Derfor valgte programstyret bade i 2013 og
2015 a innvilge noen av prosjektene som skal forske pa nettopp denne celle-typen. Prosjektene i
Stamcelleprogrammet har veert varierte og har hatt ulik inngangsport for a studere iPS-celler. Noen
har brukt dem som forskningsverktgy for a finne ut mer om ulike sykdommer og til testing av
legemidler, mens andre har jobbet med den grunnleggende forstaelsen av hvordan iPS-celler
differensierer til spesialiserte celler. Portefgljen har ogsa inkludert et prosjekt som utvikler en
plattform for a lage iPS-celler.

Ved nasjonalt senter for Stamcelleforskning er det na generert mer enn 50 iPS-cellelinjer fra hud-
biopsier. Disse er relevant for flere ulike sykdommer, inkludert spinocerebellzer ataxi (gir alvorlig
lillehjernesykdom med koordinasjonssvikt), dystoni (en nevrologisk tilstand som gir ufrivillige
muskelsammentrekninger), Parkinsons, POLG-relaterte mitokondriesykdommer (symptomene er
bl.a. kombinasjon av ustghet (ataksi) og epilepsi), jernmetabolisme-sykdommer (feil i jernstoffskiftet
som medfgrer gkt absorpsjon og patologisk avleiring av jern i lever og gvrige organer med utvikling
av sykdom), schizofreni, autisme og bipolar lidelse. | tillegg har senteret i Igpet av 2016 bygget opp
ekspertise pa differensiering av nevroner fra bade humane embryonale stamceller (hES) og iPS-celler.
Det er ogsa utviklet 7 iPS-cellelinjer ved alternativ teknologi (episomal transfeksjon) ved Bergen Stem
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Cell Consortium (finansiert av Bergen Forskningsstiftelse), med studie av monogene
diabetessykdommer som siktemal.

Analyse av prosjektportefgljen for 2011-2016 med Health Research Classification System
Health Research Classification System (HRCS) er et verktgy for & analysere forskningsinnsats pa
helsefeltet. HRCS-systemet gir profiler av forskningsportefgljen basert pa type forskning
(forskningsaktivitet) og relevans for helse og sykdom (helsekategori) (www.hrcsonline.net).

Forskningsradets innsats pa stamcellefeltet startet allerede i 2002. Fra 2011 har vi brukt HRCS for &
klassifisere var helseportefglje. For a gi et best mulig bilde av innsatsen gjennom
stamcelleprogrammet, viser vi HRSC-klassifisering for prosjekter med forbruk i perioden 2011 til
2016, med unntak av eventuelle bevilgninger til nettverk, arrangementsstgtte og administrative

prosjekter. 32 forskningsprosjekter er inkludert i analysen for STAMCELLER, med et samlet forbruk pa

124 mill. kroner i perioden 2011-2016. Dette omfatter fglgelig forpliktelser inngatt fgr siste
programperiode.

Finansiering fordelt pa HRCS hovedkategorier for forskningsaktivitet

Forskningsaktivitet Stamceller 2011-2016, 124 mill. kroner
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Figuren viser at hovedvekten av forskningsaktiviteten er rettet mot forskning som kan underbygge
forskning pa sykdom, etterfulgt av utvikling av behandling og terapeutiske intervensjoner, samt
forskning for forstaelse av arsak, risiko og utvikling av sykdom og darlig helse. Dette samsvarer godt
med programmets fire tematiske prioriteringer som varierer fra grunnleggende forskning og
forskning pa sykdomsforstaelse til mer klinikk-nzer, translasjonell forskning.
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Finansiering fordelt pa HRCS helsekategori

Helsekategori Stamceller 2011-2016, 124 mill. kroner
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Fordeling av finansieringen av prosjektene pa Health Category-dimensjonens hovedkategorier, med
de respektive kategorienes prosentandel av de bevilgede midlene. Forskning som kan vaere relevant
for mange/alle typer sykdom og helse kategoriseres med "Generic Health Relevance". Det at denne
kategorien er sa stor for stamcelleprogrammets portefglje, gjenspeiler seerlig programmets satsing
pa iPS-celler. Da forskning pa og med denne celletypen som regel er relevant for mange ulike
sykdommer.

Forskningskapasitet

Samarbeid, bade mellom ulike grunnforskningsmiljger og mellom basalforskere og klinikere, har veert
sentralt i programmet. A stimulere til translasjonsforskning er av stor betydning for a sikre at
potensialet i den kunnskap som genereres innenfor basalforskning utnyttes i klinisk forskning, og vice
versa. Det overordnede langsiktige malet om at satsingen pa stamcelleforskning skal komme
pasienter til gode, fordrer fokus pa samarbeid mellom forskningsmiljger og pa translasjonsforskning.
Nasjonalt senter for stamcelleforskning har en sentral funksjon nar det gjelder a fremme
translasjonsforskning pa feltet. Internasjonalt er stamcelleforskning et omrade i vekst, og den norske
satsingen pa feltet er viktig for a bygge opp sterke og aktive forskningsmiljger nasjonalt. Som et lite
land er det vanskelig & dekke alle aspekter innenfor stamcelleforskningen. Det er derfor viktig at en
nasjonal satsing bygger pa omrader der Norge har sterke forsknings- og fagmiljger.

Forskningskvalitet/Innovasjonsgrad

| Igpet av programperioden har det vaert en gkende grad av vitenskapelige publiseringer og
populaervitenskapelig formidling fra programmets prosjekter og fra Nasjonalt senter for
stamcelleforskning. Det har vaert en god balanse mellom midler til anvendt forskning og
grunnforskning i programmet. | Igpet av programperioden har det vaert en gradvis gkning i andelen
midler til anvendt forskning, hvilket er i trad med programmets malsetning.

Forskningssystemet

Programmet har bidratt til 3 etablere og styrke stamcellefeltet i Norge og satsingen begynner for
alvor a gi resultater. Ni av prosjektene finansiert av programmet har foregatt pa sykehus, hvilket
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betyr at 2/3 av prosjektene har vaert ved universitetene. Disse prosjektene har likevel hatt et utstrakt
samarbeid med naerliggende sykehus.

En viktig akt@r har vaert - og er fremdeles - Nasjonalt senter for stamcelleforskning. Senteret har hatt
en arlig bevilgning pa 5,8 mill. kroner fra programmet. | tillegg har Senteret fatt midler fra UiO og
Helse Sgr-@st (2014: 4 mill. kroner, 2015: 3 mill. kroner, 2016: 7 mill. kroner). Gruppelederne
tilknyttet senteret har ogsa mottatt eksterne prosjektmidler pa om lag 40 til 50 mill. kroner arlig, fra
Kreftforeningen, Forskningsradet, Helse Sgr-@st, UiO, EU og fra andre nasjonale og internasjonale
finansigrer. Senteret har bygget opp en nasjonal kjernefasilitet med spisskompetanse pa blant annet
induserte pluripotente stamceller (iPS celler). Et stadig gkende antall forskningsmiljger er knyttet til
senteret og drar nytte av metodeutviklingen som gjgres der, samtidig som de selv bidrar inne med
egen kompetanse. Vi ser at det bygges en bro mellom grunnforskningen pa feltet og klinisk forskning
som ville vaert vanskelig uten dedikerte midler fra Stamcelleprogrammet. Det har ogsa vaert viktig a
bygge gode relasjoner mellom stamcelleforskningsgrupper med felles behov.

De siste arene har det i tillegg blitt etablert nye forskningsmiljger innenfor stamcellefeltet, deriblant
Bergen Stem Cell Consortium og Oslo Regenerativ Medicine Initiative. Pa relativt kort tid er det
bygget opp gode norske stamcelleforskningsmiljger, mye pa grunn av satsingen pa feltet gjennom
Forskningsradet. Stamceller er pa vei inn i klinikken, dog forelgpig pa et tidlig stadium. Grunnlaget for
a kunne bruke stamceller i klinikken er metode- og teknologiutvikling. Stamcelleforskning bereder
bl.a. grunnen for regenerativ medisin, hvor malet er a tilby gjenopprettede organfunksjoner etter
sykdom. Det kan eksempelvis dreie seg om fungerende insulinproduksjon ved type 1 diabetes, ny
netthinne laget av iPS-celler ved skarpsynsvekkelse (makula-degenerasjon). Forskning i Norge vil gke
translasjonshastigheten til klinisk bruk, da dette er avanserte metoder som krever gvet personell.

Et viktig element i styrkingen av norsk stamcelleforskning er det arlige nasjonale nettverksmgtet.
Mptet finansieres av Stamcelleprogrammet og arrangeres av Stamcellesenteret. Siden 2004 har dette
vaert en mgteplass for forskere pa feltet, og deltakerne har fremhevet betydningen av denne typen
mgter for a stimulere til samarbeid, bade nasjonalt og internasjonalt.

Stamcellefeltet er i rivende utvikling og programstyret mener at en fortsatt strategisk satsing pa
stamcelleforskning er ngdvendig for at Norge skal kunne henge med i forskningsfronten. Bruk av
stamceller i klinikken, er avhengig av at det fgrst etableres ngdvendige metoder og teknologier for
utvikling og bruk av stamceller. Nar metodene er pa plass, vil dette danne grunnlaget for mange ulike
kliniske studier og anvendelser, deriblant regenerativ medisin og sykdomsmodellering for a studere
individuelle responser in vitro pa bl.a. medikamenter (persontilpasset medisin). Anvendelsen av
teknologier vil skje gjennom prosjekter i regi av flere program/aktiviteter i Forskningsradet.

Utfordringer framover

Fra 1.1.2018 innlemmes programmet i programmet God og sikker diagnostikk og behandling pa alle
nivder (BEHANDLING). For a kunne hgste av satsingen pa forskningsfeltet og na malet om at
stamcelleforskningen skal munne ut i klinisk anvendelse, er en fortsatt satsing pa fagfeltet i det nye
programmet, helt ngdvendig. Videre oppbygging av kompetansen pa stamcellefeltet, vil ogsa veere av
betydning for at norske pasienter i fremtiden kan tilbys stamcellebasert helsehjelp og behandling i
Norge som er pa hgyden med det som tilbys i utlandet.
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Stamceller er pa vei inn i klinikken, dog forelgpig pa et tidlig stadium. Bruk av stamceller i klinikken er
avhengig av at det fgrst etableres ngdvendige metoder og teknologier for utvikling og bruk av
stamceller. Nar metodene er pa plass, vil dette danne grunnlaget for mange ulike kliniske studier og
anvendelser. @nsker vi & kunne tilby stamcellebasert helsehjelp og dra nytte av potensialet som
ligger i forskningsmiljgene, er en fortsatt satsing pa stamcelleforskning gjiennom gremerkede midler
til feltet, helt ngdvendig. En fremtidig satsing bgr ogsa vurderes i lys av nasjonale planer for
persontilpasset medisin.

De fleste kliniske behandlingstilbud har risikomomenter. Innfgring av stamcellebasert behandling i
klinisk bruk vil ha spesielle kliniske utfordringer, blant annet fordi den kliniske erfaringen hittil er
begrenset. Det er videre knyttet etiske spgrsmal til bruk av stamceller, bade til forskning og
medisinsk behandling. Derfor er det viktig med fortsatt hgy bevissthet om etiske sider av
stamcelleforskningen. Det er behov for forskning, retningslinjer og verktgy for & handtere de etiske
og juridiske sidene ved bruk av stamceller.

Programstyret mener det er viktig at det legges planer for at feltet fortsatt blir ivaretatt i det nye
programmet ogsa. Programstyret vil oppfordre BEHANDLING til & inkludere stamcelle-basert
behandling og grunnlaget for slik behandling i kommende utlysninger. Dette vil veere viktig for at
Norge skal kunne etablere tilstrekkelig kompetanse for a tilby stamcellebasert celleterapi som ledd i
regenerativ medisin - en lovende behandlingsform som forventes at vil vaere tilgjengelig
internasjonalt i Igpet av de neste 10 arene.

@nsker vi & kunne tilby stamcellebasert helsehjelp og dra nytte av potensialet som ligger i
forskningsmiljgene, er en fortsatt satsing pa stamcelleforskning gjennom gremerkede midler til
feltet, helt ngdvendig. Stamcelleforskning er kostnadskrevende og det er derfor behov for solide
finansieringslgsninger.
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Vedlegg — prosjekter finansiert av Stamcelleprogrammet

Epigenetic and genetic programs of mesenchymal stem cell differentiation: a genome-wide
integrative approach (193056)

Prosjektansvarlig: Oslo universitetssykehus

Prosjektleder: Leonardo A. Meza-Zepeda

Prosjektperiode: 2009-2014

Influence of inflammation and cancer on mesenchymal stem cell function (193072)
Prosjektansvarlig: NTNU

Prosjektleder: Therese Standal

Prosjektperiode: 2009-2013

Isolation of retinal stem cells from the adult human eye (193078)
Prosjektansvarlig: Universitetet i Oslo

Prosjektleder: Morten Carstens Moe

Prosjektperiode: 2009-2014

Molecular differences between embryonal carcinomas and embryonic stem cells: Implications for
cancer (193089)

Prosjektansvarlig: Oslo universitetssykehus

Prosjektleder: Ragnhild A. Lothe

Prosjektperiode: 2009-2013

Tissue engineering of hyaline cartilage (193136)
Prosjektansvarlig: Oslo universitetssykehus
Prosjektleder: Lars Engebretsen
Prosjektperiode: 2009-2013

Understanding the functional integration of new neurons generated from neural stem cells in the
adult brain. (193138)

Prosjektansvarlig: NTNU

Prosjektleder: Ayumu Tashiro

Prosjektperiode: 2009-2013

ziPS cells for Biomedicine: zebrafish induced pluripotent stem cells for disease modeling (201593)
Prosjektansvarlig: Universitetet i Oslo

Prosjektleder: Philippe Collas

Prosjektperiode: 2010-2015

Stem cells for tissue engineering of bone (201596)
Prosjektansvarlig: Universitetet i Oslo
Prosjektleder: Stale Petter Lyngstadaas
Prosjektperiode: 2010-2016

Production of hESCs for the study of human serotonergic neurons in health and disease (201601)
Prosjektansvarlig: Universitetet i Oslo

Prosjektleder: Joel C. Glover

Prosjektperiode: 2010-2014
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Neural patterning of the mammalian forebrain - in vitro generation of Hippocampal neurons from
mouse and human ES cells. (201610)

Prosjektansvarlig: Universitetet i Oslo

Prosjektleder: Joel C. Glover

Prosjektperiode: 2010-2016

STEM CELL DNA INTEGRITY AND PLURIPOTENCY (201613)
Prosjektansvarlig: Oslo universitetssykehus

Prosjektleder: Magnar Bjgras

Prosjektperiode: 2010-2013

Mapping of histone modifications in totipotent and pluripotent cells in vivo and characterization of

a novel epigenetic mark (201619)
Prosjektansvarlig: Oslo universitetssykehus
Prosjektleder: Arne Klungland
Prosjektperiode: 2010-2014

Platform for the generation of integration free pluripotent stem cells. (221333)
Prosjektansvarlig: Oslo universitetssykehus

Prosjektleder: Gareth Sullivan

Prosjektperiode: 2012-2017

CINDy: Chromosome interaction network dynamics in adipose stem cells (229611)
Prosjektansvarlig: Universitetet i Oslo

Prosjektleder: Philippe Collas

Prosjektperiode: 2014-2017

Molecular analysis of myelodysplastic syndrome iPSC and iPSC-derived disease relevant cell types
(229627)

Prosjektansvarlig: Universitetet i Oslo

Prosjektleder: Judith Staerk

Prosjektperiode: 2014-2017

Roles of the SMUG1 DNA repair protein in active DNA demethylation and telomere maintenance;
implications for stem cell function (229633)

Prosjektansvarlig: Universitetet i Oslo

Prosjektleder: Hilde Nilsen

Prosjektperiode: 2014-2017

Tissue Engineering 3D iPSC-derived human hepatic organoids (229639)
Prosjektansvarlig: Universitetet i Oslo

Prosjektleder: Gareth Sullivan

Prosjektperiode: 2014-2017

Using pluripotent stem cells (iPSC) to model mitochondrial disease, study tissue specific
manifestations and investigate treatments (229652)

Prosjektansvarlig: Universitetet i Bergen

Prosjektleder: Laurence Albert Bindoff

Prosjektperiode: 2014-2018
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Patient-derived iPS cells for investigating pathogenetic mechanisms of brain diseases that cause
movement disorders (229654)

Prosjektansvarlig: Oslo universitetssykehus

Prosjektleder: Joel C. Glover

Prosjektperiode: 2013-2018

Reversible methyl modifications in DNA and RNA: dynamics in stem cell growth and
differentiation. (229671)

Prosjektansvarlig: Oslo universitetssykehus

Prosjektleder: Arne Klungland

Prosjektperiode: 2013-2017

Identifying the molecular mechanisms leading to age-related chronic disease onset using an
innovative in vivo setup (247577)

Prosjektansvarlig: Universitetet i Bergen

Prosjektleder: Simona Chera

Prosjektperiode: 2015-2019

Neuroglial Regulation of the Haematopoietic Stem Cell Niche in Acute Myeloid Leukaemia
Transformation (247596)

Prosjektansvarlig: Universitetet i Tromsg

Prosjektleder: Lorena Arranz

Prosjektperiode: 2015-2019

Utilising nanotopography to maintain pluripotency and differentiate functionally long lived stem
cell derived hepatocytes. (247624)

Prosjektansvarlig: Universitetet i Oslo

Prosjektleder: Gareth Sullivan

Prosjektperiode: 2015-2018

Novel Live Cell Imaging and Genome Wide Approaches to Elucidate the Dynamic Roles of
Reversible mRNA Modifications in Pluripotency (247656)

Prosjektansvarlig: Oslo universitetssykehus

Prosjektleder: Adam Filipczyk

Prosjektperiode: 2016-2019

ChroMet - Coupling metabolic state to spatial chromatin organization in adipose progenitor cells
(247668)

Prosjektansvarlig: Universitetet i Oslo

Prosjektleder: Philippe Collas

Prosjektperiode: 2015-2018

Norwegian Center for Stem Cell Research 2014-2018 (230000/189374)
Prosjektansvarlig: Helse sgr-gst RHF

Prosjektleder: Joel C. Glover

Prosjektperiode: 2008-2017
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