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Katse tulevaisuuteen

Pé&ivi Ruokoniemi

Terveydenhuollon megatrendit vaikuttavat tulevaisuuden ladkehoitoihin ja
niiden saatavuuteen. Ladkeviranomaisen tehtdavana on varmistaa laakealan
tasapaino myos muutosvoimien keskella.

Vuoden 2016 Slush antoi esimakua siitd, mihin olemme menossa. Yksi massatapahtuman teemoista

oli terveysteknologia.
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Innostus oli aistittavissa: Nyt ollaan taklaamassa sairauksia aivan uusilla aseilla. Mikdan ei ole meille
endd mahdotonta! Valtavat ndytot nayttivit pikakelauksella, kuinka koneet valmistivat hetkessa
kantasoluista uusia elimid. Lavoille marssivat maailman terveysteknologiajohtajat uusimpien
keksintdjensad kanssa. Esilla olivat ennaltaehkaisy, kuluttajaldhtoisyys, mobiiliterveys,

ladketieteellisten esineiden internet, tekodly, telelddketiede, alypillerit ja big data.

Mutta minua askarrutti. Kuinka saamme tdmaéan kaiken teknologian kayttoon hallitusti ja tavalla, joka

on tasapainossa my0s terveysalan viranomaisten nikemysten ja tavoitteiden kanssa?

Horizon scanning

Ladkehoitojen tulevaisuuteen tahyily, horizon scanning, ei ole yksinkertaista. Pitda tunnistaa ne
kovat ja lineaariset trendit, megatrendit, jotka etenevit vaajaamattomasti kuin juna. Tallaisia
trendejd ovat viestomme ikddntyminen ja siihen liittyva lddkkeiden kayton lisddntyminen -

ennaltaehkiisevisti terveysteknologiasta huolimatta ika ei koskaan tule yksin.

Megatrendi on my0s terveystiedon maassiivinen paisuminen terveyssovellusten ja
potilastietojarjestelmien koodien takana samalla, kun sita hyodyntavin teknologian hinta laskee

kuin lehman hanta.

Enta itse teknologia? Mooren lain perusteella tanddn tuntemamme terveysteknologisten ratkaisujen
madra on huomenna jo eksponentiaalinen. Jo nyt printterit printtaavat ladketehtaissa kolmiulotteisia
ladketabletteja. Mika kaikki onkaan mahdollista huomenna? — Sanovat, ettd ainakin yksilollistettyjen
ladketablettien printtaus apteekeissa suoraan potilaan kiayttoon, niilld lddkeaineiden vahvuuksilla ja

pitoisuuksilla ja keskindisilld suhteilla, jotka ovat juuri kyseiselle potilaalle tarpeen.

Ladkkeiden saatavuutta “hdiritsevdn innovaation” (disruptio) kynnyksella lddkeviranomainen pohtii,
kuinka valvonta ulotetaan varmistamaan potilaan ladkehoidon teho, turvallisuus ja laatu sellaisina,
joihin olemme saaneet nykylainsdadannon puitteissa tottua? Kuinka valvomme lddkkeiden

valmistusta, jakelua ja toimittamista tulevaisuudessa?

Viranomaisvalvonnan tavoitteena ei ole toimia kehityksen jarruna. Yleisen innostuksen ja
muutoksen keskella vauhti voi kuitenkin sokaista, jos emme ole varovaisia. Tuttu on tapaus Paolo
Machhiarini - kuuluisan kirurgin kokeelliset hoidot olisivat voineet paattya kaikkien nakokulmasta
viahemman ikdvasti, jos pait olisi pidetty kylmina ja tutustuttu ladkealan sddntelyyn ja ohjeistuksiin

tarkemmin.

Selvaa on kuitenkin, ettd uusi uljas maailma edellyttdad myos uudenlaista ja ketteraa,
organisaatioiden rajat ylittdvda nopeaa viranomaistoimintaa, jotta potilaiden turvallisuus saadaan
varmistettua jatkossakin. Uuden teknologian myotd tulemme 16ytdméaan itsemme entista useammin

tilanteista, joihin ei 16ydy sovellettavaksi voimassaolevaa lainsdddantoa.

http://sic.fimea.fi/verkkolehdet/2017/3-4 2017/vain-verkossa/katse-tulevaisuuteen 31.10.2017



Katse tulevaisuuteen - Sic! Page 3 of 5

Hinnoittelun kipuraja on tullut vastaan

Kehittyneiden terapioiden kehittiminen on paitsi innostavaa ja mullistavaa myos tarkasti sddnneltya
ja haastavaa. Silti mahdollisuutena on saada tehokasta lddkehoitoa niille, joille sellaista ei ole ollut
tarjolla tihan mennessa. Suurin osa viime vuosien kehittyneiden terapioiden valmisteista on saanut

myyntiluvan juuri harvinaissairauden hoitoon.

Harvinaissairauksien lddkehoitojen kehittyminen on kuitenkin niin sanottu pehmea trendi, johon
yhteiskuntien maksuhalukkuudella ja markkinatilanteilla on vaikutusta. Ladkeyrityksen
ndakokulmasta harvinaissairauksien lddkehoitojen kehittdminen on vaativaa, silld sama tulovirta
pitda saada pienemmista puroista. Tdma on johtanut siihen, ettd harvinaissairauksien ladkehoitojen
hinnoissa on monella maksajalla tullut kipuraja vastaan, ja terveydenhuollon kestidvyysvaje vaikuttaa
vadjaamattomaltd. Suomi ei ole tdssid yksin. Kysynnan ja tarjonnan lait eivit kohtaa enda
globaalistikaan. EU:ssa myyntiluvan saaneista kahdeksasta kehittyneesta terapiasta puolet on jo

vedetty pois ladkemarkkinoilta kaupallisista syista.

Tdhéan asti myyntilupaprosessit ja lidkevalmisteiden hoidollisen ja taloudellisen arvon arvioinnit
ovat kulkeneet omia polkujaan. Ladkkeiden hinnoitteluun liittyviin ongelmiin on kuitenkin
havahduttu myos keskitetysti. Ladkeyritysten on jo nyt mahdollista saada tieteellistd neuvontaa
Euroopan lddkeviraston (EMA) alaisuudessa. Tieteellisen neuvonnan yhteydessad keskustellaan myos

valmisteen kohtuullisesta hinnoittelusta.

Trendien valossa vaikuttaa ilmeiseltd, ettd harvinaisten sairauksien hoitoon tarkoitettujen
kehittyneiden terapioiden esiinmarssi jatkuu entisellaan vain, jos niiden hinnat tulevat

kohtuullisemmiksi maksajan silmissa.

Tulevaisuudessa tiedimme vihemman turvallisuudesta

Laakeviranomaisen tavoitteena on saattaa laadukkaat, tehokkaat ja riittdvan turvalliset
ladkevalmisteet niité tarvitseville potilaille mahdollisimman nopeasti. Ratkaisuna viranomaisen
myyntilupaprosessien kritisoituihin viiveisiin on esitetty, ettd osa perinteisistd kliinisista
ladketutkimuksista saatavasta kontrolloidusta tiedosta korvattaisiin myyntiluvan jalkeisella,
rekistereista saatavalla tiedolla. Arkielaman olosuhteista saatava rekisteritieto on kontrolloimatonta

ja siksi niistd saatavaan tietoon liittyy riski virhetulkinnoille ja tiedon vadristymiselle.

Tasmaladkkeet ovat jo hyvin tuttuja lddkekehityksessa ja kliinisessa kaytossd muun muassa
onkologiassa. Tdsmalddkehoidossa pyritadan diagnostisten testien, eli niin kutsutun
kumppanuusdiagnostiikan avulla tunnistamaan ne potilaat, jotka todenndkoisimmin hyotyvat

kehitteilla olevasta terapiasta. [Imi6 on erittdin suotuisa, koska kumppanuusdiagnostiikan avulla
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laakkeen mahdollisille haittavaikutuksille ei tarvitse altistaa niitd, jotka eivit tule hyotyméaan
ladkevalmisteesta. Samalla voidaan my0s pienentda kliinisten ladketutkimusten otoskokoa ilman,

etta tutkimuksen tilastollinen voima karsii.

Tahan liittyy kuitenkin haasteita, jotka voidaan mallintaa tilastotieteen avulla. The rule of three
kertoo meille, kuinka suuri kliinisen, kontrolloidun ladketutkimuksen otoskoon tulee olla ladkkeen

harvinaisen haittavaikutuksen havaitsemiseksi silloin, kun haittavaikutuksen taustailmaantuvuus on

Taulukko 1. Haittavaikutuksen havaitsemiseen tarvittava potilasméara, jos
haitan taustailmaantuvuus on vahdinen.

pieni (taulukko 1). ~ 1:100 300 480 650
1:1000 3 000 4 800 6 500

1:10 000 30 000 48 000 65 000

(hyvin yleinen: > 1/10; yleinen: > 1/100-< 1/10; melko harvinainen: > 1/1 000-< 1/100; harvinainen:
>1/10 000-< 1/1 000; hyvin harvinainen: < 1/10 000; tuntematon: koska saatavissa oleva tieto ei riita

arviointiin).

Mitéd pienempiin kontrolloituihin lddketutkimuksiin menemme ja mitd vihemman niita tehdaan
ennen myyntilupaa, sitd vihemman tulemme tietiméan uusien ladkkeiden harvinaisista

haittavaikutuksista ladkkeen myyntiluvan hetkella.

Toisaalta, niinhédn sitd sanotaan, ettd viisautta on jo tietdd, ettd ei tieda. Ja jos emme voi tietdd,

kuinka kay, olettakaamme, ettd kdy hyvin. Mutta tyota se meilta silti vaatii.

Artikkeli perustuu kirjoittajan esitykseen Kelan Léidkehoidot muuttuvat — riittdvdtko rahat?

-seminaarissa.

Paivi Ruokoniemi

LT, kliinisen farmakologian ja ladkehoidon erikoislaakari

Ylilaakari, Fimea
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