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LUKIJALLE

Reaalimaailman datalla (RWD, real-world data) tarkoitetaan potilaiden terveydentilaan
tai terveydenhuollon palvelujen kayttdon liittyvaa dataa, jota kertyy erilaisiin
tietovarantoihin. RWD:a kaytetaan potilas- ja asiakastydssa, tieteellisessa
tutkimuksessa ja tilastoinnissa. RWD:n analysointiin perustuvaa tietoa tarvitaan myos
kehittdmis- ja innovaatiotoiminnassa, opetuksessa, viranomaisten suunnittelu- ja
selvitystehtavissa ja tietojohtamisessa.

Téassa selvityksessa kuvataan RWD:n kayttotarkoituksia ja tarpeita esimerkinomaisesti
ladkevalmisteiden myyntilupa-arvioinnin ja Iaakinnallisten laitteiden valvonnan seka
|&ake- ja laiteturvallisuuden nakokulmasta. RWD:n kayttda tarkastellaan myos
terveydenhuollon menetelmien arvioinnin (HTA, health technology assessment) seka
laakehoitojen ja ladkehuollon kansallisen ohjauksen ndkdkulmasta. Selvityksessa
tunnistetut tiedonkeruun haasteet ja laatuvaatimukset seka tietovarantojen
hyédyntamisen mahdollisuudet ja rajoitteet ovat sovellettavissa laajemminkin sote-
tiedon toisiokaytdn eri osa-alueille.

Erilaiset tietovarannot, kehittyvat teknologiaratkaisut, muuttuva sdddésymparistd seka
eri toimijoiden yhteisty0 luovat edellytykset RWD:n hyddyntamiselle erilaisissa
kayttdtarkoituksissa. Esimerkiksi sote-tieto hydtykayttdon strategia siirtda sote-tietojen
kehittdmistydn painopisteen datan kerddmisesta ja siirtdmisesta tiedon
hyédyntamiseen. Hyédyntaminen edellyttaa kuitenkin monipuolista osaamista,
oppimista ja uusia toimintatapoja, joiden avulla varmistetaan RWD:n kaytén
asianmukaisuus, tuotetun tiedon laatu ja johtopaatésten harhattomuus. RWD:n
kayttoon liittyy myds rajoituksia ja riskeja, eika se ole ratkaisu kaikkiin tiedontarpeisiin.

Merkittavida RWD:an liittyvid odotuksia kohdistuu geeniperimaan ja biomarkkereihin
liittyvaan tietoon. Genomitiedon hyddyntamista ja yksilollistetyn l1adketieteen
toimintaedellytyksia kehitetddn Suomessa terveysalan tutkimus- ja innovaatiotoiminnan
kasvustrategian mukaisessa hankekokonaisuudessa. Kokonaisuuteen kuuluvat
biopankit, genomikeskus seka kansallinen sy6pa- ja neurokeskus, joilla tulee olemaan
merkittava rooli RWD:n liittyvassa tutkimus-, kehitys- ja innovaatiotoiminnassa.
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Genomi- ja biomarkkeritietoon liittyy merkittdva potentiaali muun muassa
la8kekehityksen alkuvaiheessa. Regulaation, HTA:n ja kansallisen ohjauksen
nakdkulmasta genomitiedon keskeiset mahdollisuudet liittyvat hoidon vaikutusta
ennustavien biomarkkereiden ja hoidosta eniten hyotyvien potilaiden tunnistamiseen,
biomarkkereiden kaytt6on hoidon vasteen seurannassa sekd genomiikkaan
pohjautuvaan ladketurvatoimintaan. Biopankki- ja genomitiedon kaytén periaatteet ja
menettelyt ovat kuitenkin vasta muotoutumassa.

Osana Rationaalisen laakehoidon toimeenpano-ohjelmaa on asetettu tavoitteeksi,
etta ladkehoitoa ja lddkehuoltoa johdetaan tiedolla kansallisesti, alueellisesti ja
palveluyksikdissa. Sen mahdollistamiseksi on selvitettédva, mita tietoa ohjaavat tahot
tulevat tarvitsemaan ja miten tieto kootaan ja hyddynnetdan tehokkaasti. Liséksi on
ratkaistava, miten sote-tietovarantoihin keraantyvaa tietoa parhaiten jalostetaan ja
hyddynnetdan ladkehuoltoon ja l1ddkehoitoon liittyvassa ohjauksessa ja
paatdksenteossa. Ladkinnallisten laitteiden kaytdn osalta vastaavaa kansallista
linjausta ei ole tehty.

Hallituksen esityksen (HE 15/2017) mukainen sote- ja maakuntauudistus edellyttada
uudenlaista palvelujarjestelman ohjauskokonaisuutta. Tama vaikuttaa myds
Iddkehoidon ohjaukseen ja tiedontarpeisiin. Tietoa tarvitaan seka kansalliseen
ohjaukseen ettd maakunnan jarjestdmistehtdvan toteuttamiseen. Laakkeisiin liittyvan
ohjauksen ja tietojohtamisen tarpeita selvitetdan eri hankekokonaisuuksissa.

Tassa selvityksessa tuomme esiin konkreettisia kansallisia ja kansainvalisia toimia,
joilla RWD:n tarkoituksenmukaista kayttoa on pyritty edistamaan. Selvitystyo
ehdotuksineen on tarkoitettu hyddynnettavaksi RWD-toimintaympariston
kehittamisessa koskien niin viranomaisprosesseja, erilaisten tietovarantojen
kehitystydta kuin kansallista lainsdadantdakin.

Kiitdmme selvityksen ohjausryhmaa asiantuntevasta kommentoinnista ja ohjauksesta.
Ohjausryhman puheenjohtajana toimi Tuija lkonen (STM). Muita ohjausryhman
jasenia olivat Annikka Kalliokoski (Hila), Marjukka Makela, Pertti Happonen (Fimea) ja
Pasi Korhonen (StatFinn Oy ja Epid Research Oy). Kiitdmme myo6s kaikkia niita, jotka
ovat osallistuneet tdhan selvitykseen vastaamalla kyselyyn, osallistumalla
haastatteluun tai kommentointiin. Lisaksi kiitdmme Taina Mantyrantaa (STM) ja Heidi
Tahvanaista (STM), jotka auttoivat meita kansallista ohjausta koskevan tekstin
kirjoittamisessa.

Piia Rannanheimo ja Hanna-Mari Jauhonen
Marraskuu 2018
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Italian 1a&kevirasto (Agenzia Italiana del Farmaco)

valmistajan vakuutus siitd, etta tuote/laite tayttaa sitd koskevien
direktiivien vaatimukset

Diagnosis Related Group

European Cystic Fibrosis Society Patient Registry
Etela-Karjalan sosiaali- ja terveyspiiri

Euroopan ladkevirasto (European Medicines Agency)

European Network of Centres for Pharmacoepidemiology and
Pharmacovigilance

Eurooppalainen terveydenhuollon menetelmien arviointiverkosto
(European Network for Health Technology Assessment)

Yhdysvaltain elintarvike- ja ladkevirasto (Food and Drug
Administration)

Laakealan turvallisuus- ja kehittdmiskeskus
Suomen molekyyliladketieteen instituutti
Biopankkien Osuuskunta

Kansallinen HTA-koordinaatioyksikk®

sosiaali- ja terveydenhuollon vaaratapahtumien
raportointijarjestelma

Laakkeiden hintalautakunta

terveydenhuollon menetelmien arviointi (health technology
assessment)

Helsingin ja Uudenmaan sairaanhoitopiiri

kansainvalinen tautiluokitus (International Classification of
Diseases)

International Consortium for Health Outcomes
Kansanelakelaitos

National Institute for Health and Care Excellence (Englannin ja
Walesin arviointiviranomainen)

Nordic Medico-Statistical Committee
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OECD Taloudellisen yhteistyon ja kehityksen jarjesto
OKM Opetus- ja kulttuuriministerio
PAES myyntiluvan myéntamisen jalkeen tehtava tehotutkimus (post-

authorisation efficacy study)

Palko Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto

PASS myyntiluvan myontamisen jalkeen tehtava turvallisuustutkimus
(post-authorisation safety study)

PKV-ladke paaasiassa keskushermostoon vaikuttava laake

PLEG kayttdon oton jalkeinen nayton tuottaminen (post launch
evidence generation)

PSUR maaraaikainen turvallisuuskatsaus (periodic safety update
report)

RCT satunnaistettu vertailukoe (randomised controlled trial)

RMP riskienhallintasuunnitelma (risk-management plan)

RWD reaalimaailman data (real-world data)

RWE reaalimaailman naytto (real-world evidence)

sote sosiaali- ja terveydenhuolto

STM Sosiaali- ja terveysministerid

TEM Ty6- ja elinkeinoministerio

THL Terveyden ja hyvinvoinnin laitos

Valvira Sosiaali- ja terveysalan lupa- ja valvontavirasto

VSSHP Varsinais-Suomen sairaanhoitopiiri

VBHC arvoon perustuva terveydenhuolto (Value Based Health Care)

WHO Maailman terveysjarjesto
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1 Johdanto

Erilaisiin sosiaali- ja terveydenhuollon tietovarantoihin
tallennettujen tietojen ensisijainen kayttotarkoitus on
tyypillisesti potilaan hoito. Toissijaisia kayttotarkoituksia ovat
esimerkiksi tutkimus, tilastointi, kehittamis- ja
innovaatiotoiminta, opetus, tiedolla johtaminen seka
viranomaisten ohjaus-, valvonta-, suunnittelu- ja
selvitystehtavit.

Erilaisiin tietovarantoihin kertyy valtavia maaria dataa ihmisten terveydentilasta ja -
hoidosta. Puhutaan reaalimaailman datasta (RWD, real-world data) ja sen
analysointiin perustuvasta reaalimaailman naytésta (RWE, real-world evidence).
Selvityksessa kaytetyt keskeiset termit on maaritelty infolaatikossa seuraavalla sivulla.

RWD:n ja RWE:n maaritelmista ei ole kansainvalista konsensusta (1,2). Tassa
selvityksessa kaytatetyt maaritelmat perustuvat Duken yliopiston maaritelmaan (3),
jota myds Yhdysvaltain elintarvike- ja ladkevirasto FDA kayttaa (4). Termeista on
myds muita maaritelmia (lite 1). RWD:n yhteydessa puhutaan usein myos
massadatasta (big data), joka on RWD:a laajempi kasite. Tama selvitys kasittelee
erilaisiin sote-tietovarantoihin kertyvad RWD:a.

Sote-jarjestelmassa tarvitaan palvelutuotannon vaikuttavuuden, kustannusten, laadun
ja tuottavuuden arviointia. Vaikka sote-tietojen toisiokayttdéon liittyva potentiaali on jo
tunnistettu terveydenhuollossa, nakemys eri toimijoiden konkreettisista tiedontarpeista
ja RWD:n hyédynnettdvyydesta naihin tiedontarpeisiin on vield puutteellista.

Tassa selvityksessa RWD:n kayttoa tarkastellaan ladkkeiden ja osin ladkinnallisten
laitteiden regulaation (ladkevalmisteiden myyntilupa-arviointi ja ladkinnallisten
laitteiden vaatimuksenmukaisuuden valvonta seka ladke- ja laiteturvallisuus),
terveydenhuollon menetelmien arvioinnin (HTA, health technology assessment) ja
Idakehoitojen kansallisen ohjauksen nakdkulmasta.
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REAALIMAAILMAN DATA (RWD, REAL-WORLD DATA)

RWD:lla tarkoitetaan potilaiden terveydentilaan ja/tai terveydenhuollon palvelujen kayttoon liittyvaa
dataa, jota kertyy erilaisiin tietovarantoihin. RWD:lla tarkoitetaan esimerkiksi:

potilas- ja asiakastietojarjestelmiin tai rekistereihin tallennettua dataa

erilaisiin vakuutus-, laskutus- ja korvausjarjestelmiin kertyvaa dataa

potilaiden omien laitteiden, kuten erilaisten kotimittarien, aktiivisuusrannekkeiden tai muiden
puettavien teknologioiden (wearables) tuottamaa dataa

osana havaintotutkimusta joko suoraan potilailta tai terveydenhuollon ammattilaisilta kerattya
dataa

dataa, joka ei suoraan liity potilaiden sosiaali- tai terveydenhuollon kayttéon, kuten
sosioekonomista tai ymparistdaltistukseen liittyvaa dataa.

Usein RWD:lla tarkoitetaan niitd terveydenhuollon tietoja, joita ei ker&td osana tavanomaista
satunnaistettua vertailukoetta. Rutiininomaisesti kertyvaa dataa, jota hyddynnetdan satunnaistetuissa
vertailukokeissa, voidaan kuitenkin pitdéd RWD:na.(3)

REAALIMAAILMAN NAYTTO (RWE, REAL-WORLD EVIDENCE)

RWE on naytt6a, joka perustuu RWD:n analysointiin tutkimuksellisin menetelmiin (3).

MASSADATA (BIG DATA)

Massadataa voidaan luonnehtia aineistoksi, joka on kooltaan niin suurta ja rakenteeltaan niin
monimutkaista, etta sita ei voida lahestya perinteisin analyysimenetelmin eika tyokaluin.
Kirjallisuudessa massadataa on usein kuvattu neljan v-kirjaimen avulla:

Volume: massiivinen tietomaara

Velocity: tiedon nopea kertyminen ja muuntuminen

Variety: aineiston ja tietolahteiden monimuotoisuus
Veracity: aineistojen epatasmallisyys ja validiteettiongelmat.

Laakealan nakokulmasta keskeisia massadatan lahteitad ovat muun muassa

genomiikkaan, proteomiikkaan, metabolomiikkaan ja kuvantamistietoihin liittyvat aineistot
kliinisten kokeiden yhteydessa kertyneet tutkimusaineistot

erilaisiin tietovarantoihin kertyvd RWD

sosiaalinen media ja mobiilisovellukset

haittavaikutusilmoitukset. (5)

LAAKINNALLINEN LAITE

Laakinnallisia laitteita ovat muun muassa kaikki instrumentit, laitteistot, vélineet, ohjelmistot tai
materiaalit, joita kaytetdan terveydenhuollossa diagnostiikkaan, sairauden tai vamman tarkkailuun,
hoitoon tai lievitykseen, anatomian tai fysiologisen toiminnon tutkimiseen, korvaamiseen tai
muunteluun. Myés hedelmaittymisen saatelyyn kaytetyt tarvikkeet ovat [a&kinnallisia laitteita.
(Laakinnallisista laitteista annettu neuvoston direktiivi 93/42/ETY)
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TERVEYDENHUOLLON MENETELMA (HEALTH TECHNOLOGY)

Terveydenhuollon menetelmid ovat kaikki Iadkkeet, laitteet, kirurgiset ja muut toimenpiteet, ennalta
ehkaisevat ja kuntouttavat toimintatavat seka erilaiset jarjestelmat, joiden avulla terveytta pidetéan ylla
ja suojellaan. (6)

TIETOVARANTO

Tietovaranto on toiminnan ja hallinnon tarpeista johdettu ja maaritelty tietoaineistojen kokoelma. Se voi
koostua tai olla osa yhden tai useamman jérjestelman tuottamista tai tietokannan siséltdmista tiedoista.
Usea jarjestelma voi kdyttda saman tietovarannon tietoja, jotka voivat olla peraisin yhdesta tai
useammasta lahteesta eli tietokannasta tai muista tietorakenteista. (7)

15



SOSIAALI- JA TERVEYSMINISTERION RAPORTTEJA JA MUISTIOITA 44/2018

2 Selvityksen tavoite

Selvityksessd RWD:n kayttoa kasitelldaan laakevalmisteiden
myyntilupa-arvioinnin ja ladkinnallisten laitteiden
vaatimuksenmukaisuuden valvonnan seka laake- ja
laiteturvallisuuden, terveydenhuollon menetelmien arvioinnin
(HTA) ja laakehuollon ja ladkehoitojen kansallisen ohjauksen
nakokulmasta.

Toimeksiannon mukaisesti selvityksessa on tavoitteena:

1. Kuvata, miksi RWD:a tarvitaan, kuka dataa tarvitsee, mitka ovat kaytén
edellytykset ja minkalaista dataa tarvitaan. Nakokulmina ovat regulaatio, HTA
seka korvaus- ja kayttéonottopaatokset ja 1ddkehuollon ja 1adkehoitojen
kansallinen ohjaus.

2. Kuvata sote-tietovarantojen sisaltaman RWD:n hyddyntamisen nykytilaa seka
kaynnissa olevat kehittdamishankkeet ladkkeiden ja soveltuvin osin muiden
terveydenhuollon menetelmien regulaatiossa ja HTA:ssa kansallisesti ja
kansainvalisesti.

3. Kuvata laakehoitoihin ja muihin terveydenhuollon menetelmiin (kuten
Iaakinnallisiin laitteisiin) liittyvat kansalliset RWD:n lahteet, niiden
hyddynnettavyys talla hetkella ja niihin liittyvat kehittdmistarpeet. Erityisesti
tulee selvittdd RWD:n hyddynnettavyys hoidon lopputulosten1 ja
kustannusten arvioinnissa.

4. Tehda ehdotus siita, miten pystytaan entista paremmin tuottamaan RWD:an
perustuvaa tietoa paatdksenteon tueksi koko terveydenhuollon menetelman
elinkaaren aikana. Ehdotus sisaltaa myds arvion siita, miten varmistetaan
RWD:n kayttokelpoisuus.

" Lopputuloksia voidaan mitata kliinisten tulosmuuttujien, potilaiden raportoimien tulosmuuttujien
(esim. terveyteen liittyva elamanlaatu), korvikemuuttujien tai haittoja kuvaavien muuttujien avulla.
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3 Menetelmat

Taman selvityksen tulokset perustuvat kirjallisuuteen,
keskeisten toimijoiden julkaisemiin dokumentteihin,
yhteydenottoihin, haastatteluihin, verkkokyselyyn seka eri
tahoille lahetettyihin tietopyyntoihin.

Tiedontarpeet

RWD- ja RWE-tarpeita kartoitettiin viranomaistahojen haastatteluiden ja julkisesti
saatavilla olevien dokumenttien ja ohjeistuksien avulla. Haastatellut edustivat
seuraavia organisaatiota:

— L&akealan turvallisuus- ja kehittdmiskeskus (Fimea)

— Laakkeiden hintalautakunta (Hila)

— Kansallinen HTA-koordinaatioyksikkd (FINCCHTA)

— Helsingin ja Uudenmaan sairaanhoitopiiri (HUS)

— Sosiaali- ja terveysalan lupa- ja valvontavirasto (Valvira)

Luettelo kuulluista henkildista on liitteessa 2. Haastatteluissa pohdittiin seuraavia
RWD:an liittyvia teemoja: (a) nykytila ja tarve, (b) hyddynnettavyys ja kaytdén
edellytykset, (c) yhteistyd muiden toimijoiden kanssa seka (d) nakemykset
tulevaisuudesta. Haastattelurunko on liitteessa 3.

Haastattelujen lisaksi tiedontarpeista keskusteltiin useiden muiden tahojen kanssa
(liite 2). Tarpeita tunnistettiin myos kirjallisuudesta. Kirjallisuuden tunnistamisessa
kaytetty hakustrategia on kuvattu liitteessa 4 ja luettelo keskeista kirjallisuudesta on
litteessa 5.

Rajoitukset RWD:n kaytossa

Kehitysideoita tietovarantojen hyddyntamiseksi ja RWD:n kayttdkelpoisuuden
parantamiseksi kerattiin kirjallisuudesta (liite 5), verkkokyselyn (liite 6) ja
haastatteluiden avulla (lite 3). Lisaksi lahetettiin tietopyyntdja datan saatavuuden ja
kaytettavyyden selvittdmiseksi Suomen hematologiselle yhdistykselle sekd HUS:n,
Varsinais-Suomen ja Kuopion tietoaltaiden yllapitajille. Tietopyynnot liittyivat
ensisijaisesti lisdnayton kerddmiseen uusista ladkkeista (ns. post launch evidence
generation). Esimerkkina kaytettiin multippelin myelooman hoitoon tarkoitettuja uusia
laakehoitoja (liite 7).
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Keskeiset hankkeet

Selvityksen kannalta keskeiset kansalliset ja kansainvaliset hankkeet tunnistettiin
yhdessa selvityksen ohjausryhman kanssa. Hankkeet kuvattiin organisaatioiden
julkaisemien dokumenttien perusteella. Tarvittaessa organisaatioihin otettiin yhteytta
lisatietojen pyytamiseksi.

Keskeiset tietovarannot
Selvityksen kannalta keskeiset tietovarannot tunnistettiin yhdessa selvityksen

ohjausryhman kanssa. Tietovarantojen kuvaukset perustuvat kyseisista
tietovarannoista julkaistuun dokumentaatioon ja yhteydenottoihin naihin toimijoihin.

Toimenpide ehdotukset

Ehdotukset ovat selvityshenkildéiden nakemys tarvittavista toimista. Ehdotukset
perustuvat edella kuvatun mukaisesti kerattyihin tietoihin ja nakemyksiin.

Luonnos raportista I&hetettiin kommentoitavaksi sote-tietojen toisiokayttdéon liittyvien
asioiden parissa tydskenteleville asiantuntijoille ja tydryhmille syksylla 2018 (liite 2).
Raportin sisaltda muokattiin kommenttien perusteella.
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4 Tiedontarpeet nyt ja
tulevaisuudessa

RWD:an perustuvaa tietoa tarvitaan laakkeiden ja laakinnallisten
laitteiden regulaatiossa, terveydenhuollon menetelmien
arvioinnissa (HTA) seka niiden kayttoon liittyvassa kansallisessa
ohjauksessa ja paatoksenteossa. Usein RWD:n tarve liittyy tauti-
tai potilasryhmakohtaiseen seurantatietoon.

Useat toimijat voivat kayttda RWD:an perustuvaa tietoa tydssaan. Laakkeiden ja
laakinnallisten laitteiden regulaation, HTA:n seka kansallisen ohjauksen ja
paatdksenteon ndkdkulmasta keskeisia tahoja on koottu taulukkoon 1.

Taulukko 1. Esimerkkeja toimijoista, jotka tarvitsevat RWD:an perustuvaa tietoa

Regulaatio — Fimea (laakkeet)
ladkkeiden myyntiluvat, — Valvira (laitteet)?
laakinnallisten laitteiden valvonta,

ladke- ja laiteturvallisuus

HTA seka korvaus- ja — L&&kkeiden hintalautakunta (Hila) ja Kela
kayttoonottopaatokset — Laakealan turvallisuus- ja kehittamiskeskus (Fimea)
— Kansallinen HTA-koordinaatioyksikkd (FinCCHTA)
— Terveyden ja hyvinvoinnin laitos (THL)
— Palveluvalikoimaneuvosto (Palko)
— Sairaanhoitopiirit ja erityisvastuualueet

Laékehoitojen kansallinen — Sosiaali- ja terveysministerié (STM)
ohjaus — Kansalliset osaamiskeskukset (Genomikeskus, Sydpakeskus,
Neurokeskus ja biopankit)
— Duodecim, K&ypa hoito

@ Terveydenhuollon laitteiden valvonta siirtyy Valvirasta Fimeaan vuonna 2020.

Vaikka selvityksen kohteena ovat seka |adkkeet etta ladkinnalliset laitteet, selvitys
painottuu laakkeisiin. Laakinnallisten laitteiden valvonnassa RWD:n rooli on
toistaiseksi ollut vahaisempi kuin laakkeiden myyntilupa- ja Iddketurvatoiminnassa.
Lisaksi l1dakinnallisten laitteiden valvonta on laakkeisiin verrattuna vahemman
saadeltya. Myos ladkkeiden kayttdonotto- ja korvattavuuspaatoksiin liittyva HTA-
toiminta on tyypillisesti jarjestelmallisempaa kuin laakinnallisten laitteiden arviointi.
Laakinnalliset laitteet otetaan sairaaloissa ja muissa terveydenhuollon toimipisteissa
usein kayttéon ilman niiden hyotyjen, haittojen ja kustannusvaikuttavuuden
jarjestelmallista arviointia tai seurantaa.
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Laake- ja laiteteollisuus tuottaa RWD:an perustuvaa tietoa viranomaisprosesseihin.
Suomen vaatimuksia vastaavaa tietoa voidaan koostaa ja analysoida esimerkiksi
konsulttitoimistoissa tai kansainvalisten yhtididen Suomessa sijaitsevissa
tytaryhtidissd. RWD:an perustuvaa tutkimusta tehdaan myds yliopistoissa ja muissa
tutkimuslaitoksissa, sairaanhoitopiireissa ja terveysalan koulutusta tarjoavissa
ammattikorkeakouluissa. RWD:a hyddyntéava tutkimus (esim. rekisteritutkimus) on
myds usean viranomaistahon, kuten Kelan, Fimean ja THL:n, lakisdateinen tehtava.
Lisdksi palvelujen tuottajat seuraavat oman toimintansa laatua, kustannuksia ja
hoitotuloksia erilaisten laaturekisterien sisaltdman ja muun RWD:n avulla.

4.1 Hoidon vaikutusten tutkiminen

Naytté hoidon hyddyista ja haitoista seka vaikutuksista palveluiden ja voimavarojen
kayttdon on perusta paatoksenteolle ja resurssien kdytdn ohjaamiselle
terveydenhuollossa. Erityisesti I1ddkehoidossa nayttd hoidon vaikutuksista perustuu
tyypillisesti satunnaistettuihin vertailukokeisiin (RCT, randomised controlled trial),
joiden toteuttamista ohjaavat muun muassa lukuisat viranomaisohjeet. Vaikka
satunnaistettujen vertailukokeiden merkitys hoitojen vaikutusten osoittamisessa on
keskeinen, liittyy niihin myds useita tunnettuja rajoituksia:

— tutkimuksen kohteena oleva vaestd on usein valikoitunut eika siksi
vastaa ominaisuuksiltaan sita potilasvaestda, joka kayttaa hoitoa
terveydenhuollossa

— hoidon toteutus on tarkasti ohjeistettu ja seurattu, eikd mahdollisesti
vastaa hoidon toteutumista terveydenhuollossa

— tutkimuksessa ei ole mitattu kaikkia potilaiden tai paatdksentekijoiden
nakokulmasta relevantteja lopputuloksia

— tutkimuksessa ei aina ole mukana paatdksenteon nakdkulmasta
relevantteja vertailuhoitoja

— tutkimuksen seuranta-aika on usein suhteellisen lyhyt eivatka kaikki
oleelliset hyddyt ja haitat ilmene tutkimuksen aikana.

Muun muassa naiden rajoitusten takia RWD:a halutaan hy6dyntaa:

— satunnaistetuissa vertailukokeissa, esimerkiksi hoidon toteutumisen,
lopputulosten, terveydenhuollon palveluiden ja resurssien kaytén
seurannassa. RWD:a hyédyntden voidaan my6és arvioida, kuinka paljon
tutkimusprotokollan kelpoisuuskriteerien mukaisia potilaita on
rekrytoitavissa tietyssa keskuksessa.
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— ns. pragmaattisissa kliinisissd kokeissa2, joissa potilaat jaetaan
tutkimusryhmiin satunnaistamalla, mutta tutkimusvaeston, hoidon ja
tutkimuksen toteutuksen on tarkoitus mukailla terveydenhuoltoa
perinteistad satunnaistettua kliinista koetta paremmin.

— erilaisissa havaintotutkimuksissa, jotka voidaan jakaa
tutkimusasetelman mukaan esimerkiksi kohortti-, tapaus-verrokki-, ja
historiallisiin vertailu- tai poikittaistutkimuksiin. Myds keskeytetty
aikasarja ja tapaussarja voidaan luokitella havaintotutkimuksiksi.

— naytdn synteesissa, kuten verkostometa-analyyseissa. Meta-analyysi on
tilastomenetelm3, jonka avulla samaa aihetta kasittelevien tutkimusten
tulokset voidaan yhdistaa kvantitatiivisesti. Verkostometa-analyysi on
menetelma3, jossa useiden tutkimuksen aineistoja kaytetaan
monipuolisemmin kuin tavanomaisessa meta-analyysissa.

Tavanomaisten satunnaistettujen vertailukokeiden ominaisuuksia on verrattu
havaintotutkimuksiin taulukossa 2. Erityisesti hoidon hydtyjen arvioinnin ndkdkulmasta
havaintotutkimuksen keskeinen ongelma on se, etta tutkimuksessa vertailtavat ryhmat
(esim. hoitoa A ja B saaneet potilaat) eivat ole samanlaisia. Kyse on usein ns.
kayttdaihesekoittuneisuudesta. Se on seurausta siitd, etta potilaan ennusteeseen
liittyvat tekijat, kuten korkea tautitapahtuman riski, vaikuttavat hoidon valintaan,
aloitukseen tai kayttéon. Tallaista tekijaa, joka vaikuttaa sekd hoitoon ettd hoidon
lopputulokseen, kutsutaan sekoittavaksi tekijaksi. Hoidon vaikutusten tutkimisen yksi
keskeinen lahtdkohta onkin, ettd tutkimusryhmat ovat keskenaan vertailukelpoisia
sekoittavien tekijdoiden suhteen.

Kokeellisessa tutkimuksessa sekoittuneisuutta yritetaan tyypillisesti hallita
satunnaistamalla. Havaintotutkimuksissa tahan pyritdan tutkimusasetelman valinnalla,
osituksella ja erilaisilla tilastomalleilla. Havaintotutkimuksen keskeinen ongelma on,
ettei kaikkia sekoittavia tekijoita tunneta tai niista ei ole kaytettavissa mittaustuloksia,
jolloin sekoittuneisuuden hallinta jaa puutteelliseksi.

Puutteellisen sekoittuneisuuden hallinnan takia satunnaistamattomaan
tutkimusasetelmaan perustuvia vaikutusarvioiden tuloksia ei lahtokohtaisesti ole
pidetty luotettavina. RWD:n hyddyntamiseen hoidon vaikutusten arvioinnissa liittyy
keskeisesti myds kysymys siitd, millainen on datan laatu ja kattavuus. RWD:n kaytén
riskit ja virheldhteet on arvioitava tapauskohtaisesti. Esimerkiksi havaintotutkimusten
menetelmallisen ja raportoinnin laadun arviointiin on kehitetty useita tydkaluja ja
tarkistuslistoja (8-10).

2 Pragmaattisiin Kliinisiin kokeisiin viitataan englanninkielisilla termeilla *pragmatic clinical trials’, ’large simple
trials’ ja 'practical clinical trials’.
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Taulukko 2. Tiedonladhteiden vertailu, muokattu lahteesta (11)

Satunnaistettu vertailukoe (RCT) Havaintotutkimus

Potilaat — homogeeninen vaestd (paljon kelpoi- — heterogeeninen véesto (vahemman
suuskriteereja tutkimusvaestolle) kelpoisuuskriteereja tutkimusvaestolle)
— hyvé hoitoon sitoutuminen ja motivaatio — puutteita hoitoon sitoutumisessa ja
motivaatiossa
Interventio — tarkasti maaritelty interventio — koko hoitostrategia
— toteutus tarkasti ohjeistettu ja seurattu — toteutus terveydenhuollon
tavanomaiseen tapaan
Vertailu- — lume- tai aktiiviverrokki — vertailuhoito perustuu
hoidot — toteutus tarkasti ohjeistettu ja seurattu tutkimussuunnitelman otanta-asetelmaan
— toteutus terveydenhuollon
tavanomaiseen tapaan
Loppu- — Kliiniset tulosmuuttujat (esim. kuolema, — Kliiniset tulosmuuttujat
tulokset tautitapahtumien ilmaantuminen) — haitat (soveltuu myds harvinaiset
— korvikemuuttujat (esim. laboratorioarvo) haittojen tutkimiseen)
— haitat (ei kuitenkaan sovellu harvinaisten ~ — potilaiden raportoimat lopputulokset
haittojen tutkimiseen) — mittaaminen terveydenhuollon
— potilaiden raportoimat lopputulokset tavanomaiseen tapaan
(esim. elamanlaatu, toimintakyky)
— mittaaminen yleens$ tarkasti ohjeistettu
Tutkimus- — kokeellinen — havainnoiva
tyyppi — interventiotutkimus — non-interventiotutkimus
Seuranta-aika  usein lyhyt mahdollisesti pitka
Seuranta yleensa intensiivista, rutiinihoitoa osana rutiinihoitoa
laajempaa
Validiteettia mahdollisesti hyva mahdollisesti rajallinen
(arvioinnissa kiinnitetddn huomiota mm. (arvioinnissa kiinnitetddn huomiota mm.
satunnaistamiseen, ryhmiin jaon datan laatuun seka sekoittuneisuuteen ja
naamiointiin, potilaiden, henkilékunnan ja erilaisiin harhan I&hteisiin ja niiden
tulosmittauksen sokkouttamiseen, hallintaan kaytettyihin [ahestymistapoihin)
tulostapahtumien mittarien ja mittaamisen
laatuun, tulos-tapahtumaa koskevaan
puuttuvan tiedon maaréén)
Sovellet- mahdollisesti suppea mahdollisesti laaja (riippuu
tavuusb tutkimusvaestosta ja tutkimuksessa
tehdyista rajauksista)

avaliditeetti = harhattomuus, systemaattisen virheen puuttuminen.
b sovellettavuus = kuinka uskottavasti tutkimustulokset kuvaavat hoidon odotettuja vaikutuksia terveydenhuollossa.

Hoidon hyétyjen ja haittojen arvioinnin lisaksi RWD:a voidaan kayttaa esimerkiksi
taudin epidemiologian, potilaiden ominaispiirteiden ja hoitokaytantéjen kuvailuun ja
tutkimiseen. Konkreettisia esimerkkeja RWD:n 1ddke-epidemiologisista
kayttétarkoituksista on esitetty taulukossa 3. Lisaksi RWD:a voidaan kayttaa
esimerkiksi taloudellisessa arvioinnissa. Kayttétarkoituksia, jotka liittyvat ladkkeiden ja
laakinnallisten laitteiden regulaatioon, HTA-toimintaan ja Iadkehoitojen ja ladkehuollon
kansalliseen ohjaukseen on kuvattu laajemmin luvuissa 4.2—4.6.
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Taulukko 3. Esimerkkeja reaalimaailman datan kaytosta ladke-epidemiologisessa tutkimuksessa,
muokattu lahteesta (12)

Ladkkeiden kayton tutkiminen Hoitotulosten / vaikuttavuuden  Riskien arviointi
arviointi
— yli tai alikaytto — erityisryhmat (esimerkiksi lapset,  — harvinaiset haittavaikutukset
— hoitoon sitoutuminen raskaana olevat) — riskienminimointitoimenpiteiden
— vasta-aiheisten 14&kkeiden kayttd — harvinaissairauksien hoito toteutumisen seuranta ja
erityisryhmissa (esimerkiksi — rokotteet vaikutus
munuaisten tai maksan — yhdistelmahoidot (esimerkiksi — yhteisvaikutuksista johtuvat
vajaatoiminta, raskaus, imetys) uusien syopalaédkkeiden haittavaikutukset
— poikkeuskaytto (off label) yhdistelmat) — rinnakkaisladkkeiden ja
— rinnakkaislaakkeiden ja — pitkan aikavalin hoitotulokset biosimilaarien vertailu
biosimilaarien kéyttéénotto — seurantatieto pienista alkuperaislaakkeeseen
— kalliiden ladkkeiden kayttd potilasryhmista — harvinaislaakkeiden turvallisuus
— harvinaislaakkeiden kayttd — ennaltaehkaisevat ladkehoidot — signaalidetektio
— rokotuskattavuus — tautien etenemismallien — rokotteiden haittavaikutukset
— hoidon toteutumisen kuvailu, kehittaminen
hoitopolkuanalyysit

4.2 Reaalimaailman data ja laakeregulaatio

Laakkeiden myyntilupa-arvioinnissa puntaroidaan valmisteen hydtyja vasten sen
kayttdon liittyvia riskeja. Taman riski-hyotysuhteen arviointi perustuu paaosin kliinisiin
tutkimuksiin. Arvioinnin nakdkulmasta keskeiset tutkimukset ovat tyypillisesti vaiheen
[l satunnaistettuja vertailukokeita. Riski-hydtysuhteen arvioinnissa RWD:an
perustuvaa tietoa kasitelladn tukea antavana nayttona.

Euroopan laakevirasto ja kansalliset lddkeviranomaiset, kuten Fimea, ovat
perinteisesti kayttaneet RWD:a ladketurvatoiminnassa. RWD:lla on kuitenkin
lisdantyva rooli niin myyntilupa-arvioinneissa kuin ladkevalmisteiden myyntiluvan
jalkeisessa seurannassa. Tieteellinen neuvonta, myyntilupa-arviointi ja myyntiluvan
myontamisen jalkeinen seuranta ovat keskeiset ladkeregulaation tehtavat, joissa
voidaan kasitella tai hydédyntaa RWD:a tai siihen perustuvaa tietoa (kuvio 1).
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Tieteellinen D ot Myyntiluvan myontamisen
e uudet vaikuttavat aineet vy Y

neuvonta R . jalkeinen seuranta
e kayttoaiheen laajennukset

. = Kontekstualisointi = Haittavaikutusilmoitukset
= Myyntilupahakemukset . . ;
« Rekisterien kvalifiointi = Ehdollinen myyntilupa = PASS-tutkimukset
= Riskienhallintasuunnitelma = PAES-tutkimukset

Potilasrekisterit

Kuvio 1 Laékeregulaation ndkokulmasta keskeiset tehtavét, joissa on mahdollista kasitella tai hyodyntaa
reaalimaailman dataa. PASS = myyntiluvan my6ntdmisen jélkeen tehtava turvallisuustutkimus (post-authorisation
safety study); PAES = myyntiluvan mydntdmisen jalkeen tehtéva tehotutkimus (post-authorisation efficacy study)

4.2.1 Tieteellinen neuvonta

Fimea antaa tieteellistd neuvontaa ihmisille tai elaimille tarkoitetun Ia&kevalmisteen
laadun, tehon ja turvallisuuden dokumentoinnista (13). Neuvonta voi kohdistua seka
suunnitteilla oleviin etta jo tehtyihin tutkimuksiin ja selvityksiin, ja sitéd voi hakea myds
RWD:an liittyviin kysymyksiin.

Fimea tarjoaa seka kansallista tieteellistd neuvontaa etta osallistuu Euroopan
ldakeviraston (EMA) kautta tapahtuvaan tieteelliseen neuvontaan. Lisaksi Fimea
tarjoaa laakekehitystydn alkuvaiheessa oleville yrityksille niin sanottua
ladkeneuvolatoimintaa. Laakeneuvola on tarkoitettu epamuodolliseksi
keskustelutilaisuudeksi ladkekehitystydn alkuvaiheessa, kun asiakkaat tarvitsevat
neuvoja ladkekehitykseen liittyvistd viranomaisvaatimuksista. Laddkeneuvolasta voi
hakea oppia mydés RWD:an liittyvista viranomaisvaatimuksista. Toistaiseksi Fimean
tieteellisessa neuvonnassa ja ladkeneuvolassa on kasitelty vahan RWD:an liittyvia
kysymyksia.

Tieteellisen neuvonnan osalta EMA ja kansalliset ladkeviranomaiset tukevat RWD:n
hyddyntdmistd muun muassa vastaamalla yritysten kysymyksiin myyntiluvan
myoéntamisen jalkeisten turvallisuus- ja tehotutkimusten (PASS- ja PAES-tutkimukset)
toteuttamisesta. Lisaksi EMA on vastannut kahden rekisterin kvalifiointiin liittyviin
kysymyksiin (14,15).
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Laakeyritysten on mahdollista hakea myds yhteista tieteellistd neuvontaa
myyntilupaviranomaiselta ja HTA-toimijoilta (16). EMA tarjoaa taman mahdollisuuden
yhteistyossa EUnetHTA-verkoston?® kanssa.

Laakeregulaatioon liittyvan tieteellisen neuvonnan ja neuvolatoiminnan keskeinen
tavoite on auttaa sen varmistamisessa, etta laadkkeen elinkaaren eri vaiheissa tehtavat
tutkimukset vastaavat viranomaisvaatimuksia. Muut sosiaali- ja terveydenhuollon
viranomaiset Suomessa eivat tarjoa taysin vastaavaa palvelua. Sen sijaan muut
viranomaistahot kuten THL ja Kela neuvovat omien aineistojensa tutkimuskaytossa.
Vuosina 2003—-2014 toimineen Rekisteritutkimuksen tukikeskuksen (Retki) tavoite oli
edistaa kansallisten rekisterien tutkimuskayttéa. Sen toiminta on kuitenkin lakkautettu.
Myds yliopistosairaaloilla ja yliopistoilla on tutkimuspalveluita. Esimerkiksi Turun
kliininen tutkimuskeskus (TurkuCRC) tarjoaa neuvontaa suunniteltaessa ja
kaynnistettdessa tutkimuksia TYKS-erityisvastuualueen terveydenhuollon
toimintayksikdissa tai Turun yliopistossa.

4.2.2 Myyntilupa-arviointi

Laakkeen myyntilupa-arvioinnin yhteydessa RWD:aan perustuvaa tietoa kaytetaan
esimerkiksi sairauden epidemiologian kuvailussa ja tarvittaessa myos valmisteen
hyétyjen ja riskien kontekstualisoinnissa. Lisaksi EMA voi pyytaa myyntiluvan haltijaa
kerddmaan valmisteesta lisatietoja myyntiluvan myoéntamisen jalkeen. Tallainen
velvoite voidaan asettaa esimerkiksi riskienhallintasuunnitelman yhteydessa tai
tilanteessa, jossa valmisteelle mydnnetaan ehdollinen myyntilupa.

Arvio siitd, voidaanko RWD:an perustuvaa tietoa hyddyntad myyntilupa-arvioinnissa,
tehdaan tapauskohtaisesti. Sen takia ei ole mahdollista yksiselitteisesti listata, mihin
RWD:an perustuva tieto nykykasityksen mukaan soveltuu ja missa sen kaytto ei ole
yleisesti hyvaksyttya.

Kontekstualisointi

Esimerkiksi harvinaisten sairauksien tai edenneiden sydpien viimeisten linjojen
hoidossa ei aina ole tarkoituksenmukaista tai mahdollista tehda satunnaistettua lume-
kontrolloitua tutkimusta. Sen takia valmisteen riski-hydtysuhteen maarittdminen voi
joskus perustua nayttdon ei-satunnaistetuista yksihaaraisista tutkimuksista.
Tallaisessa tilanteessa tutkimuksen tuloksia voidaan verrata ulkoiseen kontrolliin (17).
Tyypillisesti ulkoisena kontrollina kaytetaan historiallista aineistoa, kuten kliinista

3 EUnetHTA = European Network for Health Technology Assessment (https://www.eunethta.eu/)
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koetta tai havaintotutkimusta samantyyppisista potilaista. Nain voidaan
kontekstualisoida eli suhteuttaa nykykaytantéon yksihaaraisen tutkimuksen tuloksia.

Historiallisen kontrollin hyddyntamista rajoittaa se, etta tallaisessa asetelmassa ei
voida riittavasti hallita erilaisia harhan ja sekoittuneisuuden I&hteita (17). Yleensa on
vaikeaa tai jopa mahdotonta arvioida, ovatko yksihaaraisen tutkimuksen ja
historiallisen aineiston potilaat vertailukelpoisia. Potilaat ja aineistot voivat erota
toisistaan monen sellaisen tekijan suhteen, jotka voivat vaikuttaa hoidon tai
tutkimuksen tulokseen. Tallaiset tekijat voivat liittya esimerkiksi potilaiden
ominaispiirteisiin, sairauden vaiheeseen tai vakavuuteen, diagnoosikriteereihin,
tutkimuksen toteutukseen tai erilaisiin [ahestymistapoihin esimerkiksi hoidon
lopputulosten mittaamisessa. Johtuen kliinisten kokeiden tiukoista
kelpoisuuskriteereista niissa on usein mukana lievemmin sairaita potilaita kuin
historiallisena kontrollina kaytetyissa aineistoissa. Lisédksi potilasryhman muu hoito voi
olla kehittynyt ajan kuluessa, minka takia historiallinen kontrolli voi antaa liian
pessimistisen kuvan potilaiden nykyhoidosta ja ennusteesta.

EMA:n ohjeistuksen mukaisesti ulkoista kontrollia voidaan hyddyntda vain harvoissa
tilanteissa, joissa taudin kulku on hyvin ennustettavissa ja hoidon vaikutus hyvin
dramaattinen (17).

Riskienhallintasuunnitelma

Myyntiluvan myéntamisen yhteydessa kaikille uusille 1adkevalmisteille hyvaksytaan
riskienhallintasuunnitelma (RMP). Suunnitelmassa maaritellaan toimenpiteet, joilla
varmistetaan, etta ladkevalmistetta kaytetddn mahdollisimman turvallisesti. Osana
riskienhallintasuunnitelmaa voidaan myyntiluvan haltijaa velvoittaa esimerkiksi
seuraamaan noudatetaanko toimenpiteita riskien minimoimiseksi tai tekemaan
l&aketurva- (pharmacovigilance) tai ladkkeen kayttoon liittyvaa (drug utilisation)
tutkimusta. Tallaisissa tilanteissa voidaan hyédyntada RWD:a. (18)

Ehdollinen myyntilupa (conditional marketing authorisation)

Myyntilupa, jonka ehdoksi asetetaan lisdtutkimuksia, voidaan myontaa valmisteille,

— jotka on tarkoitettu sellaisten sairauksien/tilojen hoitoon, jotka ovat
vaikeasti potilaita heikentavid tai vammauttavia tai henked uhkaavia

— joille on myénnetty harvinaislaakestatus

— jotka on tarkoitettu hatatilanteisiin.
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Ehdollisen myyntiluvan vaatimuksena on my6s seuraavien kriteerien tayttyminen:

— positiivinen riski-hy6tysuhde

— myyntiluvan hakija pystyy todennakoéisesti taydentdmaan kliinisen
myyntilupadokumentaation myyntiluvan mydntamisen jalkeen

— laake on tarkoitettu sellaisen sairauden hoitoon, jolle ei ole olemassa
riittdvan hyvaa hoitoa (unmet medical need)

— valmisteen saaminen potilaiden kayttéon on tarkedmpaa kuin riskit, jotka
liittyvat datan puutteisiin. (19)

Ehdollinen myyntilupa on Euroopassa ollut kdytdssa vuodesta 2006 alkaen. Vuosina
2006-2016 ehdollinen myyntilupa on mydnnetty 30 valmisteelle. Suurin osa naista
myyntiluvista oli ehdollisia kliinisten kokeiden lopullisten tulosten toimittamiselle tai
uusien kliinisten tutkimusten suorittamiselle.

4.2.3 Myyntiluvan jalkeinen seuranta

Laaketurvallisuus

Laaketurvallisuus-termilla tarkoitetaan paaasiassa ladkkeeseen valmisteena liittyvaa
turvallisuutta (20). Laakkeen myyntiluvanhaltijan velvollisuus on seurata valmisteensa
turvallisuutta seka ryhtya tarvittaviin toimiin, jos valmisteen riski-hyotysuhteessa
havaitaan muutoksia. Ladkkeiden ennakko- ja jalkivalvonta mukaan lukien
l&aketurvallisuuden varmistaminen on Euroopassa EMA:n ja kansallisten
l&akevalvontaviranomaisten tehtdva. Suomessa laaketurvallisuutta varmistaa Fimea
(Laki [aakealan turvallisuus- ja kehittdmiskeskuksesta). THL:n velvollisuutena on
seurata rokotteiden turvallisuutta (Tartuntatautilaki 1227/2016, 5 luku, 51 §).
Rokoteturvallisuuden arvioinnissa Fimea ja THL tekevat yhteistyota.

Laaketurvatoiminnassa RWD:a voidaan kayttaa esimerkiksi:

— signaalidetektiossa ja uusien harvinaisten tai pitkan ajan kuluessa
ilmaantuvien haittavaikutusten havaitsemisessa

— signaalien tarkemmassa tutkimisessa seka ladkealtistuksen ja
haittatapahtuman syysuhteen selvittdmisessa

— ladketurvallisuuden tutkimisessa sellaisissa potilasryhmissa, jotka
tyypillisesti suljetaan pois kliinisista tutkimuksista, kuten vanhukset,
lapset ja raskaana olevat naiset

— ladke- tai laakitysturvatoimen vaikuttavuuden arvioinnissa.
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EMA:n ja kansallisten ladkevalvontaviranomaisten kaksi keskeista tyokalua
I&8keturvallisuuden seurantaan ja arviointiin ovat haittavaikutusilmoitukset ja
myyntiluvanhaltijan kokoamat maaraaikaiset turvallisuuskatsaukset.

Haittavaikutusilmoitukset

Haittavaikutuksella tarkoitetaan ladkkeen tai muun hoitomenetelman aiheuttamaa
haitallista ja muuta kuin aiottua vaikutusta. Suomessa ladkkeiden ja myods rokotteiden
epaillyistd haittavaikutuksista kerataan tietoa Fimean haittavaikutusrekisteriin (21).
Rokotteita koskevat haittavaikutusilmoitusten tiedot Fimea luovuttaa THL:lle.
Haittavaikutusrekisterin tarkein tarkoitus on havaita aiemmin tunnistamattomia
harvinaisia haittavaikutuksia ja seurata tunnettujen haittojen esiintyvyytta. Kansallisten
haittavaikutusilmoitusten seuranta tehdaan Fimeassa asiantuntijatydna eika siina
hyddynneta esimerkiksi tietokonealgoritmeja.

Haittavaikutusilmoitusten tiedot Fimea lahettdaa EMA:n yllapitamaan EudraVigilance-
jarjestelmaan (22). Sinne kootaan

— Euroopan talousalueen jasenmaiden tiedot alueella myyntiluvallisten
valmisteiden haittavaikutusilmoituksista

— tiedot kliinisten laaketutkimusten rahoittajien iimoittamista epaillyista,
odottamattomista ja vakavista haittavaikutuksista

— haittavaikutusilmoitukset myyntiluvan myodntamisen jalkeisista
tutkimuksista (non-interventiotutkimukset)

— haittavaikutusilmoitukset maailmanlaajuisesta tieteellisesta
kirjallisuudesta Euroopan talousalueella myyntiluvallisista valmisteista
(spontaanit, non-interventio).

EudraVigilance-jarjestelman avulla voidaan seka havaita signaaleja epaillyista,
aiemmin tuntemattomista haittavaikutuksista ja saada uutta tietoa tunnetuista
haittavaikutuksista. Yksi EMA:n ja kansallisten Iadkeviranomaisten keskeista
tehtavista on seurata EudraVigilance-jarjestelman signaaleja. Tama signaalidetektio
perustuu tilastomenetelmien ja tietokonealgoritmien hyddyntamiseen signaalien
valikoitumisessa jatkoarvioon. Signaalidetektioon liittyvat mahdollisuudet lisdantyvat,
kun taito hallita ja analysoida suuria datamassoja parantuvat.

Haittavaikutusilmoitukset perustuvat terveydenhuollon ammattilaisten ja ladkkeiden
kayttjien spontaaneihin ilmoituksiin, eika niiden avulla voida arvioida esimerkiksi
haittavaikutusten yleisyytta tai ladkealtistuksen ja haittatapahtuman syy-
vaikutussuhdetta. Syysuhteiden todentamiseen tarvitaan laaketurvatutkimusta
(pharmacovigilance), joka usein perustuu RWD:an ja havainnoiviin
tutkimusasetelmiin.
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Maaraaikaiset turvallisuuskatsaukset

Laakevalmisteen myyntiluvan haltijan velvollisuus on toimittaa maaraaikaiset
turvallisuuskatsaukset EMA:n yllapitdmaan tietokantaan. Katsausten tarkoitus on
raportoida kattava ja kriittinen yhteenveto valmisteen riskien ja hyotyjen suhteesta
huomioiden valmisteen turvallisuudesta saatu uusi informaatio. (23)

Turvallisuuskatsauksessa tulee raportoida tiedot muun muassa myyntiluvan haltijan
rahoittamista non-interventiotutkimuksista. Non-interventiotutkimuksella tarkoitetaan
esimerkiksi RWD:a hyédyntavaa havaintotutkimusta, epidemiologista tutkimusta,
rekistereita tai aktiivisia seurantaohjelmia. Katsauksen liitteena tulee listata kaikki
myyntiluvan haltijan sponsoroimat non-interventiotutkimukset, joiden ensisijainen
tavoite on tunnistaa, kuvata tai kvantifioida valmisteeseen liittyva turvallisuusriski,
todentaa valmisteen turvallisuusprofiili tai arvioida riskien minimointitoimen
vaikuttavuutta.

Osana turvallisuuskatsausta raportoidaan myds muun muassa laakitysvirheisiin ja
yhteisvaikutuksiin liittyvaa tietoa seka yhteenveto ladkevalmisteen turvallisuuteen

liittyvastad uudesta kirjallisuudesta, kuten vertaisarvioiduissa lehdissa julkaistuista

tutkimuksista. Myds naisséa on voitu hyédyntaad RWD:a.

Reaalimaailman data laaketurvatutkimuksessa

RWND:a on jo pitkdan kaytetty laaketurvatutkimuksessa. RWD:n laadun, kattavuuden
ja saatavuuden paranemisen, kehittyvien analyysimenetelmien ja kyvykkyyden hallita
ja analysoida suuria datamassoja odotetaan entisestaan lisdavan
tutkimusmahdollisuuksia.

Esimerkki terveydenhuollon rekisteristd, jota kaytetdan ladkevalmisteiden
turvallisuuden arvioinnissa, on THL:n yllapitdma valtakunnallinen rokotusrekisteri (24).
Vastaavasti Kelan reseptirekisterin tietojen yhdistaminen muihin terveydenhuollon
rekistereihin voi mahdollistaa |aaketurvatutkimuksen. Tietoja sairaaloissa annettavista
ladkkeista ei koota kansallisesti, eikd esimerkiksi infuusiona annettavista
l&akehoidoista ole samalla tapaa koottavissa analysoitavaa aineistoa kuin avohoidon
korvattavista reseptilaakkeista. Kun laakealtistukseen liittyvan aineiston
muodostaminen on hankalaa tai mahdotonta, se on este myds
laaketurvatutkimukselle. Este on my0s se, jos tietoja haittatapahtumista ei kirjata tai
ilmoiteta rekistereihin.

Laaketurvatutkimuksessa korostuu kansallisen ja kansainvalisen yhteistydn merkitys.
Kattavan tutkimusaineiston kokoamiseksi, esimerkiksi harvinaisten haittojen tai
pienten potilasryhmien kohdalla, tutkimuksia taytyy toteuttaa monikansallisesti. Jotta
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Suomi voi olla mukana monikansallisissa tutkimuksissa, taytyy aineistoihin liittyvien
prosessien ja aikataulujen vastata kansainvalisen tutkimuksen tarpeita. Osana
selvitysta on kaynyt ilmi esimerkkeja siitd, ettei Suomen aineistoa ole voitu ottaa
mukaan analyysiin kayttolupiin ja aineistonmuodostamiseen liittyvista puutteista
johtuen.

Myyntiluvan myontamisen jalkeen tehtava tehotutkimus

Myyntiluvan myontamisen jalkeen tehtavat tehotutkimukset (PAES, post authorisation
efficacy studies) voidaan toteuttaa satunnaistetussa tai satunnaistamattomassa
asetelmassa (25). EMA:n ohjeissa suositellaan PAES-tutkimukset toteutettavaksi
ensisijaisesti satunnaistetussa tutkimusasetelmassa, jotta voidaan hallita
satunnaistamattomaan tutkimusasetelmaan liittyvia harhan ja sekoittuneisuuden
lahteita. Harhaa ja sekoittuneisuutta on kasitelty yksityiskohtaisemmin luvussa 4.1.
Lisaksi satunnaistettu tutkimusasetelma on usein helpompi Iahtdkohta tilastollisille
analyyseille. Satunnaistamattoman tutkimuksen aineiston analysointi ja tulosten
tulkinta on yleensa vaikeampaa. Kun satunnaistaminen on tarpeen, voidaan harkita
myds ns. pragmaattista koeasetelmaa.

EMA:n ohjeistuksen mukaan satunnaistamattomien tutkimusasetelmien kaytto voi olla
perusteltua myyntiluvan jalkeen tehtavissa tehotutkimuksissa esimerkiksi silloin, jos

— satunnaistaminen ei ole toteutettavissa tai se ei ole eettista

— satunnaistetun kokeen tulosten sovellettavuus terveydenhuoltoon on
erityisen rajallinen

— hoidon lopputulokset ovat harvinaisia

— hoidon lopputulokset ovat hyvin ennakoitavissa tai vaikutukset ovat
voimakkaita.

Havaintotutkimus voi liséksi olla hyédyllinen hoidon vaikutusta muovaavien tekijéiden
tunnistamisessa. Vaikutusta muovaavien tekijéiden avulla voidaan maaritella
potilasryhmia, jotka hyotyvat hoidosta eri tavalla. Vaikutusta muovaavia tekijoita voivat
olla esimerkiksi ika, sukupuoli, muut sairaudet, sairauden vaikeusaste tai genotyyppi,
sairauden kesto seka aiemmat hoidot.
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4.2.4 Erillisrekisterit laakeregulaatiossa

EMA voi pyytaa myyntiluvan haltijaa keradmaan valmisteesta lisatietoja myyntiluvan
myontamisen jalkeen esimerkiksi erillisrekisteria (potilasrekisteri4, patient registry)
hyddyntaen (26). Tallainen velvoite voidaan asettaa esimerkiksi
riskienhallintasuunnitelman yhteydessa. Potilasrekistereitd kaytetdan myos
esimerkiksi ATMP-valmisteiden (advanced therapy medicinal products), kuten
geeniterapiatuotteiden, seurannassa seka lasten laakintaan tarkoitettujen
valmisteiden ja harvinaislddkkeiden vaikuttavuuden ja turvallisuuden seurannassa.
Rekistereiden kayttdéa on vaadittu noin 9 %:lle valmisteista, jotka ovat saaneet
myyntiluvan vuosina 2005-2013 (27).

Erillisrekistereilla voi olla merkittdva rooli esimerkiksi ladkevalmisteiden turvallisuuden
seurannassa. Erillisrekistereiden hyddyntamiseen liittyy kuitenkin merkittavia
rajoituksia, jotka koskevat niin ladkevalvontaviranomaisia kuin laakeyrityksiakin.

EMA:n potilasrekistereitda koskeva aloite vuodelta 2015 (28)

— tarkastelee keinoja olemassa olevien potilasrekisterien entista
paremmalle hyédyntamiselle ladkevalmisteiden hyotyjen ja riskien
arvioinnissa seka

—  pyrkii helpottamaan uusien erillisrekisterien perustamista silloin, kun
tarkoitukseen sopivia rekistereita ei ole olemassa.

Tavoite on, etta ladkevalvontaviranomaisten paatoksissa voidaan kayttaa
korkealaatuista rekisteridataa. Lisaksi tavoitteena on lisata keskustelua ja yhteistyota
l&aakevalvontaviranomaisten, laakeyritysten ja rekisterinpitajien valilla.

Tata kirjoitettaessa EMA on jarjestanyt potilasrekistereihin liittyen kolme tydpajaa,
joissa on kasitelty MS-taudin, kystisen fibroosin ja kantasolusiirtorekisterin
hyddyntamista (29-31). Oheisessa tietolaatikossa on yhteenveto tydpajasta, jossa
kasiteltiin Euroopan kantasolusiirtorekisterin mahdollista hyddyntamista uuden
geeniterapian (CAR-T -hoidon, chimeric antigen receptor T-cell) seurannassa. Lisaksi
EMA on julkaissut kaksi lausuntoa, jossa vastataan eraiden potilasrekisterin esittamiin
rekisterien kvalifiointiin liittyviin kysymyksiin (14,15).

4 EMA:n maaritelma potilasrekisterille: “Patient registries are organised systems that use observational
methods to collect uniform data on a population defined by a particular disease, condition, or exposure, and
that is followed over time”. Suomessa on kaytetty myds termeja erillisrekisteri tai tauti- ja
potilasryhmakohtainen laaturekisteri.

31



SOSIAALI- JA TERVEYSMINISTERION RAPORTTEJA JA MUISTIOITA 44/2018

ERILLISREKISTERIEN HYODYNTAMINEN CAR-T -HOITOJEN SEURANNASSA

CAR-T -hoidot ovat uusia geeniterapiahoitoja, joita kaytetadn esimerkiksi akuutin lymfoblastileukemian
ja diffuusin suurisoluisen b-solulymfooman hoidossa. Ensimmaiset CAR-T -hoidot saivat myyntiluvan
Euroopassa elokuussa 2018.

CAR-T -hoitojen seurannassa halutaan kayttaa Euroopan kantasolusiirtorekisterin (EBMT, European
Blood and Marrow Transplantation) tietoja seké& Yhdysvaltojen CIBMTR (Centre for International Blood
and Marrow Transplant Research) -dataa. EBMT-dataa kerataan yli 500 keskuksesta Euroopasta (n. 80
% kaikista Euroopan kantasolusiirtokeskuksista). EBMT-rekisteri sisaltaa tiedot myds Suomesta.

Euroopan ladkevirasto (EMA) jarjesti huhtikuussa 2018 tyopajan CAR-T -hoitojen myyntiluvan hakijoille,
EBMT- ja CIBMTR -rekisterien edustajille, laakevalvontaviranomaisille ja potilaiden ja HTA-
organisaatioiden edustajille. Tavoite oli sopia toteutettavissa olevista suosituksista, jotka kasittelevat

— CAR-T -hoidoista rekistereihin kerattavia tietoja (core data elements), potilaiden suostumusta,
rekisterien hallintaa, laadun varmistusta ja rekisterien yhteentoimivuutta;

—  Yhteistyota rekisterinpitajien, valmisteen myyntiluvan haltijoiden/hakijoiden ja
|adkevalvontaviranomaisten valilla. Yhteistydn tavoite on helpottaa CAR-T -hoitojen seurantaa
tavanomaisessa kliinisessa kaytdssa ja mahdollistaa tarkoituksenmukaisen datan tuottaminen hoitojen
vaikutuksista ja turvallisuudesta rekisterien avulla.

Yhteenveto tydpajassa maédritellyistd ydintiedoista (core data elements) on raportoitu liitteessa 8.
Tydpajan lopputuloksena maaritellyt, rekisteridatan kayttoon liittyvat, keskeiset suositukset ovat:

—  L&akevalvontaviranomaisten ja laakeyritysten tulisi ymmartaa, minkalaista dataa rekistereihin voidaan
kéytannossa keratd jarjestelméllisesti. Vastaavasti heidan tulisi iimoittaa rekisterinpitéjille omat
datatarpeensa.

—  Potilaille ja vaestolle tulisi paremmin tiedottaa rekisteridatan kayton hyodyistd (rekisterinpitdjien,
potilasjarjestojen ja laakevalvontaviranomaisten tehtava).

— Rekisterinpitdjien tulisi varmistaa, etté potilaat ovat antaneet riittdvén kattavan suostumuksen tiedon
jakamiseen ja kayttoon.

— Rekisterinpitjien, |aakevalvontaviranomaisten ja ladkeyritysten tulisi sopia yhteisistd rekistereihin
kerattavista tiedoista (core data elements). Lisaksi tulisi harmonisoida datan maarittelyt eri rekisterien
valilla seka sopia siita, mita potilaiden raportoimia lopputuloksia on kaytdnnéssa mahdollista kerata
jarjestelmallisesti.

Rekisterinpitajien ja laakevalvontaviranomaisten tulisi sopia indikaattorit datan yhdenmukaisuuden,
paikkansapitavyyden ja kattavuuden arviointiin.

Viranomaisen edellyttamien turvallisuus- ja tehotutkimusten tekeminen ja raportointi ovat myyntiluvan
haltijan tehtavia. Tyopajan perusteella suositeltavin CAR-T -hoitoja koskevan datan analysoinnin
toteuttaja olisi rekisterinpitdja tai kolmas osapuoli, kuten akateeminen yksikkd tai tutkimuspalveluja
tuottava yritys. Lahde: Report on CAR T-cell therapy Registries Workshop (29)
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4.3 Reaalimaailman data ja laakinnallisten
laitteiden valvonta

Valviran tehtavana on terveydenhuollon laitteiden ja tarvikkeiden
vaatimustenmukaisuuden valvonta seka turvallisen kayton edistaminen. Suomessa
tehtavakenttaa sdantelee voimassa oleva kansallinen laki terveydenhuollon laitteista
ja tarvikkeista (L629/2010) rinnakkain uusien EU asetusten (2017/745 ja 2017/746)
kanssa siirtymakauden ajan. Laakinnallisten laitteiden asetusta (MD-asetus, MDR)
sovelletaan 26.5.2020 alkaen ja in vitro -diagnostisten laitteiden asetusta (IVD-asetus,
IVDR) 26.5.2022 alkaen.

Valvira yllapitaa esimerkiksi laite- ja vaaratilannerekisteria seka kliinisen
laitetutkimuksen rekisteria, joihin kerataan laitekohtaisia tietoja ja joka ei siséalla
henkil6tietoja. Laakinnallisen laitteen valmistajan on ilmoitettava tiedot
valmistamistaan ja markkinoilla saattamistaan tuotteista Valviran yllapitamaan
laiterekisteriin. Tuotteen markkinoille saattaminen edellyttaa, etta se tayttaa sita
koskevat saadokset ja ettéa valmistajalla on tuotteesta vaaditut asiakirjat. Valmistajan
on annettava vaatimustenmukaisuusvakuutus ja kiinnitettava tuotteeseen CE-
merkinta vaatimustenmukaisuuden osoittamiseksi. Ladkinnalliset laitteet jaetaan
kayttotarkoituksen perustelle neljaan riskiluokkaan. Laitteilta ja tarvikkeilta, jotka
kuuluvat tuoteluokkiin 1A, 11B ja Il (yleensa invasiivisia tai muuten korkean riskin
laitteita) edellytetdan ilmoitetun laitoksen arviointia (vaatimustenmukaisuuden
osoitus). limoitetut laitokset ovat riippumattomia puolueettomia arviointilaitoksia, jotka
yhdessa valmistajan kanssa arvioivat terveydenhuollon laitteiden
vaatimustenmukaisuuden. Valviran valvonnassa olevia ilmoitettuja laitoksia
Suomessa ovat SGS Fimko Oy ja Eurofins Expert Sevices Oy.

Kliinisen laitetutkimuksen aloittamisesta tulee tehda ilmoitus Valviralle. Kliinisella
laitetutkimuksella tai in vitro diagnostisten (IVD)-laitteen osalta ns. suorituskyvyn
arviointitutkimuksella selvitetdan laitteen ja tarvikkeen toimivuutta ja kayttéon
soveltuvuutta. Tutkimuksessa maaritetdan ja arvioidaan laitteen ja tarvikkeen
ominaisuuksia, suorituskykya seka haittavaikutuksia. Se on osa
vaatimustenmukaisuuden osoittamista koskevaa menettelya ennen markkinoille
saattamista tai kayttédnottoa.

Suomessa tapahtuneesta terveydenhuollon laitteen tai tarvikkeen aiheuttamasta
vaaratilanteesta on aina tehtava ilmoitus Valviralle. limoittamisvelvollisuus koskee
Suomessa laitteiden ja tarvikkeiden valmistajia ja ammattimaisia kayttajia seka
laitteita ja tarvikkeita maahantuovia yrityksia. Valmistajalta ja kayttajalta saapuneet
vaaratilanneilmoitukset rekisterdidaan vaaratilannerekisteriin, jossa vaaratilanne
luokitellaan ja tapaus arvioidaan.
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Edelld kuvatut kansalliset rekisterit ovat tulevaisuudessa tietovaranto, johon RWD:a
keraantyy laakinnallisista laitteista. EU asetusten voimaantulon my6ta tiedon maaran
odotetaan kasvavan mm. markkinoille tulon jalkeisen seurannan tehostuessa (PMCF,
Post Market Clinical Follow-up). Tietoa keraantyy ja yhdistyy myds EU-tasoiseen
tietokantaan EUDAMED (European Database for Medical Devices), jonka kautta tieto
on laajasti kaytettavissa. Myos tiedot kliinisista laitetutkimuksista seka IVD-laitteiden
suorituskyvyn arviointitutkimuksista tulevat EUDAMED-rekisteriin. Asetusten
soveltamisvaiheessa tarkentuu kuva siitd, minka tyyppistd RWD:a edelld kuvattuihin
rekistereihin tulee kerata. EU komissio on laatinut ohjeistusta, mm. PMCF
tutkimuksista, joita tulisi tehda laitteista, joihin liittyy korkea riski, jotka ovat
innovatiivisia tai joiden kohderyhma on esim. lapset (32). Nama tutkimukset voivat olla
ennen markkinoille tuloa vaatimustenmukaisuuden, riskein ja hydtyjen osoittamiseksi
suoritettujen tutkimuksen jatkoseurantaa, kliinisia tutkimuksia, laiterekisteri dataan
pohjautuvia tutkimuksia tai retrospektiivisia dataan pohjautuva katsaus laitteen
kaytosta potilailla.

Yhdysvalloissa ladkinnallisten laitteiden valvonta poikkeaa eurooppalaisesta
menettelysta. Laitteet tulevat markkinoille viranomaisen (FDA) hyvaksymismenettelyn
kautta. Laitteiden markkinoille tulovaiheessa nayttd laitteen hyddyista ja haitoista on
usein vahaista. Taman johdosta laitteen kayton myoéta kertyvaa RWD:a on tarpeen
kerata laitteen turvallisuuden ja vaatimustenmukaisuuden seurannassa. FDA on
julkaissut ohjeistuksen koskien RWE:n kayttda ladkinnallisten laitteiden regulaatiossa
(33). RWE on tunnistettu merkittavaksi laakinnallisten laitteiden regulaatiossa, joten
FDA on nahnyt tarkedksi ohjeistaa ja kannustaa kerddmaan ja oppimaan kliinisessa
rutiinikdytdssa kertyvasta datasta ja kokemuksesta.

4.4 Reaalimaailman data ja terveydenhuollon
menetelmien arviointi

Terveydenhuollon menetelmien arvioinnissa tutkitaan monitieteisesti menetelmien
kehittymisen, leviamisen ja kayton edellytyksia seka niiden aiheuttamia terveydellisia,
sosiaalisia, eettisia ja taloudellisia vaikutuksia. Luotettava tieto menetelmien lyhyt- ja
pitkaaikaisvaikutuksista antaa perustan terveydenhuollossa tehtaville paatoksille.
Terveydenhuollon menetelmia ovat kaikki l1aakkeet, laitteet, kirurgiset ja muut
toimenpiteet, ennalta ehkaisevat ja kuntouttavat toimintatavat seka erilaiset
jarjestelmat, joiden avulla terveytta pidetaan ylla ja suojellaan.
Terveydenhuollonmenetelmien arvioinnista kaytetdan usein lyhennettd HTA (Health
Technology Assessment). (34)

34



SOSIAALI- JA TERVEYSMINISTERION RAPORTTEJA JA MUISTIOITA 44/2018

Toisin kuin ladkkeiden keskitetty myyntilupa-arviointi, HTA ja terveydenhuollon
menetelmien kayttdon ja korvattavuuteen liittyva paatdksenteko ovat EU-jdsenmaissa
kansallista toimintaa. Eri HTA-organisaatiot voivat myds hyédyntdda RWD:a omassa
tydssaan tarkoituksenmukaiseksi katsomallaan tavalla. Kansallisten HTA-
organisaatioiden maara vaihtelee eri maissa. Esimerkiksi EUnetHTA-verkostossa on
mukana 28 jasenmaasta yli 70 organisaatiota (35). EUnetHTA on Euroopan
komission rahoittama Eurooppalainen terveydenhuollon menetelmien
arviointiverkosto.

Suomessa erilaisten terveydenhuollon menetelmien arviointi ja niiden kayttéon liittyva
paatdksenteko on hajautettu eri organisaatioihin. La&kehoitojen osalta tilannetta on
kuvattu taulukossa 4. Laakinnallisten laitteiden osalta paatds kaikkien merkittavien ja
rutiinikayttéon ehdotettujen laitteiden kaytosta sairaanhoitopiireissa tulisi perustua niin
sanottuun mini-HTA -menettelyyn (36). Se on varsinaista HTA-prosessia suppeampi
|ahestymistapa naytdn kokoamiseen ja arviointiin. Mini-HTA:ssa kasitelldaan
I1dakinnallisen laitteen kayton edellytyksia, sen turvallisuutta ja odotettuja hyotyja seka
hankintaan ja kayttdon liittyvid kustannuksia. Kéytanndssa 1aakinnallisten laitteiden
kayttéonotto toteutuu usein sairaala- tai toimialakohtaisesti ilman jarjestelmallista
arviointia. Kayttddnottopaatdksesta vastaa yleensa terveydenhuollon yksikén
ylildakari tai johtajaylilaakari. Tarvittaessa kayttdonottopaatokseen voi hakea lisatietoa
my0s arviointiylilddkarilta ja erva-alueen arviointiryhmalta. Kansallisen HTA-
koordinaatioyksikén (FinCCHTA) vastuulla on terveydenhuollon menetelmien
arviointitydn kansallinen koordinointi sairaanhoitopiireissa. Vuonna 2016 lopetettu
terveydenhuollon menetelmien arviointiyksikkd Finohta tuotti arviointitietoa
terveydenhuollon paatésten tueksi vuodesta 1995 alkaen.

Taulukko 4. Laakehoitojen arvioinnin nykytila Suomessa (37)

Ladkeryhma HTA-tiedon tuottaja HTA-tiedon hyodyntaja /
kannanoton tekija
Avohoidon Laaketeollisuus Laakkeiden hintalautakunta (Hila)
reseptilddkkeet (Fimea) Kela
(EUnetHTA)
Sairaalaldakkeet? Fimea, ladketeollisuus Palveluvalikoimaneuvosto (Palko)
(EUnetHTA) Sairaanhoitopiirit

(Sairaanhoitopirit,
arviointiylilaakarit)

Yleisvaarallisten ja (Fimea) Sosiaali- ja terveysministerion
ilmoitettavien (EUnetHTA) (STM) tyéryhmat
tartuntatautien ladkehoito

Kansalliseen THL STM, Valtiovarainministerio,
rokotusohjelmaan Eduskunta

kuuluvat rokotteet

@ Sairaalalaake on tarkoitettu kaytettédvaksi paaasiallisesti julkisen terveydenhuollon sairaaloissa, laakkeen
paaasiallinen ostaja on sairaala tai kaytto tai kayttdkuntoon saattaminen edellyttdd yleensa sairaalamaisia
olosuhteita.
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HTA-toiminnan tehostamiseksi ja paallekkaisen tyon valttdmiseksi Euroopan komissio
on ehdottanut jasenvaltioiden valisen HTA-yhteistyon vahvistamista. Yhteistyd
perustuisi neljaan pilariin: 1) yhteiset 1dadkkeiden ja erdiden 1ddkinnallisten laitteiden
kliiniset arvioinnit, 2) yhteiset tieteelliset neuvonnat myyntilupaviranomaisten kanssa,
3) kehittyméassa olevien terveydenhuollon menetelmien kartoittaminen seka 4) jatkuva
vapaaehtoinen yhteistyd muiden menetelmien arvioinnissa. Yhteistydn on ehdotettu
kaynnistyvan vuonna 2023 ja muuttuvan pakolliseksi kolmen vuoden siirtymaajan
jalkeen. (38)

Terveydenhuollon menetelmien arvioinnissa on perinteisesti hydédynnetty RWD:a
esimerkiksi

— hoidon kohderyhman ja sairauden epidemiologian kuvailussa

— hoitovaihtoehtojen kaytdn nykytilanteen kuvailussa

— kustannusvaikuttavuuden arvioinnissa ja siihen tarkoitettujen
paatdsanalyyttisten mallien rakentamisessa ja parametrisoinnissa

— budjettivaikutusten arvioinnissa

— satunnaistettujen kokeiden sovellettavuuden arvioinnissa.

Tilanteissa, joissa uuden terveydenhuollon menetelman vaikutuksiin tai kustannuksiin
liittyy merkittdvaa epavarmuutta, voi olla tarkoituksenmukaista kerdtd RWD:an
perustuvaa lisatietoa sen kliinisen kaytén yhteydessa. Lisatietoa voi tapauskohtaisesti
olla tarpeen kerata esimerkiksi terveydenhuollon menetelman kaytosta,
hoitotuloksista, turvallisuudesta tai vaikutuksista palvelujen ja voimavarojen kayttoon.
Tallaista tietoa voidaan hyddyntaa esimerkiksi paatdsten ja suositusten uudelleen
arvioinnissa tai ladkkeiden hallitun kayttdédnoton sopimuksissa.

Kliinisen vaikuttavuuden ja turvallisuuden arviointi

Arvioinnin kohteena olevan terveydenhuollon menetelman kliinista vaikuttavuutta ja
turvallisuutta kasittelevat tutkimukset tunnistetaan tyypillisesti jarjestelmallisen
kirjallisuuskatsauksen avulla. Erityisesti ladkehoitojen osalta arviointi perustuu
yleensa satunnaistettuihin kokeisiin seka tarkoituksenmukaiseen ndytdn synteesiin
kuten perinteiseen meta-analyysiin tai verkostometa-analyysiin. Naytto 1aakinnallisten
laitteiden kliinisesta vaikuttavuudesta ja turvallisuudesta on yleensa ladkehoitoja
huomattavasti suppeampaa. Esimerkiksi CE-merkintd perustuu laitevalmistajan
tekemaan hyoty- ja riski-arvioon. Se ei ole todiste siita, etta laitteen kaytolla
saavutettaisiin terveyshyotyja.

RWD:n kayttda kliinisen vaikuttavuuden ja turvallisuuden arvioinnissa rajoittaa se, etta
usein arvioinnin kohteena on uusi menetelma, jota on kaytetty hyvin rajallisesti (tai ei
ollenkaan, pl. tutkimuksellinen tai erityislupaan liittyva kayttd) terveydenhuollossa.
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Talléin esimerkiksi uusien ladkehoitojen kohdalla arviointi perustuu samoihin
tutkimuksiin, joita on kaytetty myyntilupahakemuksessa. RWD:an perustuvaa tietoa
voidaan kuitenkin kayttaa esimerkiksi satunnaistettujen kokeiden sovellettavuuden
arvioinnissa tai yksihaaraisten kliinisten kokeiden kontekstualisoinnissa (ks. kappale
4.1). Lisaksi on kehitetty menetelmid, jotka mahdollistavat RWD:n hyédyntamisen
verkostometa-analyysissa.

Taloudellinen arviointi ja budjettivaikutusanalyysit

Yksi RWD:n keskeistd hydodyntamiskohteista on taloudellinen arviointi. RWD:a
voidaan kayttda esimerkiksi kustannusvaikuttavuuden arviointiin tarkoitettujen
paatdsanalyyttisten mallien rakentamisessa ja parametrisoinnissa.

Kustannusvaikuttavuusmalleissa RWD:an perustuvaa tietoa voidaan kayttaa
esimerkiksi potilaskohortin maarittelyssa seka kustannusten ja terveysvaikutusten
arvioinnissa. RWD- ja RWE-tarpeet voivat liittyd esimerkiksi potilaiden taustariskin,
sairauden etenemista tai terveydentilassa tapahtuvia muutoksia kuvaavien
siirtymatodenndakdisyyksien, ian, elinajanodotteen, utiliteettien ja muiden
potilasryhman ominaispiirteitd kuvaavien malliparametrien maarittelyyn. Lisaksi
RWD:an perustuvaa tietoa tarvittaisiin hoidon kohderyhman koon ja
budjettivaikutusten arvioinnissa.

Tieteellinen neuvonta

EMA, yksittaiset kansalliset virastot ja EUnetHTA tarjoavat 1aakeyrityksille
mahdollisuuden hakea yhtaaikaista tieteellistd neuvontaa EMA:Ita ja HTA-
organisaatioilta. Vastaavaa palvelua ei ole tarjolla terveysteknologiayrityksille. EMA:n
ja EUnetHTA:n yhteisen tieteellisen neuvonnan keskeinen tavoite on, etta yrityksen
laakekehitysprojektin aikana tuottama nayttd vastaisi paremmin seka
myyntilupaviranomaisen ettd kaytdsté ja korvattavuudesta paattdvien maksajatahojen
tarpeita. Yhteisessa tieteellisessa neuvonnassa kysymykset voivat koskea joko
myyntilupakasittelyd, HTA:a tai naitd molempia. Tieteellisessa neuvonnassa
viranomaistahot kommentoivat yrityksen esittamia kysymyksia ja ratkaisuehdotuksia.
Tieteellista neuvontaa voi hakea myés RWD: n kayttda koskeviin
tutkimussuunnitelmiin ja myyntiluvan ja kdyttéénoton jalkeiseen lisdnaytén
tuottamiseen.

Suomalaiset HTA-organisaatiot eivat toistaiseksi ole osallistuneet EMA:n ja
EUnetHTA:n yhteisiin tieteellisiin neuvointoihin. Fimea, Hila tai FinCCHTA eivat
mydskaan tarjoa pelkkda HTA:han liittyvaa virallista tieteellistd neuvontaa.
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Kayttoonoton jalkeinen lisatiedon tuottaminen

Kayttéonoton jalkeen kerattya RWD:a voidaan kayttaa suositusten tai
korvauspéaatdsten uudelleen arvioinnissa. Esimerkki jarjestelmallisesta lisatiedon
kerddmisestad on NICE:n Cancer Drug Fund (kts. infolaatikko).

Suomessa ei ole kansallisia prosesseja laakehoitojen tai muiden terveydenhuollon
menetelmien kayttdonoton jalkeiseen lisdtiedon kokoamiseen tai hyédyntamiseen.
Hila voi kuitenkin hyddyntaa Kelan tietoaineistoja paatdsten uudelleen arvioinnissa.
Hilan paatos ladkkeen korvattavuudesta ja kohtuullisesta tukkuhinnasta on voimassa
enintaan viisi vuotta. Hila arvioi korvattavuuden uudelleen maaraajan taytyttyd, mikali
myyntiluvan haltija jattda uusintahakemuksen. Talloin Hila voi tarvittaessa pyytaa
Kelasta tarkempia tietoja Iddkevalmisteen korvatuista ostoista. Lisdksi esimerkiksi
HUS:n laakearviointiryhma edellyttda suosituksissaan jalkiraportointia noin kahden
vuoden kuluttua siitéd kun uusi ladkehoito on otettu kayttoon.

CANCER DRUG FUND (CDF)

CDF on rahasto, jonka kautta kustannetaan osa Englannin terveydenhuoltojarjestelmassa (NHS
England) kaytdssa olevista uusista syopalaakkeista.

Englannin ja Walesin arviointiviranomainen NICE (National Institute for Health and Care Excellence) voi
suositella laakkeen kayttoa osana CDF-rahaston toimintaa tilanteissa, joissa hoidolla arvioidaan olevan
uskottavaa potentiaalia rutiininomaiseen kaytt66n. Hoidon kliinisiin vaikutuksiin liittyy kuitenkin
huomattavaa epdvarmuutta, mika vaatii lisdnaytén keraamistd osana kliinista tutkimusta tai osana
ladkkeen kayttod terveydenhuollossa. CDF siis rahoittaa ladkkeen kayton, jotta sen kayttdonotto ei
viivasty. Tallin kuitenkin edellytetdan lisanayttéd hoidon vaikutuksista ennen kuin sita voidaan harkita
suositeltavaksi rutiininomaiseen kaytto6n.

Jos hoito kustannetaan CDF-rahastosta, myyntiluvan haltijan ja hoidon maksajan (NHS England) taytyy
tehda ns. hallitun kayttdonoton sopimus. Sopimuksessa on kaksi keskeista osaa:

—  Sopimus tietojen kera@misesta, jossa maaritellddn ne muuttujat, joista data tulee kerata
—  Taloudellinen sopimus, jossa maaritelldén hoidon hinta sopimuskauden ajaksi

Tyypillisesti NICE arvioi CDF:n kautta rahoitetun hoidon uudelleen 24 kuukauden kuluessa suosituksen
julkaisemisesta. Tarkoitus on ottaa kantaa siihen, voidaanko hoitoa suositella rutiininomaiseen kayttéon.

Lahde: https://www.nice.org.uk/about/what-we-do/our-programmes/nice-guidance/nice-technology-
appraisal-guidance/cancer-drugs-fund
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Makadyn ja kumppaneiden artikkelissa on kuvattu kolmen eurooppalaisen HTA-
organisaation (AIFAS Italiasta, HAS® Ranskasta ja ZIN7 Alankomaista)
l[&hestymistapoja RWD:n kayttdon osana laékehoitojen ehdollisen korvattavuuden
prosessia (39). RWD:n kokoamiseen ja analysointiin liittyvissa prosesseissa on eroja
maiden valilla. Seka Italiassa ettd Ranskassa lisatietojen kerdamisen prosessi
kuitenkin on samankaltainen:

1. Osana HTA:a tunnistetaan nayttoon liittyvat epavarmuuden lahteet ja
puutteet.

2. Muyyntiluvan haltijaa pyydetéan tuottamaan tutkimussuunnitelma
lisdnayton kerdamiseen. HTA-organisaatiot tarjoavat tieteellista
neuvontaa tutkimusasetelmien valinnassa. Neuvonta sisaltaa myos
yksityiskohtaisia esimerkkeja kansallisista tietovarannoista, joiden avulla
maarattyihin kysymyksiin voisi vastata.

3. Tutkimussuunnitelman arvioi riippumaton komitea.

4. Kun tutkimussuunnitelmaa on muokattu komitean kommenttien
perusteella, HTA-organisaatio ja myyntiluvan haltija tekevat
sopimuksen, joka sisaltaa tutkimussuunnitelman seka ajankohdan sille,
milloin myyntiluvan haltijan tulee toimittaa lisatiedot arvioitavaksi.

RWD:an perustuvaa lisatietoa kaytetdan esimerkiksi hoidon vaikuttavuuden tai
kustannusvaikuttavuuden uudelleenarvioinnissa, tai kun valmisteen hinnasta
neuvotellaan uudelleen. Alankomaissa ja Ranskassa vastuu datan kerdamisesta on
myyntiluvan haltijalla. Italiassa AIFA osallistuu aktiivisesti tuotteen tai kayttdaiheen
mukaisten rekisterien perustamiseen.

RWD:a hydédynnetdan myos hintaneuvotteluissa ja osana niin sanottuja hallitun
kayttéonoton sopimuksia tai ehdollista korvattavuutta. Italian ladkeviranomaiseen
AlFA:an viitataan usein esimerkkina siita, miten rekistereitd voidaan hyédyntaa
erilaisissa hinnoitteluratkaisuissa, kuten indikaation mukaisessa hinnoittelussa,
yhdistelmahoitojen hinnoittelussa ja hoidon vasteen mukaisessa hinnoittelussa (kts.
infolaatikko).

5 AIFA = ltalian Medicines Agency (Agenzia ltaliana del Farmaco)
8 HAS = High Authority for Health (Haute Autorité de santé)
7 ZIN = National Healthcare Institute (Zorginstituut Nederland)
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ITALIAN LAAKEVIRANOMAISEN MONITOROINTIREKISTERIT

Italian laakeviranomaisen AIFA:n monitorointirekisterit ovat olleet kdytossa Italiassa vuodesta 2005.
Niiden ensisijainen tavoite on edistad innovatiivisten hoitojen saamista potilaiden k&yttdon, varmistaa
ndiden hoitojen kayton taloudellinen kestévyys, kerata epidemiologista dataa ja monitoroida hoitojen
tarkoituksenmukaista kayttoa.

Monitorointirekistereita on Italiassa yli sata. Monitoroidut hoidot ovat tyypillisesti huomattavan kalliitta
uusia laakkeita, joiden vaikuttavuuteen, turvallisuuteen, tarkoituksenmukaiseen kayttoon
kustannusvaikuttavuuteen tai budjettivaikutukseen liittyy merkittavaa epavarmuutta.

Seurannan kohteena olevien hoitojen korvauksen edellytys on, etta hoitava ladkari rekisterdi potilaan ja
kirjaa erikseen maaritellyt tiedot verkkopohjaiseen jarjestelmaan. Jarjestelméa kautta |d&kkeen maaraéja
voi seurata useita potilaan hoitoon liittyvia parametreja (esim. kéayttdaihe, hoitotulokset,
yhteisvaikutukset ja hoidon kustannukset).

Erityyppisilla toimijoilla on erilainen paasy dataan. Vuonna 2015 raportoitujen tietojen perusteella eri
rekistereiden tietoja voivat hyédyntda AIFA, ltalian 21 aluetta, yli 1 000 sairaalaa, 25 000 kliinikkoa,
1500 apteekkia ja 32 laakeyritystd. Myyntiluvan haltijat tukevat omien tuotteidensa rekisterien
perustamista.

Lahde: Montilla 2015 (40)

Vaikka AlIFA:n Idhestymistapaan viitataan usein, eivat kaikki tahot pida tuotekohtaisia
rekisteriratkaisuja tarkoituksenmukaisena. Esimerkiksi EMA suosii
potilasryhmakohtaisten rekisterien hyddyntadmistd muun muassa siita syysta, etta ne
mahdollistavat hoitovaihtoehtojen vertailun.

Myds suomalaisten HTA-toimijoiden haastattelussa tuotiin esiin ndkemys siita, etteivat
AIFA:n hyddyntdmat tuotekohtaiset erillisrekisterit ole valttamatta tulevaisuudessa
toimivin ratkaisu. Kertaalleen potilastietojarjestelmaan tai potilasryhmakohtaiseen
laaturekisteriin, riittdvan yhdenmukaisesti, kattavasti ja oikein, kirjattu tieto pitaisi olla
kaytdssa seka kliinisessa tydssa ettd esimerkiksi HTA-toimintaan liittyvissa
kayttétarkoituksissa.

Hallitun kayttoonoton sopimukset

Osana HTA-prosessia voidaan arvioida, liittyykd terveydenhuollon menetelman
(tyypillisesti ladkehoidon) hoidolliseen tai taloudelliseen arvoon merkittavaa
epavarmuutta tai ovatko kustannukset kohtuuttomat hoidolla saavutettuun hyétyyn
verrattuna.
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Jotta hoidollisesti mahdollisesti arvokkaita 1adkkeita saataisiin kayttddn sellaisella
hinnalla, johon yhteiskunnalla on varaa, on eri maissa otettu kayttdon niin sanottuja
riskinjakosopimuksia eli hallitun k&yttéonoton sopimuksia (MEA, managed entry
agreement). Sopimuksissa laakkeen kayton tai korvattavuuden ehdoksi asetetaan
tyypillisesti hinnanalennus. Tarkoituksena on jakaa uuteen valmisteeseen liittyvasta
epavarmuudesta maksajalle aiheutuvaa taloudellista riskia ladkeyrityksen kanssa
(41). RWD:a tarvitaan esimerkiksi sopimuksissa, jotka perustuvat hoidon
lopputulokseen. Esimerkkeja tallaista sopimuksista ovat

— palautusmenettely: maksu palautetaan niiden potilaiden osalta, jotka
eivat saavuta sovittua tavoitetta

— hoidon vasteelle ehdollinen korvaus: maksu jatkuu vain niiden potilaiden
osalta, jotka saavuttavat sovitun tavoitteen maarattyyn aikaan mennessa

— lopputulokseen liittyva hinta: paremmat hoidon lopputulokset johtavat
korkeampaan hintaan. Hinta maksetaan, kun lopputulos saavutetaan.

Suomessa Hilan on ollut vuoden 2017 alusta lahtien mahdollista vahvistaa
ld&kevalmisteelle ehdollinen korvattavuus, joka on suomalainen riskinjakomalli. Tata
kirjoitettaessa kaikki sopimukset ovat olleet taloudellisia sopimuksia. Taloudellisella
sopimuksella voidaan tarkoittaa monenlaisia hinnanalennuksiin perustuvia
sopimuksia, kuten alennusta, kustannuskattoa tai kaytén volyymiin perustuvaa hintaa.
Sopimusten yksityiskohdat eivat ole julkista tietoa. Lisaksi Suomessa on tehty
yksittaisia hallitun kayttdéonoton sopimuksia sairaanhoitopiirien ja laakeyritysten valilla.

Sopimuksiin liittyva keskeinen haaste on sen varmistaminen, etta julkishallinnon
organisaatiossa on riittdvat resurssit ja osaaminen sopimuksiin liittyvaan toimintaan.

4.5 Reaalimaailman data ja
laakitysturvallisuuden seuranta

Laakitysturvallisuudella tarkoitetaan Iddkkeiden kayttoon liittyva turvallisuutta, joka
kattaa sosiaali- ja terveydenhuollossa toimivien yksildiden ja organisaation periaatteet
ja toiminnot, joiden tarkoituksena on varmistaa ladkehoidon turvallisuus seka suojata
potilasta vahingoittumasta. Laakitysturvallisuus kasittaa toimenpiteita ladkkeiden
kayttdéon liittyvien haittatapahtumien ehkaisemiseksi, valttdmiseksi ja korjaamiseksi
(20).

Laakitykseen liittyvien vaaratapahtumien seurantaa tehdaan sosiaali- ja
terveydenhuollon yksikdissa erilaisin menetelmin. Seurannassa voidaan kayttaa
potilasturvallisuuden vaaratapahtumien raportointiin tarkoitettua erillisjarjestelmaa
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(esim. HaiPro). Sita voidaan tehda myds potilastietojarjestelmien avulla tai
manuaalisesti. Vaaratapahtumien raportointi on ensisijaisesti tarkoitettu organisaation
oman toiminnan seurantaan ja kehittdmiseen, eikd vaaratapahtumia koskevia tietoja
koota kansallista seurantaa varten. Esimerkiksi potilasturvallisuusyhdistys kokoaa
kuitenkin HaiPro-ilmoituksista tutkimusaineistoa. Tutkimusmahdollisuuksia rajoittaa
se, ettd HaiPro on anonyymi, eli potilasta tai vaaratapahtuman ilmoittajaa ei voida
tunnistaa.

Vaaratapahtumailmoitusten maara riippuu monesta tekijasta. Tunnetusti
ilmoitusaktiviteetti on puutteellista ja se voi vaihdella ajassa ja alueittain, mika rajoittaa
l&akitysturvallisuuteen liittyvan datan hyddyntamista laakitysturvallisuuden kansallisen
seurannan ja ohjauksen tarpeisiin. Dataan liittyvista puutteista huolimatta olisi tarve
panostaa vaaratapahtumien kirjaamisen yhdenmukaisuuteen ja kattavuuteen.

Vaaratapahtumailmoitusten kansallinen kokoaminen voisi mahdollistaa datan
hyddyntamisen laakitysturvallisuuden kansallisen ohjauksen ja kehittdmisen tarpeisiin.
Vaaratapahtumailmoitusten hyédyntaminen sellaisenaan ei kuitenkaan ratkaise
I&&kitysturvallisuuden seurannan ja ohjauksen kansallista tarvetta, vaan kokonaisuus
tulisi miettia uudelta pohjalta hyddyntden muun muassa EMA:n ja WHO:n suosituksia
(42,43).

4.6 Reaalimaailman data ja kansallinen ohjaus
— esimerkkina laakehoidot

Laakehoitojen ohjaukseen, valvontaan ja kehittdmiseen liittyvat RWD-tarpeet ovat
moninaiset. Tavoite on, ettd sote-tietovarantoja hyddynnetdan entista paremmin
johtamisessa, paatdksenteossa, resurssien kohdentamisessa ja ladkkeiden kaytdn
seka laakehuollon ohjauksessa kaikilla tasoilla (valtio, palvelun jarjestaja, palvelun
tuottaja) (44). Ladkehoidon seurannan ja ohjauksen tavoitteena on varmistaa
vaikuttavan, turvallisen, laadukkaan, yhdenvertaisen ja taloudellisen ladkehoidon
toteutuminen eli 1ddkkeiden jarkeva kaytto.

Sosiaali- ja terveysministerid vastaa sosiaali- ja terveydenhuollon toiminnan yleisesta
ohjaamisesta, suunnittelusta ja kehittdmisesta sdados-, resurssi- ja informaatio-
ohjauksen keinoin. Ministerion yhteydessa toimii Ladkkeiden hintalautakunta (Hila) ja
Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto (Palko). Hila vahvistaa
ladkekorvausjarjestelmaan kuuluvien ladkevalmisteiden, kliinisten ravintovalmisteiden
ja perusvoiteiden korvattavuudet ja tukkuhinnat. Palko antaa suosituksia siitd, mitka
palvelut kuuluvat terveydenhuollon palveluvalikoimaan eli ovat julkisin varoin
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rahoitettuja terveydenhuollon palveluita. Palveluvalikoimaa sovelletaan seka julkiseen
terveydenhuoltoon, esimerkiksi 1ddkehoitoihin jotka annetaan sairaaloissa, etta
yksityiseen terveydenhoitoon, josta maksetaan sairasvakuutuslain mukaisia
korvauksia.

Kansallisen ohjauksen kokonaisuuteen kuuluvat myés hallinnonalan virastojen ja
laitosten toiminta. La&kealan turvallisuus- ja kehittamiskeskus Fimea toimii ihmisille tai
elaimille tarkoitettujen laakkeiden, veri- ja kudosvalmisteiden seka ladkealan
toimijoiden lupa- ja valvontaviranomaisena. Lisaksi Fimea tehtavia ovat Iddkealan
kansallisen kehittdmisen koordinointi, tutkimustehtavat ja ladkehoitojen arviointi.
Terveyden- ja hyvinvoinnin laitos (THL) tutkii, seuraa, arvioi ja kehittda seka ohjaa
sosiaali- ja terveydenhuollon toimintaa ja antaa asiantuntijatukea hyvinvointia ja
terveytta edistavan politiikan, toimintatapojen ja kaytantdjen toteuttamiseksi. Sosiaali-
ja terveysalan lupa- ja valvontaviranomainen (Valvira) ohjaa ja valvoo palvelujen
laatua seka terveysriskien hallintaa. Valtion lupa- ja valvontavirasto Luova
perustetaan vuoden 2021 alussa. Sinne kootaan valtion lupa-, ohjaus- ja
valvontatehtavid muun muassa nykyisista aluehallintovirastoista, ELY-keskuksista ja
Valvirasta.

Kela vastaa ladkekorvausjarjestelman toimeenpanosta seka tiedottaa, tutkii ja laatii
tilastoja, arvioita ja ennusteita seka tekee ehdotuksia toimialaa koskevista
lainsdadannon kehittamistarpeista. Kela tuottaa muun muassa vuosittaisen tilaston
|Iddkekorvauksista ja 1ddkareiden ladkkeen maaraamiskaytanndista. Lisaksi Kela ja
Fimea tuottavat vuosittain tilastot edellisen vuoden ladkekorvauksista ja -
kustannuksista seka laadkkeiden kulutuksesta.

4.6.1 Sosiaali- ja terveysministerion tiedontarpeet

STM vastaa sosiaali- ja terveydenhuollon yleisesta ohjauksesta, mukaan lukien |&8ke-
hoidon ohjauksesta. Ministerion RWD:an perustuvat tiedontarpeet liittyvat
ensisijaisesti:

— ladkehoidon yhdenvertaisen saatavuuden ja toteutumisen arviointiin
valtakunnallisesti ja alueellisesti

— avohoidon laakkeiden korvattavuudesta ja kohtuullisesta tukkuhinnasta
paattamiseen

— suositusten laatimiseen jarjestadmisvastuuseen kuuluvien ladkehoitojen
kuulumisesta suomalaiseen terveydenhuollon palveluvalikoimaan
(Palko) ja naiden suositusten toteutumisen seurantaan

— ladkekorvausjarjestelman kehittdmiseen
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Myds laakitysturvallisuuden kansallinen ohjaus ja seuranta on koettu tarkeaksi.
Laakitysturvallisuutta on kasitelty luvussa 4.5. Lisaksi muutoksen tuki
jarjestamistehtavaan liittyvien tiedontarpeiden maarittelyssa ja 1adkehuollon
tietojarjestelmien kehittdmisessa on luontevasti ollut ministerion tehtava.

Kansallinen ohjaus perustuu muun muassa rekisteri- ja tilastotietoihin. Seurantaa ja
ohjausta varten on laadittu myds indikaattoreita (ks. luku 4.6.4). Esimerkiksi Kelan
aineistoja (erityiskorvausoikeuksien tiedosto, reseptitiedosto ja
sairausvakuutuskorvausten tilastointitiedosto) kaytetaan laakekorvausjarjestelman ja -
lainsdadanndn kehittdmisessa ja Hilan toiminnassa. Sairaaloiden laakekulutusta taas
seurataan kansallisesti tukkumyyntitiedoista. Tukkumyyntitilastojen avulla ei
kuitenkaan ole mahdollista selvittada laakkeiden todellisia kustannuksia, koska
sairaanhoitopiirien saamat alennukset eivat kuulu tukkumyyntitilastojen tietosisaltoon.
Tietoja sairaaloiden todellisista Id&kekustannuksista ei myéskaan koota kansallisesti
esimerkiksi sairaala-apteekeista.

Tilasto-, rekisteri- ja indikaattoritietojen lisaksi tarvitaan kaytannon toimijoiden
asiantuntemusta sekad mahdollisesti myo6s tutkimusta tarkempien syysuhteiden
selvittdmiseen ja kehittdmistoimenpiteiden perustaksi.

4.6.2 Ohjauksen muuttuvat tarpeet

Hallituksen esityksen (HE 15/2017) mukainen sote- ja maakuntauudistus vaikuttaa
I&8kehoidon ohjauksen tiedontarpeisiin. Tietoa tarvitaan sekd kansalliseen
ohjaukseen ettd maakunnan jarjestamistehtavan toteuttamiseen.
Jarjestamislakiesityksen mukaan STM valmistelee vuosittain valtakunnallisen ja
maakunnittaisen selvityksen palvelujen saatavuuden ja rahoituksen riittavyyden
arviointia varten. Esityksessa (HE 15/2017, 30 §) on annettu THL:lle tehtavaksi
analysoida maakuntien ja aluehallintoviraston raportit ja antaa STM:lle asiantuntija-
arvio vuosittain siitd, vastaako palvelujen saatavuus vaeston tarpeita yhdenvertaisesti
seka palvelujen kustannusvaikuttavasta toteutuksesta valtakunnallisesti ja
alueellisesti. Kansallisessa ohjauksessa korostuu entisestdan myos alueellinen
(maakuntien valinen) yhdenvertaisuus.

Kaytadnnossa ministeridon ohjausosasto, maakunnat ja nilden muodostamat yhteistyo-
alueet olisivat RWD:an perustuvan tiedon keskeisia kayttajia. Myos kansallisilla
osaamiskeskuksilla (esim. kansallinen syopakeskus ja neurokeskus) on merkittava
rooli oman erikoisalansa l&ddkehoitojen yhdenvertaisen saatavuuden, laadun,
vaikuttavuuden ja kustannusten seurannassa. Lisaksi asetuksessa
erikoissairaanhoidon tydjaosta ja tehtavien keskittamisesta (582/2017)
sairaanhoitopiireille on asetettu eri sairauksien (kuten sydpa, nivelreuma, epilepsia)
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diagnostiikan ja hoidon valtakunnallista suunnittelua ja toiminnan yhteensovittamista
koskevat tehtavat.

MAAKUNTALAKI (HE 15/2017)

Jarjestdmisvastuu (7 §): "...maakunta vastaa asukkaan laissa saddettyjen oikeuksien toteutumisesta ja
palvelukokonaisuuksien yhteensovittamisesta seké jarjestettavien palvelujen ja muiden toimenpiteiden:

1)  yhdenvertaisesta saatavuudesta;
2) tarpeen, maaran ja laadun méaérittelemisesta;
3) tuottamistavasta;
4)  tuottamisen ohjauksesta ja valvonnasta;
5)  viranomaiselle kuuluvan toimivallan kayttamisesta.”
(Ladkehuolto ja laékehoidot ovat osa maakunnan jarjestdmisvastuuseen kuuluvia palveluita)

LAKI SOSIAALI- JA TERVEYDENHUOLLON JARJESTAMISESTA (HE 15/2017)

Jérjestdmisvastuu sosiaali- ja terveydenhuollossa (9 §):"Maakunnan jarjestamisvastuuseen kuuluu lisaksi
vastuu asiakkaiden sosiaali- ja terveydenhuollon palvelujen yhteensovittamisesta kokonaisuuksiksi ja toiminnan
yhteensovittaminen kunnan, valtion ja maakunnan muiden palvelujen kanssa. Jarjestamisvastuussa oleva
maakunta huolehtii liséksi siité, ettd palvelun tuottajat toimivat keskenaan yhteistydssa siten, etta asiakkaiden
kéytdssa on yhteen sovitettuja palveluja.”

Yleinen ohjaus, suunnittelu ja kehittaminen (25 §):"Sosiaali- ja terveydenhuollon yleinen ohjaus, suunnittelu,
kehittdminen ja valvonta kuuluvat sosiaali- ja terveysministeridlle. Sosiaali- ja terveysministerié vastaa
valtakunnallisesta sosiaali- ja terveyspolitiikasta, sosiaali- ja terveydenhuollon valtakunnallisten tavoitteiden
valmistelusta ja niiden huomioon ottamisesta maakuntien toiminnan ohjauksessa. Ministeriossa on ohjausyksikko
yleisen ohjauksen, suunnittelun ja kehittdmisen toimeenpanoa varten.”

Sosiaali- ja terveydenhuollon ohjaus (29 §): “Sosiaali- ja terveysministerio ja maakunnat neuvottelevat vuosittain
maakunnan jérjestamisvastuuseen kuuluvien sosiaali- ja terveydenhuollon tehtavien ja palvelujen toteuttamisesta.
Neuvottelujen tarkoituksena on ohjata sosiaali- ja terveydenhuollon toimintaa palvelurakenteen kehittamisessa seka
edistaa ministerion ja maakunnan vélista yhteistyota.”

Palvelujen saatavuuden ja rahoituksen riittavyyden arviointi (30 §): "Sosiaali- ja terveysministerio valmistelee
palvelujen yhdenvertaisen saatavuuden ja rahoituksen tason riittdvyyden arvioimiseksi valtakunnallisesti ja
maakunnittain vuosittain selvityksen. Selvityksessa tarkastellaan sosiaali- ja terveyspalvelujen tarvetta, saatavuuden
ja laadun toteutunutta ja arvioitua tulevaa kehitysta seka naiden suhdetta julkisen talouden kehitykseen. Lisaksi
selvityksessa arvioidaan maakunnassa toteutettavia kustannusten hallinnan kannalta vélttdméattomia toimenpiteita ja
mahdollisia muita toimenpiteitd, joilla sosiaali- ja terveydenhuollon palvelujen yhdenvertainen saatavuus ja laatu
voidaan valtion rahoituksella ja muulla tulorahoituksella turvata. Selvityksen tulee siséltda ehdotus tarvittavista
toimenpiteista julkisen talouden suunnitelman, talousarvion seka sosiaali- ja terveydenhuollon valtakunnallisten
strategisten tavoitteiden laatimista seka muuta valtakunnallista ohjausta varten. Selvityksen laatimista varten:

1) kukin maakunta laatii vuosittain raportin alueen palvelujen saatavuudesta ja talouden tilasta;

2) aluehallintovirasto laatii vuosittain sosiaali- ja terveydenhuollon valvonnan yhteydessa saatujen tietojen
perusteella raportin alueensa maakuntien palvelujen yhdenvertaisesta saatavuudesta;

3)  Terveyden ja hyvinvoinnin laitos analysoi maakuntien ja aluehallintoviraston raportit ja antaa sosiaali- ja
terveysministeridlle valtakunnallisen sek& aluekohtaisen asiantuntija-arvion vuosittain siita, vastaako
palvelujen saatavuus vaeston tarpeita yhdenvertaisesti sekd palvelujen kustannusvaikuttavasta
toteutuksesta.
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Sosiaali- ja terveysministerid neuvottelee selvityksen laatimisesta ja johtopaatoksista maakuntien kanssa 29 §:ssa
saadetylla tavalla. Sosiaali- ja terveysministerion asetuksella saadetaén tarkemmin tiedoista joiden pitaa sisaltya 2
momentin 1-3 kohdassa tarkoitettuihin raportteihin ja ajankohdasta, jolloin raportit on toimitettava sosiaali- ja
terveysministeridlle.”

Sosiaali- ja terveydenhuollon seuranta ja arviointi (31 §):"Maakunnan on seurattava alueensa vaeston
hyvinvointia ja terveytta, jarjestdménsa sosiaali- ja terveydenhuollon laatua ja vaikuttavuutta, kustannuksia ja
tuottavuutta seka sita, miten asiakkaiden palvelujen yhteensovittaminen on toteutunut. Lisdksi maakunnan on
seurattava palvelutuotantonsa toimintaa ja taloutta seka verrattava sitd muiden tuottamien palvelujen laatuun,

vaikuttavuuteen ja tuottavuuteen.”

Palvelujen tuottajien ohjaaminen (32 §):"Maakunnan on huolehdittava siita, ettd kun tuotetaan maakunnan
jarjestdmisvastuuseen kuuluvia palveluja, maakunnan liikelaitos ja muut palvelun tuottajat kayttavat toimintansa
suunnittelussa ja johtamisessa tietoa toiminnan laadusta, vaikuttavuudesta ja kustannuksista. Palveluja
tuotettaessa on myods kaytettava palvelujen yhteensovittamisen toteutumista koskevaa alueellista ja kansallista
tietoa, tutkimukseen perustuvaa muuta tietoa seké asiakkaiden ja henkildstén kokemuksiin perustuvaa tietoa.”

4.6.3 Palveluiden jarjestajan tiedontarpeet

Hallituksen esityksen (HE 15/2017) mukaisessa sote- ja maakuntauudistuksessa
sote-palveluiden jarjestamisvastuu siirtyisi maakunnille. Tama koskisi ladkkeiden
osalta sairaalassa annettavia laakkeita. Mydhemmassa valmistelun vaiheessa
ratkaistaan, siirtyisikd maakunnille jokin osa avohoidon ldékkeiden
jarjestamisvastuusta. Joka tapauksessa laakehoitojen ohjaukseen syntyy uusi,
alueellinen taso.

Kooste palveluiden jarjestajan tiedontarpeisiin liittyvista tehtavista ja esimerkkeja
mahdollisista tiedontarpeista on raportoitu taulukossa 5. Osa taulukossa esitetyista
tehtavista ja esimerkeista olisi toteutettavissa jo nyt kdytdssa olevilla tiedoilla
esimerkiksi ladkekulutuksesta ja -korvauksista. Osa taas edellyttaisi potilaiden
ajantasaisia laakitystietoja eli ajantasaista laakityslistaa, kehittyneita
potilastietojarjestelmia tai hoidon lopputulosten mittaamista riittdvan kattavasti ja
yhtenaisella tavalla.

Erityisesti maakuntien tulisi huolehtia siita, etta |adkkeenmaaraamiskaytannot ovat
rittdvan yhdenmukaiset niin palveluntuottajien kuin maakuntienkin valilla. Lisdksi on
tunnistettava osaoptimoinnin suurimpia riskikohtia. Osaoptimoinnilla tarkoitetaan
esimerkiksi sitd, ettd palveluntuottaja pyrkii maksimoimaan oman organisaationsa
edun kokonaisuuden kustannuksella valitsemalla esimerkiksi 1ddkehoidon
ladkkeettdman hoidon (kuten terapian) sijaan.

46



SOSIAALI- JA TERVEYSMINISTERION RAPORTTEJA JA MUISTIOITA 44/2018

Taulukko 5. Esimerkkeja maakunnille ehdotetuista tehtévista ladkehuollon ja ladkkeiden kaytén
seurannassa, joissa tarvitaan reaalimaailman dataan perustuva tietopohja

Tehtava Esimerkki

Yhdenvertaisen — L&akkeiden kulutuksen, kustannusten ja mé&aradmiskaytantdjen seuranta

saatavuuden — Uusien |&&kkeiden k&yton seuranta

varmistaminen — Laakkeiden vahittaisjakelun seuranta (esim. toimipisteiden maara per
alueen véesto tai tydssakayntialue, verkkoapteekkitoiminnan
kattavuus/kysynta)

Laadun seuranta — Hoitosuositusten noudattamisen seuranta (esim. Kaypa hoito -

indikaattorien avulla)

— Palkon suositusten noudattamisen seuranta

— Yhdessa sovittujen indikaattoritietojen seuranta (esim. iakkaiden
ladkkeiden kayttd, antibioottien kayttd ja PKV-laakkeiden kaytto,
interaktiot)

— Kéaytdn kohdentumisen seuranta (esim. ennaltaehkéaisevien ladkehoitojen
kaytossa)

— Hoitoon sitoutumisen seuranta

— Laakehuollon laatu, kuten apteekkien toimitusvarmuus

Vaikuttavuuden seuranta — Hoidon lopputulosten seuranta (esim. kuolleisuusluvut tai
laboratoriotulokset erikseen mééritellyissé sairauksissa ja potilasryhmissé)
Turvallisuuden seuranta — L&akitykseen liittyvien vaaratapahtumailmoitusten seuranta
— Riskienminimointitoimenpiteiden toteutumisen seuranta
Kustannusten seuranta — Laakekorvausmenojen ja asiakkaiden maksamien ladkekustannusten
seuranta

— Sairaaloiden ladkemenojen seuranta
— Velvoitevarastoinnin kustannusten seuranta
— Osaoptimoinnin riskikohtien tunnistaminen
— Laakehuollon kustannus (katteet)
Palveluntuottajien — Siita huolehtiminen, etta palveluntuottajilla on kaytdssa oman
ohjaaminen organisaationsa tietojen liséksi alueelliset ja kansalliset tiedot Id&kehuollon
ja ladkehoitojen laadusta, vaikuttavuudesta ja kustannuksista

4.6.4 Terveydenhuollon toimintaa, laatua ja
vaikuttavuutta kuvaavat indikaattorit

Indikaattori on tunnusluku, joka kuvaa asioiden tilaa ja kehitysta. Indikaattorien avulla
voidaan tunnistaa mahdollisia epakohtia ja ongelmia, jotka vaativat tarkempaa
selvitys- ja kehittamistyota. Indikaattoritieto ei kuitenkaan pysty korvaamaan
tutkimustietoa. Sita tarvitaan tarkempien syysuhteiden selvittdmiseen ja
kehittamistoimenpiteiden perustaksi.

Suomessa on koottu vaeston hyvinvointia ja terveytta koskevia tietoja
jarjestelmallisesti jo vuosikymmenten ajan erilaisiin kansallisiin tietovarantoihin.
Sosiaali- ja terveyspalveluihin liittyvat tiedot on koottu Terveyden ja hyvinvoinnin
laitoksen (THL) tietopalveluun (Indikaattoripankki Sotkanet).
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Laakkeisiin liittyvia indikaattori- ja tilastotietoja kerataan ja raportoidaan Kelan ja
Fimean (Suomen laaketilasto, Kelasto ja Fimean ladkekulutustiedot), THL:n,
Nomesco:n ja OECD:n toimesta. Lisdksi sairaala-apteekit seuraavat
sairaalalaakkeiden ja tartuntatautien hoitoon tarkoitettujen laakkeiden kulutusta.
Olemassa olevat tietolahteet mahdollistavat l1ddkkeiden kulutuksen ja kustannusten
seurannan ja vertailun. Ne ovat perusta ladkkeiden kayton kuvailuun ja ohjaukseen,
mutta niitd tulee kehittda palvelemaan paremmin muuttuvan sosiaali- ja
terveydenhuollon tarpeita. Indikaattori- ja tilastotietoja tarvittaisiin myos laakkeiden
kayton ja ladkehoidon laadusta, vaikuttavuudesta ja turvallisuudesta.

Osana sote-uudistusta valmistellaan yhtenaista mittaristoa ja indikaattoreita erityisesti
valtakunnallisen ohjauksen tarpeisiin. Valmistelusta vastaa Vaikuttavuus- ja
kustannustietoryhma (KuVa-ryhma), joka on asetettu tukemaan alueuudistusta. STM
vastaa ryhman toiminnasta. KuVa-ryhman tehtdvana on valmistella ehdotus
yhtenaiseksi mittaristoksi vaeston terveydentilan kuvaamiseen seka palveluiden
tarpeen arviointiin seka palveluiden laadun, vaikuttavuuden, kustannusten ja
tehokkuuden seuraamiseksi (45).

Sitran ja STM:n yhteisessa hankkeessa on kehitetty uusi toiminta- ja taloustiedon
raportointitapa, sote-tietopaketit (46). Niihin kuuluvan ladkehuollon tietopaketin
(jatkossa laaketietopaketin) tavoite on ollut kehittaa ladkkeiden jarkevan kayton tueksi
malli, jonka avulla Iadkehuollon ja -hoitojen kustannuksia ja kayttda koskevat tiedot
voidaan kerata rutiininomaisesti ja raportoida standardimuotoisesti. Ldakehuollon
tietopaketin tietojen tuottamista testattiin Eteld-Karjalan sosiaali- ja terveyspiirin
(Eksote) ja Kelan aineistoista kevaalla 2017. Testauksen tuloksena onnistuttiin
maarittdmaan sote-kustannusten ja asiakasmaarien jakautuminen tietopaketeittain.
Tietopakettien kehittaminen jatkuu STM:n johdolla.

Laakealan indikaattoreita on pohdittu laajasti useissa laakealan toimijoiden
muodostamissa tyéryhmissa jo vuosina 2011-2012. Pohdinnan tuloksena syntyi ldhes
300 indikaattoriaihioita. Kesakuussa 2016 valmistuneessa raportissa Fimean
tutkimuspaallikké Hannes Enlund ehdotti noin 30 kansallista 1aakeindikaattoria
(julkaisematon raportti). Indikaattorien pohdintaa jatkettiin syksylla 2016 osana
Rationaalisen ladkehoidon toimeenpano -ohjelmaa. Tata tyota hyddynnettiin edelleen
|aaketietopaketin sisallon ja indikaattorien seka l1adkehoitoon liittyvien KuVa-
indikaattorien maarittelyssa. Tata selvitysta kirjoitettaessa KuVa-indikaattoreiksi on
hyvaksytty nelja suoraan lddkehoitoihin liittyvaa indikaattoria, jotka kuvastavat
ikadihmisten ladkkeiden kayttéa, antibioottien kayttdéa ja bentsodiatsepiinien kulutusta.
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Kaypa hoidon asiantuntijapaneelit ovat laatineet indikaattoriehdotukset valituista
hoitosuosituksista® (47). Kaypa hoito -indikaattoreissa on seka lopputulosmittareita
etta prosessimittareita. Lopputulosmittarit kuvaavat hoitokokonaisuuksien tuloksia
potilailla, eika niiden avulla voida arvioida ainoastaan laakehoidon tuloksia. Osa
prosessimittareista sen sijaan kuvaa laddkehoidon toteutumista. Indikaattorit ovat
ehdotuksia, eikd niiden seurantaa ole toistaiseksi toteutettu kattavasti. Myos
Kuntaliitolla on terveydenhuollon laadun seurantaan tarkoitettuja
indikaattoriehdotuksia.

Laaketeollisuus Ry on julkaissut oman ehdotuksensa vaikuttavuusmittaristosta (48).
Ehdotus koskee seitsemaa sairautta®, jotka aiheuttavat merkittavaa tautitaakkaa
suomalaisessa vaestdssa. Maaritellyt indikaattorit voidaan luokitella
lopputulosmittareiksi, ja Laaketeollisuus ry on ehdottanut niiden kayttokohteeksi:

— vyksittaisen potilaan saavuttaman hyoddyn arviointia

— hoidosta hy6tyvien potilaiden kuvaamista

— vaihtoehtoisten hoitojen vertailua hoitoyksikon sisélla

— hoitoyksikéiden valista vertailua

— kayttamista resurssien jakoperusteena kustannustietoon yhdistettyna

— kayttdmista sote-uudistuksen jalkeen vaikuttavuustiedon tuottamiseen ja
-arviointiin.

Mydskaan Ladketeollisuus Ry:n ehdottamien indikaattoritietojen tuottaminen ei talla
hetkella ole mahdollista johtuen tietovarantoihin, tiedon keruuseen ja hoitotulosten
mittaamiseen liittyvista rajoituksista.

Hoidon laatua ja vaikuttavuutta kuvaavien indikaattoritietojen tuottaminen edellyttaisi
tauti- tai potilasryhméakohtaisten hoidon lopputulosten mittaamista ja seurantatietojen
kerdamista riittdvan kattavasti ja yhtenaisella tavalla. Yksi mahdollinen, hoidon laatua
ja vaikuttavuutta kuvaavan, indikaattoridatan lahde ovat laaturekisterit, joita kehitetaan
kansallisesti muun muassa THL:n johdolla (kts. lisatietoja 6.6). My6s asiakas- ja
potilastietojarjestelmien kehityksen toivotaan mahdollistavan hoitojen laadun ja
lopputulosten paremman seurannan.

Indikaattoritietojen tuottamista rajoittavat myds puutteet hoitojen toteutumista
kuvaavien tietojen kerdamisessa. Esimerkiksi sairaaloissa kaytettavista ladkkeista ei
ole saatavilla potilaskohtaisia tietoja sellaisessa rakenteisessa muodossa, josta
voitaisiin ilman merkittavaa lisaty6ta (esimerkiksi potilasasiakirjojen tekstimuotoisten
tietojen tarkastelua) muodostaa analysoitavissa oleva aineisto. Lisaksi sairauksien ja

8 Aivoinfarkti, alahengitystieinfektio, alaselkékipu, depressio, diabetes, muistisairaudet, ylahengitystieinfektiot
® Keuhkosy6pa, tulehduksellinen suolistosairaus, tyypin 2 diabetes, sepelvaltimotauti, aivohalvaus,
Alzheimerin tauti, depressio
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terveyspalveluiden kayton syiden kirjaamisessa (hyddyntaen ICD-10 tautiluokitusta)
tiedetdan olevan puutteita ja vaihtelua. Korvattujen reseptilddkkeiden kayttajat
voidaan tunnistaa Kelan korvattujen 1dékeostojen ja erityiskorvausoikeusrekistereista,
mutta esimerkiksi hoidon kayttdaiheen mukaisesta kohdentumisesta on yha saatavilla
varsin rajallisesti tietoa. Vastaavasti korvattujen reseptildadkkeiden hoitotuloksista ei
kerata tietoa. Indikaattoritietojen tuottamista ei toistaiseksi ole testattu Kannan
reseptirekisterin tiedoista.
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5 Keskeiset hankkeet ja
toimintaymparisto

RWD:n kdyton edellytyksia ja sosiaali- ja terveydenhuollon
asiakastietojen hyotykayttéd Suomessa on edistetty viime
vuosina monin tavoin. Lisdksi kuvataan eurooppalaista ja
kansainvalista toimintaymparistoa ja RWD:n kayttoon liittyvia
hankkeita.

5.1 Toimintaymparisto Suomessa

5.1.1 Data osana strategioita

Sotedigi OyVIMANA
Kanta Omatr “jarjestamisen tyokalut &
Asiakas- ja poiilastieto i tiedolia johtaminen —jya yqin
Reseptikeskus - yhteentoimivuus
i i i Valinnanvapaus tuki migraatiolle ja  Omaolo (ODA)
i i i konsolidaatiolle”
Terveyskyla (VS)

Kela-palvelut

Maakunnat

Maakunnat

[EELTHLED]
Asiakas ja potilastiedojarjestelmat  SLLEEIGE]

APTJ 1 KEJO APTJ 2

ADT 1 A AT
APTY 3 1 RIESTELMATOIMITTAJAT °
Sote-

tuottajat

Kuvio 2. Sote-tieto hyotykéyttoon strategian visio (49)
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Sote-tieto hyotykayttoon ja Terveydenhuollon kasvustrategia

Sote-tieto hyotykayttéon -strategia on julkaistu vuonna 2014. Strategian tavoitteena
on tukea sosiaali- ja terveydenhuollon uudistamista ja kansalaisten aktiivisuutta oman
hyvinvointinsa yllapidossa parantamalla tiedonhallintaa ja lisdamalla sahkdisia
palveluja. Tavoitteisiin pddsemiseksi on edellytetty, ettd sote-tieto saadaan
hyotykayttdon ja sita jalostetaan tietdmykseksi, joka auttaa niin palvelujarjestelmaa
kuin yksittaista kansalaistakin. (50)

Sote-tieto hydtykayttéon -strategian keskiéssa on operatiivisen tason toiminta niin
yksilén, ammattilaisen kuin palvelujarjestelman ndkdkulmasta. Tavoitteena on
palveluekosysteemi, jossa kertaalleen tallennetut tiedot ovat hyddynnettavissa
operatiivisen toiminnan eri vaiheissa ja tasoilla. Lisaksi luotettavan ja kattavasti
kirjatun ja saatavissa olevan tiedon avulla pyritddn ennakoimaan vaeston
terveydentilan ja palvelutarpeen muutoksia ja taman RWD:an perustuvan tiedon
avulla mukauttamaan palvelujarjestelmaa muuttuvaan tilanteeseen. Myds terveysalan
kasvustrategiassa on tunnistettu, etta henkilékohtaisia terveystietoja ja potilastietoja
on hyddynnetty heikosti tutkimuksessa ja innovaatiotoiminnassa. Ne ovat kuitenkin
merkittdva RWD:n lahde ja tdhan pohjautuvien innovaatioiden ja tiedon toivotaan
edistdvan myods yksilon ja vaeston terveyttd seka palveluiden saatavuutta ja laatua.

Terveystoimialan kasvun vauhdittaminen on yksi Sipilan hallituksen kasvupolitiikan
painopisteista. Hallitus julkisti 6/2016 Terveysalan tutkimus- ja innovaatiotoiminnan
kasvustrategian tiekartan vuosille 2016-2018. Se tdsmentaa vuonna 2014 julkistetun
kasvustrategian toimeenpanoa hallituksen karkihankkeiden ja painopisteiden
mukaiseksi (51). Strategian toimeenpanoa ohjataan kolmen ministerion (tyo- ja
elinkeino-, opetus- ja kulttuuri- seka sosiaali- ja terveysministerio) seka rahoittajien
(Suomen Akatemia, Tekes/ Business Finland) yhteistyona.

Terveysalan kasvustrategian tavoite on elinkeinopoliittinen ja se tahtaa terveysalan
toimintaymparistdn systemaattiseen kehittdmiseen, investointien lisddmiseen ja siten
alan talouskasvun aikaansaamiseen. Terveysalan kasvustrategian toimeenpanolla
tavoitellaan myds yksilon parempaa terveydenhoitoa ja sosiaali- ja terveyssektorin
toiminnan tehostamista.

Sote-tieto hyotykayttéon -strategiaa ja Terveydenhuollon kasvustrategiaa on
toimeenpantu lainsaadantdvalmistelussa (toisiokaytonlaki, biopankkilaki, genomilaki)
kuin myds osoittamalla budjettivaroja biopankkien, genomikeskuksen, kansallisen
syOpa- ja neurokeskuksen seka viimeisimpana ladkekehityskeskukseen toimintojen
aloittamiseen ja edistdmiseen. Naissad hankkeissa RWD-tietojen tuottaminen ja kayttd
on myds merkittdvassa roolissa (kts. kappale 5.1.5). Konkreettisina RWD:n kayttoa
edellyttavina toimenpiteind Terveysalan kasvustrategiassa on mainittu mm.
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kokeelliset hoidot, joiden tulosten raportoinnille ja sisallyttamiselle palveluvalikoimaan
on esitetty laadittavaksi pelisaannot seka keksintdjen kayttdédnoton jalkeinen
systemaattinen rekisteripohjainen tutkimus, jota on linjattu vahvistettavan. RWD:n
kayttdé on yhtymakohta molemmille em. strategioille. Sote-tiedon hyotykaytén
strategisten tavoitteiden toteutuminen ja RWD:an perustuvan tiedon tuottaminen ja
kayttd palvelevat terveydenhuoltojarjestelman kaikkia tasoja, mutta tukevat myos
kasvustrategian tavoitteiden toteutumista. Terveydenhuollossa tehtava tutkimus ja
innovaatioiden kayttdéonotto edellyttavat resursseja. Lisaksi on varmistuttava siita, etta
terveydenhuollossa eri jarjestelmiin kirjattavien tietojen luotettavuutta ja kattavuutta
arvioidaan osana RWD:an perustuvan tiedon kayttdéa niin tutkimuksessa kuin
paatdksenteossakin.

5.1.2 Lainsaadanto asettaa reunaehdot tiedon toisio-
kaytolle

Voimassa olevan lainsdddannon tulisi mahdollistaa yksilon ja vaeston nakdkulmasta
eettisesti kestava, tietoturvallinen, joustava ja oikea-aikainen datan hyddyntaminen
erilaisissa kayttotarkoituksissa. Eri rekistereiden lainsdadanndllinen tausta ja sen
asettamat reunaehdot vaikuttavat datan hyédyntamiseen. Talla hetkella rekistereiden
kayttotarkoitukset ovat ensisijaisesti olleet tilastointi ja tutkimus. Sdadésymparistda
ollaan muuttamassa osittain EU tasolta tulevan sdantelyn takia ja osin kansallisista
lahtokohdista johtuen. RWD:a koskevaa saantelya sisaltyy seuraaviin
lakeihin/asetuksiin tai hallituksen esityksiin lainsaadannoksi (taulukko 6).
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Taulukko 6. Lainsaadantohankkeet, joilla vaikutuksia RWD:n kayttoon

Laki / Hallituksen Miten laki vaikuttaa? Aikataulu

esitys laiksi
EU:n tietosuoja-asetus -

Parantaa yksilon -

Voimassa 24.5.2016,

tietosuojaa koskevaa
lainsaadantoa.

EU 2016/679 henkildtietojen suojaa ja siirtymaajan jalkeen
mahdollisuuksia hallita soveltaminen alkanut
omien henkildtietojensa 25.5.2018.
késittelya ja kayttoa.
Kansallinen —  Téaydentaa tietosuoja- —  Henkilétietolain korvaava
tietosuojalaki (tulee asetusta kansallisen kansallinen tietosuojalaki
korvaamaan liikkumisvaran siséltavan annettu eduskunnalle
Henkilétietolain) saantelyn osalta. 3/2018.
(HE 9/2018) —  Yhdenmukaistaa —  Laki-, perustuslaki- ja

hallintovaliokunnissa
6/2018.

Eduskunta hyvéksyi

mietinndn mukaisesti
6.11.2018.

HE laiksi sosiaali- ja -
terveystietojen

toissijaisesta kdytosta

(HE 159/2017)

Esitys sisdltaa
ehdotuksen Terveyden
ja hyvinvoinnin
laitoksesta annetun
lain muuttamisesta

Mahdollistaa terveyteen ja -
hyvinvointiin liittyvien

henkildtietojen kayton -
tilastoinnin ja tutkimuksen

lisaksi kehittdmis- ja
innovaatiotoimintaan,

opetukseen,

tietojohtamiseen,
viranomaisohjaukseen ja -
valvontaan seka

viranomaisten suunnittelu-

ja selvitystehtaviin.

Saadetdan kansallisesta
lupaviranomaisesta ja
palveluoperaattorista.

Sujuvoittaa

lupaprosesseja, vahentaa
hallinnollista taakkaa.

Annettu eduskunnalle
10/2017.
Eduskuntakasittelyssa
perustuslakivaliokunnassa
2/2018 ja sosiaali- ja
terveysvaliokunnassa
4/2018.

EU asetus kliinisista —
ladketutkimuksista
(536/2014)

Sisaltaa uusia -
tutkimusprotokollia, kuten

alhaisen asteen

interventiotutkimus.

EU-asetuksen soveltamisen
alkaminen odottaa EU-
tutkimusportaalin
valmistumista, arvio 2020.

Luonnos hallituksen -
esitykseksi laiksi

kliinisesta

ladketutkimuksesta ja

erdiksi siihen liittyviksi -
laeiksi

Kliinisten laaketutkimusten -
EU-asetuksen
edellyttdman kansallisen
saantelyn tytantdéonpano.
Tutkimuslainsdadannon
yhdenmukaistamisen
tavoitteena luoda
edellytykset, joilla Suomi
pysyy kliinisia
laaketutkimuksia
houkuttelevana maana.

Lain luonnostekstia koskeva
lausuntokierros paattynyt
5/2018.

Luonnos hallituksen -
esitykseksi uudeksi
biopankkilain

Korvaa aiemman -
biopankkilain.

Luonnos hallituksen
esityksesté biopankkilain
kokonaisuudistukseksi on
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Laki / Hallituksen Miten laki vaikuttaa? Aikataulu
esitys laiksi
kokonaisuudistukseksi —  Biopankkitoiminta ollut lausunnoilla 29.3-
(Biopankkilaki) saatetaan vastaamaan 11.5.2018.
EU:n tietosuoja-asetuksen — Aikataulu on sidoksissa
vaatimuksia. eduskunnan késiteltavana
—  Henkilétietojen suojaa oleviin ehdotuksiin laiksi
vahvistetaan sote-tietojen toissijaisesta
selkeyttdmalla asetuksen kaytosta ja kansallisen
mukaisia henkilétietojen tietosuojalain
késittelyperusteita ja toimeenpanoon.
suostumukseen —  Biopankkilakia sovelletaan
perustuvaa tietojen rinnan EU-tietosuoja-
kasittelya. asetuksen ja kansallisten
—  Oikeus naytteiden toisiokayton ja tietosuojalain
ottamiseen kanssa.

biopankkitoimintaa varten
perustuu suostumukseen.
—  Hoidon yhteydessé otetut
naytteet olisivat
lakiehdotuksen mukaan
tutkimuskaytdssa
hyddynnettavia naytteita
suoraan lain nojalla.

Genomilaki —  Luodaan oikeudellinen —  Genomikeskustydryhmén
pohja genomikeskuksen arviomuistio on ollut julkisilla
perustamiselle ja lausunnoilla 12/2017-
saadetdan sille kuuluvista 2/2018.
tehtavista. —  Laki on virkamies-
—  Saadetdén valmistelussa.

genomitietokannan
luomisesta ja geenitestien
kayton edellytyksista
terveydenhuollossa.

HE = hallituksen esitys

EU-tietosuoja-asetus ja kansallinen tietosuojalaki

EU:n yleinen tietosuoja-asetus on tullut voimaan 24.5.2016 ja sen soveltaminen on
alkanut 25.5.2018. HenkilGtietojen kasittelyn on tullut olla yleisen tietosuoja-asetuksen
mukaista toukokuusta 2018 alkaen. Asetuksen tarkoituksena on parantaa yksilon
henkil6tietojen suojaa ja mahdollisuuksia hallita omien henkilGtietojensa kasittelya.
Tietojenkasittelyn yhdenmukaiset velvoitteet ovat voimassa kaikissa EU maissa.
Asetus mahdollistaa entiseen tapaan henkildtietojen vapaan liikkuvuuden EU:n
sisalla, kuitenkin huomioiden kansallisen lainsaadannon asettamat edellytykset ja
salassapitosaannokset.

EU:n tietosuoja-asetus turvaa rekisterdidyn perustuslaillisia oikeuksia yksityisyyden
suojaan ja parantaa hanen mahdollisuuksiaan hallita tietojensa kasittelya. Tietojen
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kasittelyn asetukseen perustuvina kayttotarkoituksina ovat edelleen tilastointi ja
tieteellinen tutkimus, joihin rekisterinpitdja voi perustellusti tietoja luovuttaa.
Tilanteessa, jossa suoria henkildtunnisteita ei tarvita, ne tulee poistaa ja tiedot
anonymisoida. Lisaksi erityiset henkilétiedot (kuten terveydentilaan liittyvat tiedot) on
maaritelty 1dhtokohtaisesti salassa pidettaviksi. Kuitenkin taysin ja peruuttamattomasti
anonymisoituja tietoja voidaan kasitella tieteellisen tutkimuksen lisdksi myds muissa
kayttotarkoituksissa. Erityisten henkilGtietojen kasittelyn perusteena voi olla myoés
yksilén antama tietoinen, nimenomainen ja yksildity suostumus, jonka perusteella
esimerkiksi terveyteen liittyvia tietoja voidaan kerata ja kayttaa tutkimustarkoitukseen
ja myOs muihin kayttétarkoituksiin (esim. biopankit, laaturekisterit).

Kansallinen tietosuojalaki on eduskunnan kasittelyssa ja silla korvataan useisiin
lakeihin sisaltyvaa tietosuojaa koskevaa saantelya. Kansalliseen tietosuojalakiin
kirjataan myos EU:n yleisen tietosuoja-asetuksen sallimaa kansallista likkumavaraa.
Talla hetkella sovellettavan henkil6tietolain periaatteet ovat yndenmukaiset EU:n
yleisen tietosuoja-asetuksen kanssa.

Sosiaali- ja terveystietojen toissijainen kaytto

Hallituksen esitys laiksi sosiaali- ja terveystietojen toissijaisesta kaytosta (HE
159/2017) (52) ja siihen sisaltyva muutosehdotus laista Terveyden ja hyvinvoinnin
laitoksesta on annettu eduskunnalle lokakuussa 2017 ja lakiesitys on tata
kirjoitettaessa sosiaali- ja terveysvaliokunnan kasittelyssa. Esityksen tarkoituksena on
luoda ajan- ja yhdenmukaiset edellytykset sosiaali- ja terveydenhuollon
palvelutoiminnassa syntyvien henkildtasoisten asiakastietojen sekd muiden
terveyteen ja hyvinvointiin liittyvien henkilGtietojen kaytdlle. Kayttdtarkoituksia ovat
tilastoinnin ja tutkimuksen lisaksi kehittamis- ja innovaatiotoiminta, opetus,
tietojohtaminen, viranomaisohjaus ja -valvonta seka viranomaisten suunnittelu- ja
selvitystehtavat. Esityksen keskeisena tavoitteena on sujuvoittaa ja nopeuttaa
olennaisesti tietojen kayttolupiin liittyvaa kasittelya ja keventaa siihen liittyvaa
rinnakkaisista lupamenettelyista aiheutuvaa hallinnollista taakkaa. Lisaksi ehdotetulla
lainsdadanndlla pyritdan saattamaan saannokset vastaamaan EU:n yleisen
tietosuoja-asetuksen vaatimuksia.

Lupaviranomaisen ja Palveluoperaattorin valmistelu

"Yhden luukun palvelumalli” (nyk. Yhteinen tiedon hallinta) on yksi hallitusohjelman
karkihankkeista, joka on asetettu vuosille 2016—-2018. Terveysalaan vaikuttavana
konkreettisena toimena on valmisteltu yhden luukun lupaviranomaista, jota koskeva
lainsaadanto sisaltyy edella kuvattuun hallituksen esitykseen (HE 159/2017) laiksi
sosiaali- ja terveystietojen toissijaisesta kaytosta ja muutoksiin lakiin Terveyden ja
hyvinvoinninlaitoksesta (52). Tama THL:n yhteyteen itsenaiseksi toimijaksi kaavailtu
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kayttélupaviranomainen voisi mydntaa eri rekisterien kayttdluvat keskitetysti
yhdenmukaisin kriteerein. Kayttélupaviranomaisella olisi mahdollisuus myo6s
kaytannossa yhdistaa eri rekisterien tietoja ja luovuttaa niita tietojen pyytajalle taysin
anonymisoidussa muodossa.

Palveluoperaattorin toimintaa on valmisteltu Sitran vetamassa ISAACUS-hankkeessa.
Yhden luukun toimijan valmistelussa kaynnistettiin useita esituotantohankkeita, jotka
mahdollisesti tulevat olemaan osana hyvinvoinnin palveluoperaattorin infrastruktuuria
ja terveydenhuollon tietovarantojen ekosysteemia. Tassa hankkeessa on ollut mukana
sekda kansallisia tilasto- ja arkistoviranomaisia (Kansallisarkisto, THL, Tilastokeskus,
Yhteiskuntatieteellinen tietoarkisto) kuin myds uusia ja paikallisia toimijoita
(Biopankkien yhteistydverkosto, Helsingin ja Uudenmaan sairaanhoitopiiri, Kuopion
kaupunki, Suomen molekyyliladketieteen instituutin (FIMM) ja Varsinais-Suomen
sairaanhoitopiiri (V-SSHP)). (53)

HALLITUKSEN ESITYS 159/2017 VP

Hallituksen esitys eduskunnalle laiksi sosiaali- ja terveystietojen toissijaisesta kaytosta

"Sosiaali- ja terveydenhuollon tiedonkasittelyn toimintaympéristd eléda suuressa muutostilassa ja tietotarpeet
kehittyvat nopeasti. Kansallinen strateginen tavoite on siirtda kehittdmistyon painopistetté kohti tiedon
hyddyntamisté henkilokohtaisessa hyvinvoinnissa ja eldmassa, potilas- ja asiakastydssé, sosiaali- ja
terveydenhuollon johtamisessa ja valvonnassa seka tutkimuksessa. Tavoitteena on, etta esityksessé
ehdotetuilla laeilla luotaisiin edellytyksié toteuttaa kansallinen "Tieto hyvinvoinnin uudistuvien palvelujen
tukena - Sote-tieto hyotykayttdon 2020 strategia”.

"Tarvittavat rekisteritietojen kayttoluvat myéntéisi keskitetysti yksi kayttdlupaviranomainen, jos lupaa
tarvittaisiin samaan tiedonhyodyntamissuunnitelmaan perustuvaan kayttétarkoitukseen usealta
rekisterinpitajalta. Jotta keskitetyn kayttolupia myontavan viranomaisen riippumattomuus ja puolueettomuus
voidaan taata, esityksessa ehdotetaan, etté perustetaan Terveyden ja hyvinvoinnin laitoksen yhteydessa
toimiva, mutta Terveyden ja hyvinvoinnin laitoksen substanssitoiminnasta eriytetty Sosiaali- ja terveysalan
kéyttolupaviranomainen. Kéyttdlupaviranomaisen toiminnan kehittdmisesta ja ohjauksesta vastaisi edelld
luetelluista eri rekisterinpitéjien edustajista koostuva ohjausryhmé, jonka nimittéisi sosiaali- ja
terveysministerio.

Kayttdlupaviranomaiselle saadettaisiin lisaksi oikeus saada ja yhdistella eri henkilorekistereihin sisaltyvia
tietoja ja luovuttaa ne pyytéjalle tietopyynnon perusteella ilman lupamenettelyd, jos tiedot pyydetaan ja
luovutetaan anonyymina. Ehdotus keventéisi olennaisesti tallaisia tietopyyntéjé koskevaa hallinnollista
kuormaa ja lyhentdisi myds merkittavasti aikaa, jonka kuluessa tiedot voidaan luovuttaa niita pyytaneelle.”

"Lakiehdotus mahdollistaa myos sosiaali- ja terveyspalveluista vastaavien viranomaisten mahdollisuuksia
arvioida ja kehittda oman palvelutoimintansa tuloksellisuutta, vaikuttavuutta ja kustannustehokkuutta. Se
luo my6s edellytyksia arvioida ja kehittaa sosiaalihuollon ja terveydenhuollon palveluketjujen toimivuutta.”
(52)
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Keskeiset havainnot

Tietosuojalainsdadannon uudistukset on ollut mahdollista huomioida samanaikaisesti
laadittaessa ja paivitettdessa sosiaali- ja terveydenhuollossa ensisijaiskaytdssa
muodostuvien tietojen saaddsymparistda.

EU:n tietosuoja-asetuksessa on maaritelty erityisten tietojen kasittelyperusteeksi
tieteellinen tutkimus, joten kaytannodssa tdma ei muuta lainsdadanndllisesti
mahdollisuuksia RWD:n kayttéén tutkimustoiminnassa.

Toisiokaytdn laki ja siihen sisaltyvat kirjaukset eri kayttotarkoituksista, kuten
viranomaisen suunnittelu- ja selvitystehtévat, luo puitteet RWD:n kaytdlle muissa
tarkoituksissa. Yksilon tietosuojan turvaamiseksi ja tietosuojadirektiivin sdaddsten
tayttamiseksi tarvitaan tietoturvallisia datan kasittely-ymparistdja. Tallaisia on jo
kehitetty osaksi tietoaltaita (esim. Varsinais-Suomen sairaanhoitopiirin tietoallas),
joissa pseudonymisoitujen tietojen kasittely ja analysointi tapahtuvat rekisterinpitajan
(=tietoaltaan yllapitajan) kayttdymparistossa. Toisiokayton laki (HE 159/2017) sisaltaa
tietoturvalliselta kayttoymparistolta edellytettavat ominaisuudet tietoturvan ja
tietosuojan saaddsten tayttamiseksi.

Tietoinen, nimenomainen ja yksil6ity suostumus tietojenkaytén perusteena parantaa
rekister6idyn mahdollisuutta saada tietoa itsedan koskevien tietojen kaytosta.
Esimerkiksi biopankkitoimintaan nimenomaisesti luovutettavien naytteiden kaytosta
sellaista edellytetdan, mutta toisaalta biopankkilakiesityksessa esitetaan, etta
terveydenhuollossa potilaan hoidossa ja tutkimuksessa syntyneita naytteita olisi
mahdollista kayttaa biopankkitoiminnassa ja tieteellisessa tutkimuksessa suoraan lain
nojalla. Naytteiden kayttd kehittdmis- ja innovaatiotoimintaan puolestaan edellyttaisi
lakiesityksen mukaan kaikissa tapauksissa naytteen luovuttajan erillisen
nimenomaisen suostumuksen ja kayttdluvan mydntaisi toisiolaissa tarkoitettu sosiaali-
ja terveysalan kayttélupaviranomainen.

Toisiokaytdn lakiesitykseen on kirjattu terveydenhuollon tietojen kayttotarkoituksiksi
viranomaisohjaus ja -valvonta sekd viranomaisten suunnittelu- ja selvitystehtavat.
Naiden kayttétarkoitusten sisaltyminen lopulliseen lakitekstiin parantaa edellytyksia
tehda tietoon pohjautuvia paatoksia ladkkeiden ja muiden terveydenhuollon
menetelmien kayttdonotosta seka arvioida vaikutuksia ja kustannuksia
terveydenhuollossa. Lisdseurantaa vaativien ladkkeiden ja laitteiden haittavaikutusten
ja turvallisuuden seuranta mahdollisesti helpottuu, mikali tietoja voidaan koota ja
yhdistaa valtakunnallisesti.
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5.1.3 Sosiaali- ja terveystietojen toissijaisen kayton
kokonaisarkkitehtuuri

Sosiaali- ja terveystietojen toissijaisen kayton edellytyksia on kirjattu toisiokayton
lakiesitykseen (kts. 5.1.2). Rinnan lainsdadannén valmistelun kanssa on laadittu sote-
tietojen toissijaisen kaytdon kokonaisarkkitehtuuria (54). Tavoitearkkitehtuurilla pyritaan
kuvamaan sosiaali- ja terveystietojen tietoturvallista hyédyntamista tukevaa ja
edistédvaa kokonaisuutta (Kuvio 3).

Tietotuotanto/-palvelu Palvelutoiminta
i
Saatavuustiedot ik
\ Keyttolupa
/ Tietopoiminnat
s . Luovutusten :
: Aineiston koonti .
D ' Arkistointi s ==
: | - ‘
[Tietoturvallinen kayttd — Tietosuojan huomiointj —
Summattu tieto ' Koodattu / pseudonymisoitu | | Tunnisteellinen yksilétason
yksilétason tieto tieto

" Omatterveydenja ™~ e " Muutterveydenja

Kuvio 3. Kokonaiskuva sosiaali- ja terveydenhuollon tietojen tietoturvallisesta hyodyntamisesta (54)

Kokonaisarkkitehtuurikuvauksessa on maaritelty tiedon hyddyntamisen ydinprosessit
(kuvio 4) seka prosessit jatkuva- ja kertaluonteisen tiedon hyddyntamiselle. Tiedon
hyddyntamisen nakodkulmasta prosessi lahtee liikkeelle tiedontarpeiden maarittelysta,
joka on kriittinen ja tydvoimaintensiivinen vaihe ja edellyttda vahvaa asiantuntijuutta.
Tiedontarpeiden kuvaaminen ja maarittely ovat lahtdkohta kehittamistydlle, joka
kattaa tietojarjestelmat, kirjaamisen, tietojen jarjestelyn ja varastoinnin, poiminnan ja
analysoinnin. Tdman prosessin tuloksena optimaalisessa tilanteessa saadaan
tuotettua luotettavaa tietoa, jota voidaan hyddyntaa niin arvioinnissa,
paatdksenteossa, johtamisessa kuin tutkimuksessakin.
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Kuvio 4 Toisiokayton arkkitehtuurin ydinprosessit ja kehittamiskohteet, muokattu lahteesta (54)

Sote-tietojen toissijaiskayton arkkitehtuuritydssa on koottu tietoturvallisen ja eettisesti
kestavan tietojen hyddyntdmisen kannalta keskeisimmat huomiot ja linjaukset. Naista
regulaation, HTA:n ja ohjauksen nakoékulmasta tarkeimmat on poimittu taulukkoon 7.

Taulukko 7. Toissijaisen kayton keskeiset linjaukset

— SOTE-tietojen toissijaisen hyddyntdmisen kokonaisuus edellyttda laajaa eri organisaatioiden valista
yhteisty6ta, kasitteiden ja tietosisaltéjen harmonisointia seka luokitusten yhteensovittamista ja harmonisointia
kaikilla tasoilla, erityisesti jarjestajan nakdkulmasta. Yksittéiset tietotekniset toteutukset eivat ratkaise
kokonaisuutta vaan tarvitaan laajaa prosessien ja tietojen kehittamisté.

— Yhteentoimivuuden ja tietojen kayton edistamiseksi eri kayttdtarkoituksiin tarvitaan valtakunnallinen tietomalli.
Yksi tieto kerataan vain kerran -periaatteen toteutumiseksi tarvitaan etenemisté tietojen harmonisoinnissa.
Kertakirjaamisen tavoite koskee ennen muuta asiakkaita ja sote-ammattihenkil6ité. Tietoteknisesti on
valtettava paallekkaisten tietovarantojen ja jarjestelmien luomista. Asiakas- ja potilastieto keskittyy Kantaan.

— Tietoja yhtenaiseksi tietojohtamisen tietopohjaksi kokoavia ns. tietoallasratkaisuja tulee kehittda vahintaan
yhteisty6aluetasoisesti ja niilden maara tulisi pitd4 alhaisena. Tietoaltaita voidaan hyddyntaa maakunnallisen ja
valtakunnallisen tietojohtamisen lisdksi mm. tutkimuksessa, koulutuksessa ja kehitystoiminnassa.

— Erillisten valtakunnallisten tiedonkeruiden vahentamiseksi Kanta-palveluja ryhdytaan hyddyntdmaan vaiheittain
seuranta-, tilasto- ja rekisteritietojen lahteena mahdollisimman kattavasti. Lisaksi THL:n tiedonpoimintaa
suoraan maakuntien tietolahteist4 sekd THL:n tiedonkeruiden ja Kanta-tietojen harmonisointia on tehtéva
maaratietoisesti.

— Tiedon laatuun vaikuttavista tekijoista kirjaaminen on yksi merkittavimmista. Kirjaamisen kaytantdihin ja
ohjeistuksiin on kiinnitettava erityistd huomiota jatkossa myds yksityisten palveluntuottajien osalta. Laadun
perustan luovat tiedon rakenteisuus, yhteinen tietomalli seka yhteiset luokitukset ja koodistot.

— Toissijaisen kayton kokonaisuus edellyttad pysyvaa seka ensi- etta toissijaiskayton kattavaa yhteistyémallia.
Tama tullaan huomiomaan sosiaali- ja terveydenhuollon valtakunnallisen kokonaisarkkitehtuurin hallintamallin
uudistamisessa.
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Toistaiseksi terveydenhuollon menetelmien (ladkkeet ja 1adkinnalliset laitteet)
tiedontarpeiden kansallista maarittelya ei ole tehty, mutta toisiokayton ja
tietopohjamaarittelyiden kehittdminen on edelleen kdynnissd STM:n vetdmana.

5.1.4 Yksilollistetty laaketiede -hankekokonaisuus

Sosiaali- ja terveysministerion yksil6llistetyn ladketieteen toimintaedellytysten
parantamiseen ja genomitiedon hyddyntdmiseen tahtaavaan hankekokonaisuuteen
sisaltyvat biopankit ja niiden toiminnan edistdminen, kansallisen sydpakeskuksen ja
kansallisen neurokeskuksen toiminnan kadynnistdminen ja perustettava genomikeskus
(55). Hankekokonaisuuteen on varattu 17 miljoonaa euroa vuosille 2017-2020.
Lisaksi kevaan 2018 kehysriihessa on varattu 11 miljoonaa euroa
|dakekehityskeskuksen perustamiseen. Kaikki edelld mainitut osaamiskeskukset,
"pilarit”, ovat osa terveydenhuollon kasvustrategian toimeenpanoa.

Biopankit

Suomessa on kymmenen biopankkia, joista nelja keraa naytteita koko valtakunnan
alueelta ja kuusi sairaanhoitopiirien alueilta (kuvio 5). Valvira ohjaa ja valvoo
biopankkitoimintaa ja mydntaa toimintaluvan biopankille seka yllapitaa valtakunnallista
biopankkirekisterid. Biopankkilaki (688/2012) asetuksineen tulivat voimaan 1.9.2013
ja toimilupien myéntamisen jalkeen vuodesta 2014 lahtien biopankkeihin on keratty
biologisia (veri-, kudos-) naytteita ns. laajan suostumuksen perusteella. Lisaksi
aiemmin kerattyja Kliinisia ja tutkimusaineistoja on siirretty biopankkeihin
ilmoitusmenettelyn perusteella. Biopankkinadytteita voidaan hyddyntaa tieteelliseen
tutkimukseen ja tutkimustoiminta on ollut huomattavassa kasvussa (tutkimusprojekteja
10 vuonna 2014 ja 308 vuonna 2017) (56).

Biopankkien osuuskunta Suomi (FINBB) on vuonna 2017 perustettu suomalaisten
sairaalabiopankkien yhteisorganisaatio, jonka tavoitteena on tulevaisuudessa toimia
keskitettyna luukkuna suomalaiseen biopankkiaineistoon seka akateemisille tutkijoille
ettd sairaanhoidon I&dke- ja tuotekehitykselle. Biopankkien osuuskunta on myds
toimija, jonka kanssa genomikeskus ja muut osaamiskeskukset tekevat tiivista
yhteisty6ta. Osuuskuntaan pyritdan jatkossa saamaan mukaan kaikki biopankit.

Parhaillaan on menossa myo6s biopankkilain uudistus. Uudistuksessa otetaan

huomioon biopankkilainsdadannon ohjausryhman tunnistamat muutostarpeet,
tietosuoja-asetuksen edellyttdmat korjaukset seka biopankkien yhteenliittyman
aiheuttamat muutostarpeet. (57)
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Kuvio 5. Suomen biopankit (58)

Genomikeskus

Genomi- ja geenitietoa hyodyntava tutkimus tapahtuu talla hetkella pitkalti
biopankkitoiminnan puitteissa. Lisdksi on tarve yhd enemman yhdistda genomi- ja
biomarkkeritietoja muihin potilaan terveystietoihin. Nain toimien arvioidaan voitavan
tehda parempia yksildllisia hoitovalintoja, kohdentaa sairauksien seulontaa ja
ennaltaehkaisya, tarkentaa diagnostiikkaa seka valita parhaiten tehoava hoito.

Genomistrategian mukaisesti Suomeen perustetaan genomikeskus (59). Se tulee
tarjoamaan terveydenhuollon toimijoille, tutkimuslaitoksille seka yrityksille yhden
asiointipisteen genomiikkaan liittyvissa kysymyksissa. Keskus vastaisi kansallisen
genomitietokannan kehittdmisesta ja tukisi tietokannan tehokasta hyddyntédmista
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potilaiden hoidossa, tieteellisessa tutkimuksessa seka innovaatiotoiminnassa.
Suunnitelmissa on, etta yksilon genomitieto olisi osana Kanta-palveluita ja
hyddynnettavissd myds kliinisessa paatdoksenteossa. (60)

Kansallinen syopakeskus

Kansallisen syopakeskuksen toiminta on kaynnistynyt koordinoivan yksikon
perustamisen myo6ta vuoden 2018 aikana. Kansallisen sydpakeskuksen muodostaa
viisi yliopiston ja yliopistollisen sairaanhoitopiirin perustamaa alueellista
syOpakeskusta ja toimintaa koordinoiva keskus.

Syopakeskuksen perustamisen tavoitteeksi on asetettu syévan hoidon parantaminen
ja tutkimuksen edistaminen. Hoitokaytantdjen muuttuessa nopeasti on nahty
tarpeelliseksi sydvan hoidon kansallinen ohjaus, jotta voidaan turvata palveluiden
yhdenvertainen saatavuus ja edistda hoitojen laatua. Tavoitteena on my®ds hillité
syovan hoidon kustannuskehitysta panostamalla syépatautien ehkaisyyn, seulontojen
kehittdmiseen, kuntoutukseen ja kalliiden hoitojen hallittuun kayttdonottoon.

Kansallinen neurokeskus

Suomessa on kansainvalisestikin arvioiden korkeatasoista neurotieteen tutkimusta,
mutta tutkimuskenttd on todettu hajanaiseksi. Kansallisen neurokeskuksen
perustamisella halutaan turvata suomalaisen neurotieteen tutkimuksen asema
kehityksen karjessa ja osaamisen hyddyntaminen keskitetysti ja tehokkaasti.

Neurokeskuksen perustamisen tavoitteena on edistaa neuroalan kansallista ja
kansainvalista tutkimusyhteisty6td, integroida tutkimus paremmin kaytannén
potilastydhon ja sosiaali- ja terveysalan innovaatioihin. Tarkoitus on, ettd kansallinen
neurokeskus yllapitaisi kattavia ja ajantasaisia tietoja Suomen neurotieteiden
tutkimusprojekteista, infrastruktuurista, menetelmista, materiaaleista ja innovaatioista
internetin tietokannassa. Kansallinen neurokeskus toimisi myds yhden luukun
periaatteella Suomessa tutkimuksen ja ulkoisten, paaasiassa kaupallisten toimijoiden
valilla ja edistaisi suomalaisen tutkimuksen hyddyntamista ja kaupallistamista. Pitkan
aikavalin vaikuttavuuden toivotaan nakyvan edistyksena sairauksien hoidossa ja
preventiossa.

Laakekehityskeskus
Viimeisimpana terveydenhuollon kasvustrategian konkreettisena toimena on paatetty

perustaa ladkekehityskeskus ja sen perustamista hallitus paatti rahoittaa huhtikuun
2018 kehysriihessa 11 milj. eurolla. Kesdkuussa 2018 asetetun esiselvitystyéryhman
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on maara laatia ehdotus syksyn 2018 aikana ladkekehityskeskuksen keskeisista
tehtavista ja toiminnoista, oikeushenkildluonteesta, ohjausmallista, seka niista valtion
ja muiden osapuolten toimenpiteistd, joita keskuksen perustaminen edellyttaa.
Laakekehityskeskuksen esiselvitystyéryhman asettamispaatokseen on kirjattu
seuraavasti:

"Liiketoimintasuunnitelmaan tulee sisaltya arvio keskuksen mahdollisuuksista toimia
ladkealan viranomaisten tarvitsemien asiantuntijapalveluiden (esimerkiksi "horizon
scanning" ja uusien ladkkeiden kayttdonoton vaikuttavuustutkimus) tuottajana seka
siitd mahdollisuudesta, ettd keskus tuottaisi kliinisen tutkimuksen suunnitteluun ja
toteutukseen liittyvia palveluita myds muille kuin 1adkekehitykseen liittyville hankkeille.
Erityistd huomiota tulee kiinnittda terveysalan tutkimus- ja innovaatiotoiminnan
kasvustrategian tiekartan toimeenpanoon ja yhteistyéhén sen muiden kansallisten
keskusten kanssa (FinnBB-osuuskunta, valmisteilla olevat kansallinen genomikeskus,
syOpakeskus, neurokeskus, lupaviranomainen ja palveluoperaattori).”(61)

Keskeiset havainnot

Yksilollistetyn ladketieteen hankekokonaisuus ja sen “pilarit” ovat myds merkittavia
RWD:n kayton nakokulmasta. Biopankkeihin keratyt aineistot yhdessa rekisteritietojen
tai potilastietojarjestelmien sisaltdmien tietojen kanssa voivat parhaimmillaan tuottaa
uutta tietoa sairauksista ja niiden hoidosta tutkimuksen edellytysten ja osaamisen
parantuessa. Lisaksi kansallinen yhteisty0 ja kattavan kliinisen osaamisen keskittymat
ovat merkittdva potentiaali seka tutkimuksen ettd tehokkaamman hoidon
nakokulmista. Erityisesti vaikuttavuustutkimuksen ja sen tulosten hyédyntamisen
odotetaan infrastruktuurin kehittyessa lisaantyvan.

Genomitiedon ja muiden biologisten datan yhdistdminen muihin potilaan
terveystietoihin voi mahdollistaa muutoksen sairauden hoidosta ennaltaehkaisyyn.
Toisaalta 1ddkehoitojen kehittyessad yha enemman tdsmahoidoiksi geneettisten
tutkimusten perusteella voidaan kohdistaa tehokkaita hoitoja niistd eniten hyétyville ja
valttaa turhia tai jopa haitallisia ladkehoitoja. Hoito on joka tapauksessa
vaikuttavampaa, jos kykenemme etukateen paremmin tunnistamaan ne potilaat, jotka
hoidosta hyotyvat ja sitten kohdentamaan hoidon heille.

Geenitestit ovat kliinista arkipaivaa useiden sairauksien diagnostiikassa ja vaikuttavat
hoitovalintoihin. Geneettisen tiedon hyddyntaminen esimerkiksi geenivirheeseen
kohdennettavan ladkehoidon kohdejoukon koon ja alueellisen jakautumisen
selvittamisessa kansallisesti palvelisi myds HTA-toimintaa ja kansallista ohjausta.
Geneettisen tiedon karttuessa biopankkeihin ja tulevaisuudessa genomikeskukseen,
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tietoja tulisi voida hyddyntaa kliinisen hoidon seka tutkimuksen ja innovaatiotoiminnan
lisdksi myds osana viranomaisen tarvitseman tiedon tuottamista.

5.1.5 Terveysteknologian tuotekehitys
terveydenhuollossa

Suomen terveysteknologian tuotteiden vienti oli vuonna 2017 yli kaksi miljardia euroa
ja terveysteknologia on yksi nopeimmin kasvavista korkean teknologian vientialoista
maassamme (62). Sen kasvun vauhdittaminen on myds yksi terveysalan tutkimus- ja
innovaatiotoiminnan kasvustrategian tavoitteista. Terveysteknologialle ei ole virallista
maaritelmaa, mutta erotuksena muuhun hyvinvointiteknologiaan se on tarkoitettu
kaytettavaksi sosiaali- ja terveydenhuollon palveluja tuotettaessa.

Erityisesti laakinnallisten laitteiden tuotekehitystad tukemaan on perustettu
yliopistollisten sairaaloiden yhteyteen monialaisia testausymparistoja (test bed).
Naissa laitevalmistajat padsevat testaamaan tuotteita terveydenhuollossa ja
terveydenhuollon organisaatiot tarjoavat kliinisen- ja tutkimusosaamisensa
laitevalmistajien kayttéon. Testauksessa kertynyttd RWD:a voidaan kayttaa
esimerkiksi laitteen vaatimustenmukaisuuden ja hyoty-haitta profiilin osoittamisessa
markkinoille saatettaessa. Se, etta laite on testattu Suomen terveydenhuollossa voi
edistdd myos laitteen ulkomaisille markkinoille vientia, koska alalla Suomi tunnetaan
ns. referenssimaana (62).

Terveysteknologiset sovelluksista ja 1adkinnallisista laitteista toivotaan myos tydkaluja
potilaiden oireiden ja kokemusten sekéd hoidon lopputulosten tehokkaampaan
seurantaan.

5.1.6 Harvinaiset sairaudet

Eurooppalaiset osaamisverkostot "European Reference Networks” on Euroopan
komission rajat ylittavan terveydenhuollon direktiivin puitteissa toimiva vuonna 2017
kaynnistetty virtuaalinen osaamiskeskusten verkosto, jossa on mukana noin 900 eri
erikoisalojen yksikk6a noin 300 sairaalasta yhteensa 26 maasta. Verkostojen
tarkoituksena on jakaa tietoa ja asiantuntemusta harvinaisista sairauksista, jotka
edellyttavat pitkalle erikoistunutta diagnostiikkaa ja hoitoa seka osaamisen ja
resurssien keskittamista. Osaamisverkostojen merkitys vaativan erikoissairaanhoidon
kehittajina ja hoitokaytantdjen yhtenaistajing, tutkimuksessa, yhteisten rekisterien ja
tiedon seka potilaiden liikkuvuuden edistdjind kasvaa tulevaisuudessa. (32)

Suomessa EU:n harvinaissairauksia koskevan suosituksen (2009) toimeenpano oli
STM:n asettaman harvinaisten sairauksien ohjausryhméan tehtédvana. Suosituksen
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tavoitteet kirjattiin Harvinaisten sairauksien kansalliseksi ohjelmaksi vuosille 2014—
2017 (63). Ohjelmaan kirjatuista ehdotuksista on toteutunut harvinaissairauksien
yksikdiden perustaminen kaikkiin viiteen yliopistolliseen sairaalaan. Ohjelmaan
kirjattujen tavoitteiden ja toimenpiteiden toimeenpanoa on seurannut ja koordinoinut
STM:n asettama Harvinaiset sairaudet -tyéryhma3, jonka toimikausi jatkuu vuoden
2019 loppuun. Tyéryhmassa on edustajia mm. sairaanhoitopiireista, Harvinaiset-
verkostosta ja sosiaali- ja terveysministerion hallinnonalan laitoksista.

Harvinaissairauksien diagnostiikka kehittyy ja tarkentuu geneettisen tiedon
lisdantymisen mydota, ja tata tietoa kertyy lisdantyvan testauksen myoéta biopankkeihin.
Harvinaissairauksien epidemiologiasta kaivataan myds lisaa tietoa. Harvinaisten
sairauksien diagnoosit tulee tehda tunnistettavaksi terveydenhuoltojarjestelmassa.
Ohjelman ehdotuksena on paivitetyn ICD-11 (International Classification of Diseases)
kayttéonoton mydta tarkentuvien harvinaissairauksien diagnoosikirjausten (ns.
ORPHA-koodien) kerdaminen osana HILMO-rekisterin tietojen keraysta (63).
Harvinaissairauksien erillisrekisterin kerddminen tulee pohjautua kertakirjaamisen
periaatteelle. Talldin myds harvinaissairauksien tutkiminen helpottuu, kun
potilasryhmat ovat tunnistettavissa.

Laakehoitoihin liittyvaksi tavoitteeksi on kirjattu harvinaisladkkeiden saatavuuden
edistaminen (EMA orphan medicine-status, adaptive pathways, ks. 5.2). Lisaksi
ohjelman tavoitteena on edistda harvinaisten sairauksien hoitoon tarkoitettujen
Iddkkeiden korvaamista sairausvakuutuksesta ja toisaalta tavallisten sairauksien
hoitoon kaytettavien valmisteiden saamista korvattavaksi harvinaissairauteen.

Harvinaislaakkeiden tutkimusnayttoon liittyvia kysymyksia myyntiluvan myoéntamisen
yhteydessa ja myyntiluvan jalkeisessa seurannassa on kuvattu kappaleissa 4.2.2 ja
4.2.3. Harvinaislaakkeiden tullessa kliiniseen kayttéon usein varsin pienilla
potilasaineistoilla ja lyhyen seurannan tutkimusten perusteella, tarve naiden
Idakkeiden kayton kohdistumisen, vaikutusten ja hoitoon liittyvien resurssien kayton
seuraamiselle terveydenhuollossa on ilmeinen seka potilaiden ja kliinikkojen kuin
myo6s paatdksentekijdiden ndkdkulmasta. Kayttddnottovaiheessa olisi syyta maaritella
ja sopia kansallisesti yhtenevasta tietojen keradmisesta. Potilaspopulaatioiden
pienuudesta johtuen kansainvalinen yhteistyd ja mahdollisuuksien mukaan RWD:an
yhdistdminen eri maista on tarpeen tuotetun tiedon ja ndytén vahvistamiseksi.

5.1.7 Sote-tiedolla johtamisen suunnitteluhankkeet

Maaritelmallisesti tiedolla johtaminen on tiedon hyddyntamista paatdksenteossa, kun
taas tietojohtaminen tai tiedon johtaminen on arvonluontia aineettomista
voimavaroista seka tietovarantojen ja -virtojen hallintaa. Osana "Maakunta- ja SOTE-
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uudistusta” on esivalmisteltu maakuntien tiedolla johtamisen digipalveluita
valtiovarainministerion ja sosiaali- ja terveysministerion vetdmina kevaan 2018 aikana
(64). Kansallisia sote-tiedolla johtamiseen tahtdaviad hankkeita on nelja:1) Maakunnan
digipalvelut jarjestamistehtavassa, 2) sote-jarjestamisen tietomalli, 3) sote-tiedolla
johtamisen tietojarjestelmaratkaisujen esiselvitys ja 4) valtakunnallisten sote-
toimijoiden tietojarjestelmaratkaisujen tyénjako ja arkkitehtuuri. Hankkeiden
tavoitteena on:

— laatia sote-tiedon toisiokayttdoon liittyvien valtakunnallisten toimijoiden
tietojarjestelmaratkaisujen tavoitearkkitehtuuri

— laatia maakuntajarjestajan tietomalli, johon kuvataan kaikille maakunnille
yhteiset jarjestdmisen tiedot seka

— laatia esiselvitys maakunnan tiedolla johtamisen tarpeista seka naihin
vastaavista tietojarjestelmaratkaisuista ja niiden valisista suhteista.

Suunnitteluhankkeiden ovat paattyneet kesakuussa 2018 ja toimeenpano etenee
vuoteen 2019. Yhteisten tietomallien ja arkkitehtuurien toivotaan edesauttavan
tietojen saatavuutta ja yndenmukaistavan tietojen raportointia. Terveydenhuollon
toiminnassa syntynyttd RWD:a voidaan kayttda palveluiden tuottamisen ohjaamisessa
ja resurssien kohdentamisessa ja parhaimmillaan tuotettujen palveluiden laadun ja
vaikutusten arvioinnissa. Sote-jarjestamisen tietomalli (65) on tarkoitettu ensisijaisesti
palvelujarjestajan toiminnan suunnitteluun, ohjaamiseen ja seurantaan.
Palvelutarpeen arvioinnin kannalta hyodyllisia yksilotason tieoja on myods maaritelty ja
naita ovat mm. terveydentilaan ja toimintakykyyn seka hoitosuunnitelmaan liittyvat
tiedot. Yksityiskohtaisemmat tiedontarpeiden maarittelyt tultaneen tekemaan
seuraavassa vaiheessa.

Tiedolla johtamisen kokonaisarkkitehtuuritydssa on tunnistettu tarvittavat kyvykkyydet.
Naita ovat asiakastarpeiden tunnistamisen seka tietojen keruun, suojaamisen
jalostamisen ja tietotuotannon tukemisen kyvykkyydet. Lisaksi tarvitaan osaamista
tiedolla johtamisen ja tiedon johtamisen. Nama kyvykkyydet ovat edellytys sille, etta
palveluiden tuotantoon liittyvat osakokonaisuudet ovat laadukkaita ja
tarkoituksenmukaisia. Osakokonaisuuksia ovat toimintamallit ja prosessit, henkildsto
ja osaaminen seka tiedot ja jarjestelmat.

Edella mainitut kyvykkyydet ja osatekijat ovat keskeisia my0ds laadukkaan, kattavan ja
luotettavan RWD:an perustuvan tiedon tuottamisessa ja ne on huomioitava myos
suunniteltaessa ja kehitettdessa HTA:n, paatoksenteon ja ohjauksen kansallista
kokonaisuutta. Lisdksi tietopohjan maarittelyissa olisi tarkoituksenmukaista huomioida
myds 1adkkeisiin ja laakinnallisiin laitteisiin liittyvan regulaation, arvioinnin ja
ohjauksen tarpeet kertakirjauksen periaatteen toteutumisen varmistamiseksi.
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5.2 Kansainvalinen toimintaymparisto
Innovatiiviset hoidot halutaan oikea-aikaisesti potilaiden kayttoon

EMA:n Adaptive Pathways
Yhdysvaltojen 21st Century Cures Act

Seka Euroopan komissio ettad Yhdysvaltojen kongressi haluavat nopeuttaa
innovatiivisten ladkkeiden saamista potilaiden kayttéon. Se tarkoittaa, etta osa uusista
l&akkeista tulee markkinoille yha aikaisemmassa vaiheessa, tarkoin rajatuille
potilasryhmille ja usein tavanomaista suppeammalla tutkimusnaytolla. Tassa
yhteydessa suppeampi tutkimusnayttd tarkoittaa esimerkiksi yksihaaraisia kliinisia
tutkimuksia ja sita, etta tutkimusten otoskoko on pieni, seuranta-aika on lyhyt tai
hoidon lopputulosten mittaamiseen kaytetaan korvikemuuttujia.

Suppeasta tutkimusnaytodsta johtuen valmisteen hoidollisiin vaikutuksiin voi liittya
merkittdvaa epavarmuutta. Tatéd epavarmuutta voidaan joissain tilanteissa vahentaa
keraamalla RWD:a hoitoa kayttavista potilaista, hoidon toteutumisesta ja
lopputuloksista hoidon kayttddnoton jéalkeen.

Adaptive Pathways on EMA:n lahestymistapa nopeutettuun ladkekehitykseen ja datan
tuottamiseen. Sita sovelletaan ensisijaisesti sellaisten valmisteiden kohdalla, jotka on
tarkoitettu sellaisten sairauksien ja potilasryhmien hoitoon, joissa ei ole kaytdssa
rittdvan hyvaa hoitoa (high unmet medical need). Lisaksi tavanomaisten Kkliinisten
kokeiden toteuttaminen on hankalaa tai eettisesti kyseenalaista. Adaptive Pathways
perustuu EMA:n olemassa olevien prosessien hyddyntamiseen. Naitéd ovat muun
muassa tieteellinen neuvonta, ehdollinen myyntilupa seka potilasrekisterien ja muiden
l&8keturvatoiminnan tydkalujen hyddyntadminen.

Yhdysvaltain kongressi on hyvaksynyt lain (21st Century Cures Act), jonka tarkoitus
on auttaa laakkeiden tuotekehityksen nopeuttamisessa ja innovatiivisten ladkkeiden
saamisessa potilaiden kayttéon. Laki astui voimaan 13.12.2016. Osana lakia on
maaritetty, ettd FDA:n tulee arvioida potentiaali RWE:n kaytélle myyntilupa-
arvioinnissa, joka kasittelee ladkkeiden uusia indikaatioita. Liséksi tulee arvioida
mahdollisuudet RWE:n kaytdlle myyntiluvan jalkeisten tutkimusvaatimusten
taydentamisessa tai tayttamisessa. FDA:n tulee kahden vuoden kuluessa lain
voimaantulosta kuvata
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— RWE:n ldhteet mukaan lukien meneilldan oleva turvallisuusseuranta,
havaintotutkimukset, rekisterit seka tutkimushankkeet, jotka liittyvat
potilaskeskeisiin hoitotuloksiin (patient-centered outcomes research
activities)

— puutteet datan keruussa

— standardit ja menetelmat RWE:n kerd@miseen ja analysoimiseen

— painopistealueet ja jaljella olevat haasteet.

Taman perusteella luonnostellaan teollisuudelle suositus. Suosituksessa kuvataan
tilanteet, joissa myyntiluvan haltija ja FDA voivat turvautua RWE:n seka
tarkoituksenmukaiset standardit ja menetelmat RWE:n kerddmiseen ja analysointiin.
Suositusluonnos tulee julkaista kommenteille viiden vuoden kuluessa lain
voimaantulosta (12/2021 mennessa). Lisaksi FDA on jo julkaissut ohjeet, joissa
kasitellaan RWE:n kayttda laakinnallisiin laitteisiin liittyvassa paatoksenteossa (4).

Laakeviranomaiset edistavat reaalimaailman datan ja massadatan
hyodyntamista

EMA:n Initiative for patient registries
HMA/EMA:n Big Data Task Force,
ENCePP

FDA:n Sentinel system

EMA:ssa on kolme keskeistd hanketta, joiden odotetaan lisddvan seka
myyntilupaviranomaisten etta sidosryhmien ymmarrysta, tydkaluja ja osaamista
RWD:n hyddyntamisessa. Nama ovat EMA:n potilasrekisterialoite, Euroopan
l&akevirastojen johtajien (HMA) ja EMA:n Big data -tyéryhma ja ENCePP-verkosto.
Sentinel on FDA:n keskeinen tydkalu RWD:n kokoamiseen.

EMA:n potilasrekistereita koskeva aloite (Initiative for patient registries) kaynnistettiin
vuonna 2015 (28). Aloitteen tavoitteena on tarkastella keinoja olemassa olevien
potilasrekisterien entistd paremmalle hydédyntamiselle ladkevalmisteiden hyotyjen ja
riskien arvioinnissa. Lisaksi tavoite on helpottaa uusien rekisterien perustamista
silloin, kun tarkoitukseen sopivia rekistereitd ei ole olemassa. Tavoite on, etta
l&8kevalvontaviranomaisten paatoksissa voidaan hyddyntaa korkealaatuista
rekisteridataa. Lisdksi tavoite on lisata keskustelua ja yhteisty6ta
ladkevalvontaviranomaisten, ladkeyritysten ja rekisterinpitajien valilla.

Vuonna 2017 aloitettiin HMA:n ja EMA:n yhteinen Big Data-tyéryhma (66). Ryhman
tehtavaksi asetettiin 1ddkekehityksen ja regulaation kannalta merkityksellisten
massadatalahteiden kartoitus, aineistojen kaytettavyyden ja sovellettavuuden arviointi
seka nykytilan ja tulevaisuuden tarpeiden arviointi. Tdman ohella tyéryhman tulee
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esittdd massadatan hyotykayttdon tahtaava suosituksensa. Ryhma jatkaa
toimintaansa vuoden 2018 loppuun.

ENCePP (European Network of Centres for Pharmacoepidemiology and
Pharmacovigilance) on EMA:n koordinoima verkosto (67). Sen jaseneksi voivat liittya
seka julkiset etta yksityiset tutkimusorganisaatiot, jotka tekevat ladke-epidemiologista
tai 1ddketurvatutkimusta. ENCePP:n tavoite on edistda korkealaatuista myyntiluvan
myontamisen jalkeen tehtavaa monikeskus-havaintotutkimusta, tuoda yhteen laake-
epidemiologian ja 1ddketurvatoiminnan asiantuntemusta ja resursseja kaikkialla
Euroopassa ja tarjota yhteisty6foorumi. Suomesta ENCePP:n jasenia ovat THL (laake
ja raskaus -hanke ja rokoteturva), EPID Research, Fimea, Suomen sy6parekisteri,
Gerho (Ita-Suomen yliopiston Geriatrisen hoidon tutkimuskeskus), Helsingin yliopiston
kansanterveystieteen osasto ja teratologinen tietopalvelu. EnCePP:n keskeisia
tuotteita ovat:

— ENCePP Database of Research Resources

— ENCePP Code of Conduct

— ENCePP Checklist for Study Protocols

— ENCePP Guide on Methodological Standards in
Pharmacoepidemiology.

Sentinel on FDA:n kansallinen sahkéinen jarjestelma, jonka avulla voidaan muun
muassa valvoa FDA:n sdantelemien ladkkeiden ja laakinnallisten laitteiden
turvallisuutta (68). Sentinelin kautta FDA pystyy nopeasti ja tietoturvallisesti saamaan
kayttdonsa informaatiota suurelta maaraltd monentyyppisia toimijoita potilas- ja
asiakastietojarjestelmista, vakuutushakemuksista ja rekistereista. Sentinel on
konkreettinen ratkaisu siihen, miten lukuisten toimijoiden tuottamaa dataa voidaan
hyddyntaa regulaatiossa.

Kayttoonoton jalkeisen datan keraamisen tavat eivat ole vakiintuneet

EUnetHTA:n PLEG-pilotit
EMA:n Initiative for patient registries

Koska osa uusista 1ddkkeistd saa myyntiluvan ja tulee kayttéén hyvin suppealla
naytolla, korostuu tarve kerata lisatietoa laakkeiden kaytdsta ja hoitotuloksista
terveydenhuollossa. Tallaisen tiedon kerdamista (post launch evidence generation,
PLEG) pilotoidaan esimerkiksi osana EUnetHTA-verkoston toimintaa seka kasitellaan
EMA:n potilasrekisterialoitteessa (28,69).

Tata kirjoitettaessa EUnetHTA on kaynnistanyt kaksi PLEG-pilottia. Toisessa
piloteista on tarkasteltavana harvinaisen spinaalisen lihasatrofian (SMA, spinal
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muscular atrophy) hoitoon tarkoitettu nusinerseeni-ladke ja toisessa rintasyévan
hoitoon tarkoitettu syopalaake palbosiklibi. Nayttaa silta, ettd EUnetHTA:n piloteissa
kootaan niin sanottuja tuoterekistereitd. Esimerkiksi EMA suosii potilasrekisterien
hyddyntamistd muun muassa siita syysta, ettd ne mahdollistavat hoitovaihtoehtojen
vertailun.

Euroopan komissio on rahoittanut useita RWD:an liittyvia hankkeita

Euroopan komissio on osallistunut lukuisten RWD:an liittyvien hankkeiden
rahoitukseen. Esimerkkeja tallaisista projekteista on esitetty taulukossa 8.
Huomionarvoista on, ettd EMA:n lisdksi suuret kansalliset HTA-organisaatiot, kuten
NICE (UK), HAS (Ranska), ja ZIN (Alankomaat) osallistuvat aktiivisesti naihin
hankkeisiin. Suomalaiset organisaatiot eivat ole mukana taulukossa 8 kuvatuissa
hankkeissa lukuun ottamatta jo paattynyttd PARENT-hanketta, jossa THL oli mukana.

Taulukko 8. Euroopan komission rahoittamia reaalimaailman dataan liittyvia hankkeita

Projekti Lisatietoja
IMI-GETREAL Projektin tavoitteena oli osoittaa, kuinka uusia RWE:n
Real-Life Data In Drug Development kokoamis- ja synteesimenetelmia voitaisiin hyddyntaa

aikaisemmin |aékkeiden tutkimus- ja kehittdmistoiminnassa
ja terveydenhuollon paatoksentekoprosesseissa.

Kesto: 3 vuotta (alkaen 2013)
http://www.imi-getreal.eu/

ADAPT SMART Euroopan ladkeviraston johtama hanke, jonka keskeinen

Medicines Adaptive Pathways to Patients tavoite on tarjota potilaille entistd paremmat mahdollisuudet
kéyttaa innovatiivisia 1aékkeita. Projektissa etsittiin eri
sidosryhmien (potilaat, lddkevalvontaviranomaiset,
teollisuus, HTA-organisaatiot, terveydenhuollon maksajat ja
yliopistot) yhteistyona entista tehokkaampia keinoja
ladkekehitykseen ja regulaatioon.

Kesto: 30 kk (alkaen 2015)
http://adaptsmart.eu/home/

BD4BO Tutkimusohjelma, jonka tavoite on tukea terveydenhuollon

Big Data for Better Outcomes muutosta massadatan hyédyntdmisen avulla. Tavoite on
kehittda alustoja erilaisten datasettien analysoimiseen ja
yhdistamiseen.

http://bd4bo.eu/
WEB-RADR Projektin tavoite oli kehittaa potilaille ja terveydenhuollon
Recognising Adverse Drug Reactions ammattilaisille tarkoitettu mobiiliapplikaatio

haittavakuutusilmoitusten tekemiseksi kansallisille
ladkeviranomaisille. Lisaksi arvioitiin sosiaalisen median
mahdollisuuksia laéketurvasignaalien tunnistamisessa.

Kesto: 3 vuotta (alkaen 2014)
https://web-radr.eu/
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Projekti Lisatietoja
EMIF Projektin tavoite oli edist44 yksilétason terveysdatan
European Medicinal Information Framework saatavuutta ja kayttoa.

Kesto: 5 vuotta (alkaen 2013)
http://www.emif.eu/

IMPACT-HTA Projektissa kehitetddn mm. menetelmia entista

Improved Methods and Actionable Tools for robustimmalle eldmanlaadun, potilaiden preferenssin ja

Enhancing Health Technology Assessment potilaiden raportoimien lopputulosten mittaamiselle seka
sidosryhmien néakemysten huomioimiselle hoitojen arvon
arvioinnissa.

Dataan liittyen projektissa kehitetdan uusia menetelmia
sairauksien hoidon kustannusten seka hoitotulosten
yhdistamiseen erilaisista lahteista kuten satunnaistetuista
kliinisista kokeista, havaintotutkimuksista ja rekistereista.

Kesto: 2018-2020
https://cordis.europa.eu/project/rcn/213045_en.html
COMED Hankkeen tavoite on kehittaa
Pushing the boundaries of Cost and Outcome —  terveydenhuollon menetelmien kustannusten ja
analysis of Medical Technologies hoitotulosten analyysimenetelmid seka
—  tyokaluja taloudellisen arvioinnin hyodyntamiseksi
paatoksenteossa.
Projektissa keskitytaan erityisesti 14&kinnéllisten laitteiden
arviointiin.

Kesto: 2018-2020
https://cordis.europa.eu/project/rcn/213046_en.html
PARENT Hankkeen tavoite oli tukea EU:n jasenvaltioita
PAtient REgistries iNiTiative vertailukelpoisten ja yhteentoimivien potilasrekisterien
kehittdmisessa, jotta jdsenmaiden valinen yhteisty
rekisteridatan toisiokaytossa seka kansanterveydellisiin etta
tutkimustarkoituksiin olisi mahdollista.

Kesto: 05/2012-05/2015
http://patientregistries.eu/

HORIZON 2020 Suurin EU:n tutkimusta ja innovaatioita rahoittava ohjelma.
Sen koko on lahes 80 miljardia euroa. Esimerkkeja
meneill&an olevista RWD:an liittyvistd Horisontti 2020 -
projekteista ovat COMED ja IMPACT-HTA.

Kesto: 2014-2020
https://ec.europa.eu/programmes/horizon2020/what-horizon-
2020

Esimerkiksi osana IMI-GETREAL -projektia on julkaistu useita kdytannén tydkaluja
RWD:n hyédyntamiseen ladkkeiden tutkimus- ja kehittdmistoiminnassa. Naita ovat
esimerkiksi kahdeksan julkaisun sarja RWE:n kaytésta pragmaattisissa kokeissa ja
RWE-navigaattori.
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Hoitotulosten yhdenmukainen mittaaminen on lahtokohta arvoon
perustuvalle toiminnalle

Value based health care
ICHOM (The International Consortium for Health Outcomes Measurement )

Arvoon perustuva terveydenhuolto on professori Porterin (2006) tydhén perustuva
viitekehys. Porterin mukaan terveydenhuollossa arvo on potilaalle tai
sairastumisvaarassa olevalle ihmiselle tuotettu terveyshyoty suhteessa kaytettyihin
voimavaroihin. Suomessa esimerkiksi Sitra on julkaissut raportin (70), jossa esitellaan
arvoon perustuvan terveydenhuollon periaatteet. Raportissa kuvataan Suomen
terveydenhuoltoa niin, etta rakenteita ja toimintaa arvioidaan suhteessa naihin
periaatteisiin seka annetaan suosituksia suomalaisen jarjestelman kehittdmisesta
arvoon perustuvan terveydenhuollon suuntaan.

Arvoon perustuvassa terveydenhuollossa korostetaan kustannusten ja hoitotulosten
mittaamisen tarkeyttd. Keskeista on, ettd arvon maarittdmisessa huomioidaan
potilaiden nakdkulmasta tarkeitd hoitotuloksia. Lisdksi tarkasteluajanjakson tulee olla
niin pitka, etta kaikki tarkeat lopputulokset ja kaikki kustannukset tulevat huomioiduksi.
Voimavarojen kayton arvioinnissa huomioidaan kaikki hoitoon liittyvat kustannukset.

ICHOM (International Consortium for Health Outcomes Measurement) on
kansainvalinen konsortio, jonka tavoite on mahdollistaa arvoon perustuvan
terveydenhuollon toteuttaminen maarittelemalla lopputulosstandardit tarkeimmille
sairauksille/terveydentiloille ja edistamalla naiden lopputulosmittareiden kayttdonottoa
ja raportointia maailmanlaajuisesti (71).
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6 Keskeiset tietovarannot

Kansallisesti yhtenevasti ja laadukkaasti kirjattua ja
systemaattisesti kerattya tauti- ja potilasryhmakohtaista
seurantatietoa tarvitaan, jotta voidaan tuottaa tietoa
terveydenhuollon menetelmien vaikutuksista ja kustannuksista
palvelujarjestelmassa. Tarvittavia tietoja voidaan myos tuottaa
yhdistelemilla dataa eri tietovarannoista.

v Lahde v’ Tarkkaan v’ Koostaa eri v' Valtakunnallinen v’ Lakiin perustuvat | v' Genomidata
tiedonkeruulle madritelty, osin jarjestelmistd asiakas- ja valtakunnalliset v' Biopankit
v' Rakenteinen ja ei- rakenteinen tieto keréttavan tiedon potilastietojen tiedonkeruut v’ Valvontarekisterit
rakenteinen tieto | v Yhdistda séilytettavaksi jakelu ja séilytys v" Luovat
v Yhteisesti operatiivisten v Rakenteinenjaei- || v/ Rakenteinen ja vaatimuksia tiedon
maaritelty tieto jarjestelmien tietoa rakenteinen tieto esirakenteinen yhteen-
v Kirjaussaannot v' Tehokas, v’ Mahdollistaa tieto toimivuudelle
v mm. asiakas- ja ajantasainen tiedon v’ Kansallisesti
potilastiedot, tiedon kaytto hyédyntémisen eri maaritellyt
taloustiedot, v' Toiminnan kéyttotarkoituksiin yhtendiset
henkilosto- seuranta ja joustavasti tietorakenteet ja
hallinnon tiedot johtaminen tallennusmuodot

Kuvio 7. Tietovarannot ja niiden valinen tyonjako tiedon hyddyntamisen nakékulmasta, muokattu lahteesta
(72)

Tauti- tai potilasryhmakohtaista tietoa tarvitaan muun muassa regulaatiota,
terveydenhuollon menetelmien arviointia, paatdksentekoa ja kansallista ohjausta seka
tutkimusta ja kliinistd paatdksentekoa varten. Tietoa tarvitaan esimerkiksi:

— kayton kohdentumisesta (esim. kayttdaihe, kohdejoukon ika- ja
sukupuolijakauma, liitdnnaissairaudet, potilaiden muut ominaispiirteet)

— hoidon toteutumisesta (esim. aloitus ja lopetus paivamaara, annos,
hoidon lopetuksen syy, aiemmat hoidot)

— keskeisesti hoitoon ja hoidon valintaan vaikuttaneista biomarkkereista ja
muista tekijoista (esim. geneettiset ominaisuudet)

— hoidon lopputuloksista (lopputuloksia voidaan mitata kliinisten
tulosmuuttujien (esim. tautitapahtumien tai kuoleman ilmaantuminen),
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potilaiden raportoimien tulosmuuttujien (esim. terveyteen liittyva
elamanlaatu tai toimintakyky), korvikemuuttujien (esim. laboratorioarvo)
tai haittoja kuvaavien muuttujien avulla)

— hoitoon liittyvasta voimavarojen kaytdsta ja kustannuksista.

Talla hetkella kansallisesti kattavaa, laadukasta ja yhdenmukaista tauti- tai
potilasryhmakohtaista seurantatietoa on saatavilla vahan. Joissain tapauksissa
tarvittavia tietoja voidaan tuottaa yhdistelemalla eri rekisterien tietoja. Tietyissa tauti-
tai potilasryhmissa naita tietoja voidaan tallentaa ns. laaturekistereihin. Lisaksi potilas-
ja asiakastietojarjestelmien kehitys ja erilaiset tietoallasratkaisut voivat mahdollistaa
terveydenhuollon menetelmien kdyton ja vaikutusten paremman seurannan
tulevaisuudessa.

6.1 Potilas- ja asiakastietojarjestelmat

Potilas- ja asiakastietojarjestelmat mahdollistavat RWD:n kerddmisen osana potilas-
ja asiakastyo6ta. Tietojarjestelmien sisaltdman tiedon hyédyntaminen on kuitenkin ollut
vahaista, koska datan saatavuudessa, kattavuudessa, yhdenmukaisuudessa ja
laadussa on ollut haasteita. Sote-uudistuksen yhtena isona osana on digitaalisten
tietojarjestelmien yhtenaistdminen seka integraatioiden ja kaytatettavyyden
parantaminen. Kirjaaminen tulee edelleen olemaan keskeisessa roolissa ensisijaisen
kayttétarkoituksen, palveluketjujen integraation ja tiedon hyddyntamisen
nakokulmasta. Merkittdvimmat alueelliset hankkeet potilastietojarjestelmien
kaytettavyyden, integraation ja tiedon hyddynnettavyyden nakékulmasta ovat
Uudenmaan Apotti- ja valtakunnallinen UNA-hanke.

APOTTI

Apotti on Helsingin ja Uudenmaan sairaanhoitopiirin ja useiden paakaupunkiseudun kuntien (Helsinki, Vantaa,
Kirkkonummi, Kauniainen ja Tuusula) muutoshanke, jossa kehitetdan sosiaali- ja terveydenhuollon palveluita ja
otetaan kayttoon alueellisesti yhtendinen sote-tietojarjestelma. Apotti-hankkeessa yhdistetaan sosiaali- ja
terveydenhuollon tiedot samaan jérjestelmaan. Hankkeen tavoitteeksi on méaritelty kehittaa tyokalu, joka
sujuvoittaa sote-ammattilaisten ty6ta ja ohjaa parhaisiin kaytantéihin. Tietojérjestelman on visioitu mahdollistavan
toiminnan jatkuvan mittaamisen ja informaation tuottamisen terveydenhuollon palveluiden toteutumisesta ja
niiden vaikutuksista. Taté informaatiota voidaan hyodyntaa jatkuvassa oppimisessa, kehittymisessa ja tiedolla
johtamisessa. Lisaksi hankkeen suurimpien hyétyjen arvioidaan muodostuvan toimintatapojen muutoksesta ja
tiedon tehokkaammasta hyddyntamisesta. Hankekuvauksen mukaan Apotti-jarjestelman avulla pystytaan
estamaan esimerkiksi laakitysvirheita ja paallekkaisia laboratoriotutkimuksia. Apotti-jarjestelman ensimmaiset
kéyttoonotot ovat toteutuneet Vantaalla Peijaksen sairaalassa. (73)
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UNA

UNA on valtakunnallinen potilas- ja asiakastietojérjestelmien uudistamisen yhteistydhanke. UNA-yhteistyohon
osallistuvat organisaatiot (19 sairaanhoitopiiria, 5 kaupunkia) ovat sitoutuneet sote-
tietojarjestelmakokonaisuuden yhteiseen suunnitteluun ja uudistamiseen vaiheittain. Uudistamisella
mahdollistetaan sosiaali- ja terveydenhuollon uusien ja asiakaslahtdisempien toimintamallien toteuttamista. Talla
hetkella on meneillaan integraatio- ja tiedonhallintaratkaisun (ns. UNA-ydin) hankinta kilpailullisella
neuvottelumenettelylld. UNA-ytimen avulla tuetaan potilaiden ja asiakkaiden sosiaali- ja terveydenhuollon tietojen
kasittelya integroituna kokonaisuutena eri tietolahteita hyddyntéen. Tarkoitus on edetd UNA-ytimen toteutus- ja
kayttoonottovaiheeseen vuoden 2019 alussa. Varsinaisten asiakas- ja potilastietojarjestelmien uudistamista ja
hankintoja valmistellaan toimintaympariston muutokset huomioiden, niilla pyritaan vastaamaan maakuntien
toiminta- ja jérjestelmalahtoisiin uudistamistarpeisiin. (74)

Keskeiset havainnot

Jarjestelmiin kirjaamisen tulee olla kayttajalle sujuvaa ja kertakirjaamisen periaatteen
tulee toteutua. Kirjatun tiedon tulee olla ensisijaisessa kayttdtarkoituksessa (potilaan
hoito, palvelun tuottaminen) hyédynnettavissa reaaliaikaisesti, ettd voidaan arvioida
aiempien hoitojen ja toimien vaikutuksia ja suunnitella jatkohoitoa. Nain tietojen
kirjaaminen on perusteltua ja motivoivaa. Kirjattuja tietoja tulisi voida hyédyntaa myos
palvelunjarjestajan (kunta/maakunta) toiminnassa palveluntuottajien laadun ja
tuottavuuden seka vaikuttavuuden arvioinnissa kuin myos palvelujarjestelman
kansallisen ohjauksen ja valvonnan tarkoituksissa.

Edella kuvatut tavoitteet edellyttavat sita, etta potilastietojarjestelmiin kirjataan tietoja
rakenteisessa muodossa, jarjestelmat ovat kayttajalahtdisesti muokattavissa eri
tiedontarpeita vastaavaksi ja tiedot tulee olla koottavissa jarjestelmista. Toisaalta
tietoihin perustuva anonyymi summadata tulisi olla kerattavissa myos palveluiden
jarjestajan (kunta, sairaanhoitopiiri, maakunta) ja kansallisen seurannan tarpeisiin
sujuvasti esim. (paikallisen tai kansallisen) tietoaltaan avulla. Laakkeiden ja
l&&kehoitoihin liittyvan HTA-toiminnan nakdkulmasta tietojarjestelmista tulisi voida
hyddyntda uuden hoidon kayttdéon oton jalkeisessa lisatiedon tuottamisessa.

6.2 Kanta-palvelut (Kanta)

Kanta-palveluilla tarkoitetaan Kelan tarjoamia ja yllapitamia sosiaali- ja
terveydenhuollon valtakunnallisia tietojarjestelmapalveluita asiakastietojen ja
hyvinvointitietojen kasittelya varten. Kansalliset Kanta-palvelut sisaltdd mm.
Potilastiedon arkiston, Reseptikeskuksen ja Laaketietokannan (kuvio 8.).
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Alkuvuodesta 2018 Kanta-palveluissa on kaynnistynyt tietoallas-projekti, jonka
paatavoite on saattaa Potilastiedon arkiston Idhdedata sellaiseen muotoon, joka
mahdollistaa tietojen kayton raportointiin ja muihin toisiokaytdn ja lainsdadannoén
sallimiin tarkoituksiin. Arkiston tietojen on tarkoitus olla toisiokaytdssa loppuvuonna
2019.

Reseptitietojen ja potilastietojen yhdistdminen ja hyédyntdminen toisiokaytdéssa on
tulevan Kanta-allaspalvelun ja Reseptivaraston my6ta mahdollista (kuvio 8). Tata
kirjoitettaessa on viela epaselvaa, tulevatko ja missa vaiheessa osastohoidossa ja
polikliinisesti sairaalassa annetut 1aakkeet kirjattavaksi Kanta-palveluiden
Reseptikeskukseen.

Maakunnat Kanta-palvealut KO n [0
Mazkunnzn likelaitokset Ladketietokanta
Sote-keskukset fa suun th yksikat
I ¥ Reseptikeskus Reseptit Toimitukset Uusimiset Lokit
Whsityiset palvaluntuottaat
P . . =
Apteekit Patilastiedon arkisto Palvelutapahtumat Kiurva-gineistot &
X " X 2
Soteammatilalset Kelain . Hoftoaslakirat anhat holtozsiakirat Lokit :
=
F ) . 2
Muut maat {eHealth Digital Kanesalllnen ) 'g Potilzan keskeiset terveystiedot (koosteet ) £
£ kS =
Service Infrastructura) eHealth- e % Disgnoosit Riskit || Tolmenpitast Muut koostest &
yhteyspiste 2 E ] E
- ] = suostumuksenhallintaja tahdondmaisut a
Todistusten ja lausuntojen Kansal palvehndyld = & g i
- .y Suwosbumukset ja
vastaanotizat : 3 g P Holtotahdot | Elinluovutustahdat :
5 =
Kansalaisat Omakanta = g'
1
Appsit Omzkannan Omatietovaranto Potilzan itse systtimat tiedot Lokt 8
=
' £
Soslaalihucllon palveluntucttajat Sosiaalihucllon asiakastiedon arkisto
Asiakkundet ja asiat Lokit
Tekniset stamdardit Aslakasasiakir|at wanhat asiakirjat

4 B2 L3 fa Medicdl Racords
i3 (Omatietovaranto)
ML (0T 3 £h-arkicta) Muut kansalliset palvelut Valinnanvapauden tiedonhallintapalvehst

hattiedon ja shrarkisto)

suyomifi | Yemennepalvelut  Kansallinen koodistopalvelu Koodistot ja
palvelrt  Terhikki ja Suosikki Tietostsilldt | Apteekkirekisterl | SOTE-org.rekister terminelogiat

+ TLS X309

Kuvio 8. Kanta arkkitehtuuri (75)

6.3 Muu data

Terveydenhuollossa kertyy tietoja myos palvelujen tuottamiseen ja asiakkaan
palvelujen ohjaamiseen kaytettavista ja taloushallinnon jarjestelmista (kustannusten
laskenta, laskutus). Naiden tietojen avulla on mahdollista luoda kokonaiskuva
terveydenhuollon menetelmaa (kuten laake tai laite) kayttavan potilaan
kokonaisresurssien kaytdsta ja niihin liittyvista kustannuksista hoidon aikana. Tietojen
yhdistaminen muihin rekistereihin kuten Kelan sairauspaivaraharekisteriin
mahdollistaa parhaimmillaan kuvan hoidon kokonaisuudesta. Lisaksi kliinisten ja
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kustannustietojen yhdistaminen Tilastokeskuksen (kuolinsyyt),
Vaestorekisterikeskuksen (vaestdpohja, demografiset tekijat) tai THL:n (tartuntataudit,
syntymarekisteri) rekistereihin voi parhaimmillaan mahdollistaa l1adkkeiden kayttédn
yhteydessa olevien tekijoiden (esim. sosioekonomiset tekijat) ja vaikutusten
tarkastelun.

HTA-toiminnassa kustannusten arvioinnissa ja kaytettyjen terveydenhuollon
resurssien kayton hinnoittelussa voidaan hydédyntaa esimerkiksi diagnoosikirjaukseen
perustuvaa DRG-ryhmittelya ja kustannuspainoja tai THL:n julkaisemaa
terveydenhuollon yksikkdkustannusraporttia (76). Palveluiden ja hoitojen
yksil6llistyessa kustannuksiin liittyvan vaihtelun ja siihen yhteydessa olevien tekijoiden
selvittdmisen tarve on ilmeinen. Todellisten kustannusten selvittdminen
tietojarjestelmien sisaltaman RWD:n perusteella tulisi olla mahdollista, koska
esimerkiksi ialla tai henkildn taustasairauksilla voi olla merkittava vaikutus samasta
palvelusuoritteesta aiheutuviin kustannuksiin.

6.4 Tietoaltaat

Tietoallas on ratkaisu, joka mahdollistaa erityyppisten tietojen keruun, tallentamisen ja
yhdistamisen edelleen jalostettavaksi. Terveydenhuollossa tietoaltaita on kehitetty
osana Sitran ISAACUS-hanketta (infolaatikko s. 80). Tietoaltaat ja kehittyvat
analyysimenetelmat, kuten tiedonlouhinta ja koneoppiminen, voivat mahdollistaa
suurten datamassojen hyddyntamisen niin potilastydssa kuin lukuisissa toissijaisissa
kayttotarkoituksissa.

Jos tietoaltaita halutaan tulevaisuudessa jarjestelmallisesti hyddyntaa esimerkiksi
regulaatioon tai HTA-toimintaan liittyvissa kayttotarkoituksissa, tarvitaan kuvauksia
mm. datan saatavuudesta, kattavuudesta ja laadusta. Tarve tietovarantoa kuvailevalle
ja maarittavalle metatiedolle on muissakin kayttotarkoituksissa, kuten tutkimus- ja
innovaatiotoiminnassa.

Tietoaltaita on tulossa useiden alueellisten ja organisatoristen toimijoiden kayttoon.
Useimmat ovat viela kehityskaarensa alkuvaiheessa ja palvelutuotanto ulkopuolisen
tilaajan (esim. viranomaisen) tietotarpeisiin eri tietoaltaissa vaihtelee. Tietoaltaiden
kehittdminen ja kayttd vaatii resursseja ja osaamista. Tietoaltaaseen tiedot tallentuvat
lahdejarjestelman formaatissa (kuvina, tekstina, rakenteisena tai
rakenteistamattomana). Tama tuo omat haasteensa tietopoimintojen toteuttamisessa
tietoaltaassa, jolloin tulee pystya kasittelemaan ja yhdistamaan eri formaateissa
olevaa dataa tietoaineistoksi (Lisatietoja liite 7 "Case myelooma”). Taman tyyppinen
toiminta vaatii useamman erityisalueen osaamista ja monitieteisen tiimin.
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Taulukko 9. Tietovaraston ja tietoaltaan ominaisuuksien vertailu, muokattu lahteesta (77)

Tietovarasto Tietoallas

Kuvaus Maaritellyista tietolahteista tehdyt Suoraviivainen tietolahteiden
muunnosprosessit yhteiseen tietomalliin, lisddminen ja tiedon rakenteen
joka mahdollistaa yhdistamisen ja kyselyn ymmartamisen

hyddyntamisaiheessa

Tieto Kasiteltya, rakenteista Rakenteista, puolirakenteista,

rakenteistamatonta, raakaa

Kasittelytapa Tiedon skeema muodostetaan Tiedon skeema muodostetaan
tietovarastoon kirjoittamisen yhteydessa kyselyvaiheessa

Kayttajat Toiminnan asiantuntijat, johtajat, ym. Syvdlliset erityisasiantuntijat

(data scientists)

Tallennus Hintavampi suurelle tietomassalle Suunniteltu edullisen

tallennuksen hyddyntamiseen

Ketteryys Jaykempi, kiinnitetty rakenne Joustavampi, helppo muuttaa

Teknologian Kypséaa teknologiaa Nuorta ja kehittyvaa teknologiaa

kypsyys

HELSINGIN JA UUDENMAAN SAIRAANHOITOPIIRIN TIETOALLAS

Hankkeessa toteutettiin avoimen Iahdekoodin pilvipohjainen tietoallas ja integraatioita eri
potilastietojarjestelmista. Lisaksi siirrettavasta tiedosta kehitettiin metatietoa. Hanke toi HUS:Ile tietotaitoa
kéytetyista teknologioista ja ymmarrysta sen hyotykaytdlle kliiniseen tutkimukseen ja biopankkitutkimukseen.

KUOPION TIETOALLAS

Hankkeessa toteutettiin tietoallas, jonne integroitiin Kuopion kaupungin sosiaali- ja terveydenhuollon
tietojarjestelmia. Datan lisaksi tietoaltaassa on saatavilla lukuisia vélineitd datan analysointiin ja visualisointiin ns.
tutkijan tyotilassa. Hankkeessa datan avulla tutkittiin sosiaalihuollon hoitopolkujen toimivuutta ja tehtiin
tekstianalyysia sosiaalihuollon kertomusteksteista.

Kuopion kaupunki on luovuttanut tietoaltaan yllapidon ja jatkokehityksen Kuopion yliopistollisen keskussairaalan
vastuulle. Hankkeessa hyddynnettiin soveltuvin osin HUS:n tietoallashankkeessa kehitettyja ratkaisuja.

VARSINAIS-SUOMEN SAIRAANHOITOPIIRIN TIETOALLAS
Hankkeessa toteutettiin alueellinen tietoallas Varsinais-Suomen tarpeisiin ja sita kokeiltiin erilaisiin
kéyttotapauksiin. Hankkeen aikana on syntynyt paljon uutta osaamista hyvinvointidatan toisiokayttéén

tietoallasteknologioista seka tiedon laadusta ja hallinnasta. Vertaiskehittamisen idean mukaisesti kaikkien
tietoaltaiden tekniset dokumentit ja Idhdekoodi on julkaistu verkossa. (53)

Keskeiset havainnot

Tietoaltaat ovat lupaava tiedon kerdadmisen ja jalostamisen infrastruktuuri, joihin
kohdistuu runsaasti odotuksia. Tietoaltaiden kehittdmisessa on hyddynnetty parhaita
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kansallisia ja kansainvalisia toimintamalleja ja verkostomaista vertaiskehittamista.
Tietoaltaiden hyddynnettavyyden nakdkulmasta olisi kaikkien toimijoiden etu, etta
tietoaltaiden palvelutoimintamallit olisivat kuvatut, ndissa tuotettu data yhdistettavissa
ja tiedon luotettavuus ja laatu arvioitavissa (osana metadataa: datan laadun,
kattavuuden ja eheyden arviot). HTA-toiminnan ja regulaation nakdkulmasta
viranomaistoimijoiden on tarpeen hahmottaa se, mihin tarkoituksiin tietoaltaita ja
niiden sisaltamaa RWD:a voidaan hyédyntaa ja mitka ovat tuotetun tiedon rajoitukset.

6.5 Laakehoitoon liittyva data

Tassa kappaleessa kuvataan esimerkkina ladkkeisiin liittyvia tietoja ja sita, miten
moninaisiin tietovarantoihin ladkkeisiin ja [ddkehoitoihin liittyvad RWD:a kertyy.

Taulukko 10. Rekistereité ja tilastoja, joissa ladkkeisin liittyvaa tietoa

Tukkumyyntitilastot (Fimea, IQVIA, —  Kulutusluvut (esim. DDD, myydyt pakkaukset, myynnin
Laaketietokeskus) arvo (€)) perustuvat ladketukkukauppojen myyntiin
apteekeille ja sairaaloille
—  Sairaaloiden suoraan laéketehtailta ostamat tai itse
maahan tuomat ladkkeet eivat tilastoidu
—  Kulutuksen valmistekohtainen, alueellinen ja
jakelukanavakohtainen raportointi mahdollista.
—  Kustannukset lasketaan tukkuohjehinnoin (laitosten saamat
alennukset eivat tilastoidu)
Reseptikeskus, osana Kanta- —  Kaikki avohoidon ladkemaaraykset ja 1aakeostot
palveluita (rekisterinpitaja Kela) apteekeista
—  Tiedot myds resepteistd, joita ei ole toimitettu apteekista
tai joita ei korvata sairausvakuutuksesta
—  Toimitetun reseptin kustannukset (voivat jakaantuvat
potilaalle, sairausvakuutukselle, vapaaehtoiselle
vakuutukselle, tydpaikkavakuutukselle)

Kelan Reseptitiedosto (Tilasto —  Tiedot sairausvakuutuksesta korvatuista reseptilla
korvatuista resepteistd, toimitetuista laékeostoista (mm. annos ja kayttdaihe)
rekisterinpitaja Kela) —  Toimitetun reseptin kustannukset (jakaantuvat potilaalle ja
sairausvakuutukselle)
Potilas- ja asiakastietojarjestelmat —  Sairaalassa kaytettavien ladkkeiden tietoja
(rekisterinpitaja palveluntuottaja) —  Palveluntuottajakohtainen
Esim. Webmarela —  Hoidon lopputuloksista kirjattuja tietoja (esim. terveyteen
liittyva elamanlaatu, toimintakyky, haitat)
—  Laboratorioarvot
— Haittavaikutukset (jos kirjattu tekstiin)
Potilastiedon arkisto, osana Kanta- —  Laakitysosiossa laakemaaraykset ja ladkehoitotiedot
palveluita (rekisterinpitaja —  Hoidon lopputuloksista kirjattuja tietoja
palveluntuottaja) —  Laboratorioarvot

—  Haittavaikutukset (jos kirjattu tekstiin)
—  Eiviela tutkimuskaytossa
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Tilasto/rekisteri Sisaltd/ominaisuudet
Hilmo/avo-Hilmo (THL) —  Terveydenhuollon kayntitietojen diagnoosit (ICD-10 -
tautiluokituksen mukaisesti)
—  Toimenpiteet
—  Haittavaikutukset (jos kirjattu koodilla)
— Valillisesti DRG-hinnoitteluun perustuvat kustannukset

DDD = defined daily dose, maaritelty vuorokausiannos

Laakekulutus- ja tukkumyyntitilastot

Laakevalmisteiden kulutustietoja saadaan tukkumyyntitilastoista (esim. IQVIA, Fimea,
Laaketietokeskus). Tietojen avulla voidaan kuvata valmisteen kulutusta kansallisesti
ja alueellisesti. Naita tietoja on hyddynnetty mm. indikaattoreiden ja Suomen
laaketilaston tuottamisessa. Lisaksi tukkumyyntitilastot antavat tietoa siita, miten
jarjestamisvastuuseen kuuluvat uudet valmisteet otetaan kayttéon eri puolella
Suomea ja minka verran hoitoja kdytetdan. Tukkumyyntitilastot eivat anna tarkkaa
tietoa siita, kuinka monta potilasta myydylla [adkemaaralla on hoidettu tai
minkalaisissa indikaatiossa valmistetta on kaytetty.

Kelan reseptitiedosto

Yksilotason ladkkeen kayttotietoja on mahdollista selvittda Kelan reseptitiedostosta
(Kelan etuusyksikkd), joka sisaltaa tiedot apteekissa korvatuista ladkeostoista. Kelan
Reseptitiedosto sisaltaa ladkemaarayksen tiedot potilaasta, 1ddkkeesta,
ladkemaarayksen kirjoittaneesta laakarista ja ladkkeen kustannuksista ja
korvauksista. Kelan Reseptitiedostoon eivat kirjaudu ladkeostot, joita ei korvata
sairausvakuutuksesta. Korvaustietojen perusteella voidaan saada kasitys tietyn
valmisteen kayttdjista tai maaritellyn potilasvaeston kayttamista valmisteista ja
valmisteiden maaristd seka tieto 1ddkekorvauksista ja erityiskorvattaviin laakkeisiin
oikeuttavista sairauksista. Ladkkeen kayttotarkoitus- ja annostelutiedot ovat
reseptitiedostossa tekstimuodossa. Kelan Reseptitiedostoa kaytetaan
tutkimustarkoituksessa ja sitd on myos kaytetty indikaattoritietojen tuottamisessa.

Kanta-palveluiden Reseptikeskus

Sahkadinen laakemaarays tuli pakolliseksi vuoden 2017 alussa. Sahkoisen
ld8kemaarayksen ja ladkkeiden toimittamisen tiedot tallentuvat Kanta-palveluiden
reseptikeskukseen. Taman rekisterin yllapitadja on myds Kela, mutta rekisteri on
erillinen Kelan reseptitiedostosta. Toisin kuin Kelan reseptitiedosto, Kanta-palveluiden
Reseptikeskus sisaltda tiedot myods ei-korvatuista l1ddkemaarayksista ja ostoista.
Laakemaarays sisaltaa lddkevalmisteen ja pakkauksen lisaksi ladkemaarayksen
laatimistiedot ja ladkemaarayksen muut tiedot kuten ladkkeen kayttétarkoituksen ja
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annosteluohjeen, mikali ne on kirjattu sahkdiseen ladkemaaraykseen. Toistaiseksi
kayttétarkoitus ja annostelutiedot kirjataan tekstimuotoisena, mutta kehitystydn
edetessa annostelu on tarkoitus muuttaa rakenteiseksi tiedoksi.

Potilastietojarjestelmat

Sosiaali- ja terveydenhuollon laitoksissa annosteltavat ja avohoidossa
(kotisairaanhoito, palveluasuminen) annettavat Idakehoidot kirjataan
laakitysmerkintdina potilastietojarjestelmaan tai sen laakitysosioon, josta ne
vaihtelevasti tallentuvat Kanta-palveluiden Potilastiedon arkistoon. Osa erityisesti
terveydenhuollon laitoksissa annettavista Iddkehoidoista voidaan kirjata myos
erillisjarjestelmaan, kuten osassa sairaaloita syopalaakkeet Kemokur-jarjestelmaan.
Tietojen selvittdminen eri jarjestelmista vaatii aikaa ja usein myds jarjestelman
toimittajan tydpanosta, mika nostaa kustannuksia. Kansallisen tason tiedontarpeen
nakokulmasta on osoittautunut haasteelliseksi saada kasitys siita, kuinka moni potilas
on saanut esimerkiksi uutta kallista laaketta ja minkalaisissa
tarkoituksissa/indikaatioissa laaketta on kaytetty.

Hoitojen seurauksista terveydenhuollossa kirjataan erityyppisia tietoja
potilastietojarjestelmiin. Tallaisia ovat esimerkiksi hoidon seuranta laboratoriotuloksin
(esim. diabeteslaakkeet), erilaisin laitemittauksin (esim. verenpaine-, astmalaakkeet),
toimintakykymittarein tai potilaan raportoimin mittarein (esim. eldamanlaatuun liittyvat
mittarit) seka kliinisten tapahtumien, kuten kuoleman tai sairauden ilmaantuminen.
Osa naista tiedoista on sovittu kirjattavaksi myos kansallisiin rekistereihin, kuten
kuolinsyyrekisteri, Syoparekisteri tai diagnoositiedot Hilmo ja avo-Hilmo -rekistereihin.

Rekisterit laakehoitotiedon lahteena

Kansallinen biologisten lddkkeiden rekisteri (ROB-FIN) on kaynnistynyt Suomen
reumatologisen yhdistyksen toimesta 1999 prospektiivisena kohorttitutkimuksena.
Tutkimusrekisterin pitoon on seka tietosuojavaltuutetun etté eettisen toimikunnan
valtakunnallinen lupa seka Terveyden ja hyvinvoinnin laitoksen (THL) mydntama
tutkimuslupa. Alkuvaiheessa reksiteriin on keratty tietoja tulehduksellista
reumasairautta sairastavista potilaista, joille on aloitettu biologinen laake. Tiedonkeruu
on perustunut potilaan suostumukseen ja alussa tiedot on keratty paperisilla
lomakkeilla. Kerays jatkuu edelleen ja tietojen keraysta on laajennettu kaikkiin
reumapotilaisiin ja nykyisin data saadaan sahkoisesti GoTreatlt- ja BCB-
rekisterialustoja kayttavista keskuksista, muista tiedot voidaan lahettda tiedon
kerayslomakkeilla. Kerayksen kattavuus on ollut noin 60 % biologisia hoitoja saavista.
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ROB-FIN rekisterin tavoitteena on tuottaa tietoa reumasairauksien epidemiologiasta
seka reuman laakehoidon vaikuttavuudesta, haittavaikutuksista ja
kustannusvaikuttavuudesta terveydenhuollossa ja kehittdad reumasairauksien hoitoa
siten, ettd ladkehoitoja voidaan kohdentaa siitéd parhaiten hyotyville potilaille.
Rekisterin tietoja on tutkimuskaytdssa mahdollista muihin rekistereihin ja sité on
hyddynnetty tutkimuskaytdssd mm. biologisten Idakkeiden kustannusvaikuttavuuden
tutkimisessa. Muista reumarekisterista on lisatietoja infolaatikossa (s. 86).

Epémuodostumarekisteri on THL:n yllapitdma kansallinen rekisteri, jonka
tarkoituksena on epamuodostumien esiintyvyyden seuranta. Tietojen keruu on alkanut
v. 1963 ja vuosittain rekisteriin ilmoitetaan tiedot n. 5000 eldvana tai kuolleena
syntyneen lapsen epadmuodostumasta tai kromosomi- tai rakennepoikkeavuudesta.
Rekisteri sisaltaa tiedot aidin raskauden aikaisesta laakkeiden kaytosta ja siten
tuottaa tietoa raskauden aikaisen altistuksen vaikutuksista terveydenhuollossa.
Satunnaistetuissa kontrolloiduissa tutkimuksissa raskaana olevat suljetaan tyypillisesti
pois tutkimuksesta, joten RWD-tieto on tarpeen raskauden aikaisen ladkealtistumisen
vaikutusten arvioinnissa. Taman rekisterin tietoja on kaytetty tutkittaessa raskauden
aikaisen ladkealtistuksen vaikutusta Laakehoito ja raskaus -hankkeessa, jossa tietoja
on yhdistetty my6s muiden kansallisten terveysrekisterien tietoihin (Syntyneiden
lasten rekisteri (THL), Raskaudenkeskeyttamisrekisteri (THL),
Epamuodostumarekisteri (THL), Kelan reseptitiedosto ja ladkkeiden
erityiskorvausoikeuksien tiedosto) (78).

Rokoterekisteri on THL:n yllapitdma rekisteri, johon kerataan tiedot julkisessa avo-
terveydenhuollossa annetuista rokotteista. Rokotusrekisterin dataa voidaan yhdistaa
THL:n muihin rekistereihin, kuten kansallisiin HILMO ja avo-HILMO -rekistereihin.
Nain yhdistettyja tietoja voidaan louhia ja hyddyntaa signaalidetektiossa seka tutkia
my0s rokotusten ja niiden epailtyjen haittavaikutusten mahdollista yhteytta. Nain on
esimerkiksi osoitettu, ettd vuosina 2009-2010 annettu sikainfluenssarokote ei lisannyt
raskausajan komplikaatioiden riskia. THL:n rokoterekisteria on kaytetty myds
rokotteen myyntilupaan liittyvassa tutkimuksessa (faasi l1l/IV) ja naita tietoja on
toimitettu EMA:lle osana myyntilupahakemusta (pneumokokkirokote).
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REUMAREKISTERIT

Tutkimusasetelmassa tietoja keradvaan Kansalliseen biologisten laékkeiden rekisteriin (ROB-FIN) on kirjattu
tietoja reumasairauden tyypista (nivelreuma, selkarankareuma, lastenreuma), hoitoon kaytettavista laakkeista,
taudin aktiivisuudesta ja hoitojen haitoista. Aikuis- ja lapsipotilaiden tiedon keradmiseen on omat lomakkeensa.
Henkil6tason tietojen keruu perustuu potilaiden/tutkittavien kirjalliseen tietoiseen suostumukseen. Rekisteria on
hyédynnetty tutkimustarkoituksissa.

Reumasairauksien hoidon seurantaan on kehitetty my6s maksullisia rekistereité. Vuosituhannen vaihteen jalkeen
on kehitetty norjalaisen GoTreatlt ohjelman (reumarekisteri) suomalaista versiota kliinisen paatéksenteon tueksi,
jonka kayttdonottoa Suoman Reumatologinen yhdistys on suosittanut v 2008 kaikkiin reumapotilaita hoitaviin
yksikdihin. Rekisteriin kerataan myos potilaan itse ilmoittamia tietoja toimintakyvystaan, oireistaan ja
elamantapatietoja yleisesti kaytetyilla ja hyvaksytyilla mittareilla, jotka ovat diagnoosikohtaisia. Tiedot on
mahdollista tayttaa ennen vastaanottoa tai etdna omalta paatteeltd, jolloin ne ovat vastaanottavan laékarin
kéytettavissa. Laakari kirjaa jarjestelmaan tiedot potilaan aroista ja turvonneista nivelista, ja tulehdusarvoista
(Lasko, CRP). Ohjelma tuottaa automaattisesti sairauden aktiivisuuden indeksit. Tietojarjestelmaén syotetaan
ensimmaisell kerralla serologisten testein tulokset (reumafaktori, sitrulliinivasta-aineet, tuma-vasta-aineet), jotka
ovat oleellisia diagnostiikassa. Jarjestelmé siséltad yleisimpien reumasairauksien luokittelukriteerit
taudinmé&arittelyn tueksi ja mahdollistavat myés vertailukelpoisten kohorttien kerdédmisen. Jarjestelmaan
syotetaan tiedot laakityksista ja niissa tapahtuvista muutoksista ja muutosten syista. Hoitavan 1&akérin on
mahdollista saada jarjestelmésta kooste keratysta datasta ja nain helpottaa kliinikon ty6ta. Saatujen tietojen
mukaan osa vastaanottokdynneista on voitu korvata potilaan etana tayttdman oire- ja toimintakykytiedon nojalla.
Lisaksi kertyva data on helposti ja maksutta kaytettavissa ja analysoitavissa kussakin reumayksikossa
johtamisen ja kehitystyon tueksi. Potilaan seurantatietojen kattavuus vaihtelee alueittain riippuen reumayksikon
resursseista ja motivaatiosta. Laadukkaan datan varmistamiseksi tarvitaan laatusihteerin tyépanosta.

Viimeisten vuosien aikana sairaaloissa on otettu kayttdon myds muita kaupallisia rekistereitd reumasairauksien
seurantaan. Naista kayttokokemukset ovat vaihtelevia. Kayttajakokemusten perusteella ongelmana voi olla, etta
laaturekisterit on otettu kayttdon ohjelmiston kehitysversioina. Kirjaaminen on koettu osin tyoladksi ja integraatio
varsinaiseen potilastietojarjestelmaan ei valttamatta ole sujunut odotusten mukaisesti. Kirjattavat tiedot eivat
valttamatta ole hoitavan laakarin nakdkulmasta tarpeellisia tai oleellisia. Hoitoyksikdn kirjaamista tiedoista on
saatavissa raportteja potilasmaarista, mutta heikosti esim. eri hoitovaihtoehtojen kohdentumisesta.
Laaturekisterit ovat maksullisia ja liséksi hoitoyksikon tietojen rataloidyt raportit eivét valttdméatta onnistu
rekisterid kayttdvassa yksikossa ja analyysit voivat maksaa erikseen. Laaturekistereité kehitetd@n kéyton ohessa
ja niist tulisi voida antaa palautetta ohjelman toimittajalle.

6.6 Laaturekisteri-pilotti

THL on kaynnistanyt alkuvuodesta 2018 eduskunnan myoéntdméan maararahan avulla
kansallisten laaturekistereiden pilottihankkeen (79). Terveydenhuollon kansallisten
laaturekisterien paatavoite on parantaa potilaiden saaman hoidon laatua, hoidon
vaikuttavuutta ja potilasturvallisuutta. Laaturekistereihin on tarkoitus kerata tietoa
annetuista hoidoista ja niiden lopputuloksista. Tulevaisuudessa tietoa hoidon
vaikutuksista suunnitellaan kerattavaksi myos potilailta itseltaan.
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Pilottihankkeessa on tarkoitus selvittda kansallisesti toimivien rekistereiden
hallinnointia, tietosisaltdjen maarittelya ja rekisteritiedon hydédynnettavyytta seka
organisointia, rahoitusta ja yllapitoa. Pilotoitavat kohteet ovat reuma, diabetes,
eturauhassyopa ja selkakirurgia. Kansallisista laaturekistereista visioidaan saatavan
tilastotietoa, jonka avulla terveyshyoétya voitaisiin lisata

sujuvoittamalla potilaiden hoitopolkua

vertailemalla ja kehittdmalla hoitokaytantoja

tutkimalla eri hoitojen vaikuttavuutta ja turvallisuutta

kertomalla hoitotuloksista avoimesti potilaille ja muille kansalaisille
ohjaamalla palvelujarjestelmaa ja palvelujen tuotantoa kohti laadukasta
ja vaikuttavaa hoitoa.

ok wbn -~

Muissa Pohjoismaissa on viime vuosikymmenina rakennettu laaturekisterijarjestelmat,
joille on luotu kansalliset organisaatiot, yhteiset pelisdanndét ja rahoitusmenettelyt.
Ruotsissa rekisteritietoja on koottu jo vuosia yli sadan potilasryhman hoidosta ja sen
tuloksista, myds Norjassa ja Tanskassa rekistereitd on kymmenittéin. Ruotsista on
julkaistu selvitys seitseman laaturekisterin hydédynnettavyydesta myods laakkeiden
myyntiluvan jalkeisessa arvioinnissa (80). Rekistereista oli arvioitu niiden sisaltamien
tietojen lisaksi tietojen kattavuutta, taydellisyytta, validiteettia ja vertailtavuutta.
Rekistereita oli hyddynnetty tutkimuksessa ja niista oli julkaistu tieteellisia julkaisuja,
jotka hyodyttivat kliinista paatdksen tekoa.

Keskeiset havainnot

Rekistereiden tietosisallét tulee suunnitella substanssiosaajien kanssa yhteistydssa
siten, etta rekisteriin kirjataan tarpeelliset ja kattavat tiedot (ns. core dataset), ottaen
huomioon myos ladkehoitojen kansallisen ohjauksen, HTA:n seka regulaation
(erityisesti ladke- ja l1adkitysturvallisuus) ndkdkulmat. Oleellista on voida arvioida
datan keruun kansallinen laajuus ja kattavuus, tietojen validiteetti seka vertailtavuus
muihin lahteisiin ja rekistereihin. Laaturekisterien ja muiden kansallisten rekisterien
kehittdmisessa on hyva huomioida EU:ssa meneilldan olevat rekistereiden
kehittamisprojektit (EMA registry initiative, EUnetHTA rekisteri- ja PLEG -pilotit,
ENCePP rekistereiden luettelointi, ks. kappale 5.2).
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7 Reaalimaailman datan kayton
rajoituksia

Selvitystyossa havaittiin rajoituksia ja ongelmia RWD:n kaytolle.
Kooste rajoituksista perustuu verkkokyselyyn, haastatteluihin ja
kirjallisuuteen.

RWD:n tarve liittyy yleensa tauti- tai potilasryhmakohtaiseen seurantatietoon,
erityisesti regulaatioon ja HTA-toimintaan liittyvissa kayttétarkoituksissa. Potilasryhma
maaritelldan tapauskohtaisesti esimerkiksi l1ddkehoidon tai laitteen kayttdaiheen
perusteella. RWD:an perustuvan tiedontarpeet ja myos laatuvaatimukset voivat
kuitenkin eri toimijoilla ja tilanteissa olla hyvin erilaiset.

Mahdollisuus tuottaa eri tahojen tarpeita vastaavaa RWD:an perustuvaa tietoa on
riippuvainen useasta tekijasta. Kuvioon 8 on koottu viisi tunnistettua teemaa, jotka
vaikuttavat RWD:an perustuvan tiedon tuottamiseen ja kayttéon. Teemat ovat (1.)
RWD:an perustuvan tiedon tarpeet ja hyddyntaminen, (2.) tiedon kirjaaminen, (3.)
tietovarannot, (4.) luvat ja aineiston muodostus seka (5.) RWD:n analysointi. Teemat
on tunnistettu sidosryhmille 1ahetetyn verkkokyselyn, haastattelujen ja kirjallisuuden
perusteella (liitteet 3—6).

- . Tieto- Analyysit ja
Kirjaaminen s
varannot raportointi

Kuvio 8. Avaintekijat, jotka vaikuttavat reaalimaailman dataan perustuvan tiedon tuottamiseen ja kéyttoon

7.1 Tiedontarpeet ja hyodyntaminen

Lahtokohta RWD:n kaytdlle on sen maarittely, mita tietoa eri toimijat haluavat seurata
ja hyddyntaa ja missa kayttotarkoituksissa. Mahdollisuuksia tiedon hyédyntamiseen
heikentavat organisaatiokohtaisesti vaihtelevat toimintatavat ja vahainen yhteistyo eri
toimijoiden valilla. Taulukossa 11 on kuvattu HTA-toiminnan nykytilaa Suomessa
esimerkkina tekijoista, jotka voivat heikentdd RWD:an perustuvan tiedon tuottamisen
ja kayton edellytyksia.
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Taulukko 11. Terveydenhuollon menetelmien arviointiin liittyvia haasteita, jotka voivat heikentéa
RWD:an perustuvan tiedon tuottamisen ja kayton edellytyksia Suomessa

Teema Nykytila
Toimijat ja resurssit —  Eri menetelmien arviointiin ja paatoksentekoon liittyva toiminta on pirstaloitunut

useaan organisaatioon (esim. Hila, Palko, THL, Fimea, FinCCHTA, sairaalat).

—  Yksittaisissa organisaatioissa henkiloresurssit ovat niukat ja kaytéssa ns.
ydintoiminnassa.

—  Organisaatioiden arviointiprosessit, paatoksenteon kriteerit ja lahestymistavat
RWD:n kayttdon ovat erilaiset.

—  Organisaatioiden toimintaa ohjaavassa lainsdadannéssa on eroja.

Prosessit —  Organisaatioilla ei ole prosesseja RWD:n hyddyntamiseen esimerkiksi osana
lisanayton keradmista tai hallitun kayttddnoton sopimuksia.

—  Lahestymistavat RWD:n hyddyntdmiseen vaihtelevat myds kansainvélisesti.

Osaaminen —  Viranomaisilla on vaikeuksia rekrytoida osaajia.

—  Vastuu tiedon tuottamisesta on yleensa yrityksella. Viranomaisilla tulisi olla
riittdva ymmarrys tietovarannoista ja RWD:n kokoamisessa ja analysoinnissa
kaytetyistéd |ahestymistavoista ja menetelmisté.

Yhteistyo ja —  Yhteisty6td RWD:an liittyvésséa toiminnassa tehd&én organisaatioiden valill4
vuorovaikutus vahan.

—  HTA-organisaatiot eivat aktiivisesti kommunikoi omia RWD-tarpeitaan ja
nékemyksiaan siitd, miten RWD:an liittyvid epavarmuuden ja harhan lahteitd on
tarkoituksenmukaista hallita.

Resursointi —  RWD:n perustuvan tiedon tuottamiseen ja kayttoon liittyva tydnjako ja sen
vaatimat resurssit ovat selvittaméatta.

7.2 Kirjaaminen

Potilas- ja asiakastietojen laadukas ja yhdenmukainen kirjaaminen on lahtékohta
naiden tietojen toissijaiselle kaytolle. RWD:n kayton nakokulmasta erilaisiin potilas- ja
asiakastietojarjestelmiin ja hallinnollisiin rekistereihin tallennettavan datan keskeinen
rajoite on se, ettei niiden ensisijainen kayttétarkoitus yleensa ole laadun seuranta,
kehittaminen, tutkimus, tilastointi tai tiedolla johtaminen. Se tarkoittaa, ettd naiden
tehtavien kannalta tarkeita tietoja on vaarin tai puutteellisesti kirjattu tai kyseista tietoa
ei kirjata ollenkaan. Jos puuttuvia datapisteitad on paljon tai datan laadussa on
merkittévia ongelmia, on se todennadkoisesti este RWD:n perustuvan tiedon
hyddyntamiselle. Tietojen kirjaamiseen liittyvid haasteita on kuvattu taulukossa 12.
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Taulukko 12. Esimerkkeja kirjaamiseen liittyvista haasteista

Teema Esimerkki

Yhtendiset kaytannot ja —  Tarvittavista ydintiedoista ei ole yhteisymmarrysta. Esimerkiksi hoitotulosten
tietosisallot mittaamisessa ei ole yhteisymmarrysta siitd, mita mittareita eri
potilasryhmissa kaytetaan tai mita aikapisteité seurataan.

—  Kirjaaminen eri organisaatioissa tai jarjestelmissa ei ole yhdenmukaista.

— Tietoja ei aina kirjata riittdvén kattavasti, laadukkaasti, yhdenmukaisesti tai
rakenteisessa muodossa.

Tietojarjestelmat —  Kertakirjaamisen periaate ei aina toteudu.

—  FEritietojarjestelmat eivat tue ja ohjaa riittdvén yhdenmukaista tietojen
kirjaamista.

— Rajapinnat ovat kehittymattémia.

—  Tietokenttien muokkaaminen erilaisia tiedon toisiokayton tarpeita
vastaavaksi ei aina ole tarkoituksenmukaista, taloudellista tai mahdollista
teknisesti ja riittdvan nopealla aikataululla tai iiman jarjestelmatoimittajan
apua.

Motivaatio —  Tiedon kirjaaminen etenkin erillisrekisteriin voi olla tydlasta.

—  Asianmukaisen kirjaamisen hyéty ei aina ndy ensisijaiselle kayttjalle tai
kéyttétarkoituksessa, tai edes palveluntuottajatason laadun seurannassa.

—  Tietojarjestelmiin kirjataan ensisijaisen kayttajan nakokulmasta hyodyttémia
tietoja. Toisaalta tarpeellisia tietoja voi puuttua tietomaarittelyista.

Resursointi —  Kirjaamiseen kuluvaa aikaa ei huomioida riittavasti potilastyéssa.

—  FErillisrekisterit aiheuttavat lisdkustannuksia.

—  Muut kuin julkisin varoin rahoitetut tiedon keruut, esimerkiksi tuotekohtaisiin
rekistereihin, voivat johtaa taloudellisiin sidonnaisuuksiin. Kirjaamisesta
vastaavat paikallistasolla hoitoyksikéissa yleensa 1aakarit, jotka myds
aloittavat hoitoja ja vaarana on tallgin taloudellinen kytkos joka liittyy
hoitojen aloittamiseen ja rekisteritiedon kerddmiseen ja analysointiin.

7.3 Tietovarannot

Tietovarantoja ja aineistoja on hyvin monenlaisia (kts. luku 6). Lahtokohtaisesti
mistaan tietovarannosta poimittu RWD ei ole taysin kattavaa tai kaikilta osin
taydellista. Siitd huolimatta niitéd voidaan kayttdd monenlaisiin kayttdtarkoituksiin.

Luvussa 4 kuvatuissa kayttotarkoituksissa on tietovarannosta yleensa tarve tunnistaa
maaritelty potilasjoukko, tietyn ladkkeen tai Idakinnallisen laitteen kayttajat tai hoidon
kayttdaiheen mukaan rajattu potilasryhma. Naiden tietojen lisaksi usein tarvittaisiin
monipuolisesti tietoja potilaista, hoidon toteutumisesta, hoidon lopputuloksista seka
palveluiden kaytdsta ja kustannuksista. Lisdantyvassa maarin tarvittaisiin niin
sanottuja biomarkkeritietoja seka tietoja muista hoidon vaikutusta muovaavista
tekijoista, jotta tunnistettaisiin esimerkiksi hoidosta eniten hyotyvia tai haitoille kaikkein
altteimpia potilasryhmia. Tallaiset aineistot kootaan tyypillisesti yhdistamalla usean
tietovarannon tietoja. Taulukossa 13 on kuvattu erilaisiin tietovarantoihin liittyvia
haasteita.
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Taulukko 13. Esimerkkeja erilaisiin tietovarantoihin liittyvista haasteista

Teema Esimerkki

Tietosisallot —  Tietovarannoissa ei ole tarvittavaa dataa (kts. esimerkki liitteessa 7).
Esimerkiksi tdsmélééketieteen kehitys tarkoittaa, etta taudit jaetaan
alaryhmiin ja hoidot raataldidaan tarkoin rajatuille potilasryhmille.
Tietovarannoista on siis tarve tunnistaa ja poimia entista yksityiskohtaisempia
tietoja esimerkiksi potilaan geenimutaatioista tai aiemmista hoidoista.

—  Tasmallisia kuvauksia ja neuvontaa siita, minkalaista dataa eri
tietovarannoista on mahdollista poimia, ei ole riitt&vasti tarjolla.

Datan laatu ja —  Useimpien tietovarantojen tietosisaltojé ei ole validoitu.

yhdenmukaisuus —  Eri tietojarjestelmét eivat tue ja ohjaa riittdvan yhdenmukaista tietojen
kirjaamista.

Datan yhdistdminen —  Monet uudet hoidot on tarkoitettu hyvin pienille potilasryhmille, miké

entisestaan korostaa tarvetta hyodyntaa kansallista dataa ja yhdistdd myds
pohjoismaisten tai eurooppalaisten tietovarantojen tietoja.

—  Kaytdnnossa tarvittava data saattaa olla poimittavissa vain alueellisista
tietovarannoista, ja eri alueilta on vaikea saada vertailukelpoisia tietoja.

7.4 Luvat ja tietoaineistojen muodostus

Lupa- ja aineistonmuodostamiseen liittyvat prosessit on tunnistettu merkittavaksi
esteeksi erilaisten tietoaineistojen oikea-aikaiselle hydédyntamiselle. Tdman takia
muun muassa sote-tietojen toisiokayttda koskeviin lakiesityksiin, uuteen
lupaviranomaiseen ja palveluoperaattoriin kohdistuu merkittavid odotuksia. Toisaalta
on nahty tarpeellisena, etta keskitetyn lupa- ja aineistonmuodostusprosessin
toimiessakin sailyisi matalan kynnyksen yhteys myds rekisterinpitgjiin. Taulukossa 14
on kuvattu lupiin ja aineiston muodostamiseen liittyvid haasteita.

Taulukko 14. Esimerkkeja lupaprosesseihin ja tietoaineistojen muodostamiseen liittyvista
haasteista

Teema Esimerkki

Palveluprosessit —  Useat toisistaan erilliset lupaprosessit (kullakin rekisterinpitajalla
omansa).
—  Puutteelliset kuvaukset eri lupaprosessien kulusta ja aikataulusta.
—  Englanninkielisen palvelun ja prosessikuvausten rajallinen saatavuus.
Aikataulu ja ennakoitavuus —  Viiveet lupaprosessissa ja aineistojen muodostamisessa ovat olleet
keskeinen ongelma datan hyddyntdmisessa.
— Aikatauluissa on eroja toimijoiden valill& ja esimerkiksi
tietosuojavaltuutetun prosessi on saattanut kestaa kauan.
— Aikaikkuna jollekin tiedontarpeelle voi menna ohi ennen kuin aineisto on
kaytossa.
—  Lupa- ja aineistonmuodostusprosesseihin liittyva viiveet ovat olleet jopa
este RWD:n kaytélle seka kansallisissa ettd kansainvélisissa projekteissa.
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Teema Esimerkki

Resursointi —  Puutteet neuvontapalvelussa seka osaamisessa. Esimerkiksi kyky
ymmarta ja tulkita asiakkaiden tarpeet oikeanlaisiksi tietopoiminnoiksi ja
malleiksi my6s monimutkaisemmissa tietopyynnoissa.

—  Eri organisaatioiden resurssit seka lupaprosesseihin etta tietoaineistojen
muodostamiseen ovat yleensa niukat.

Tietoturva ja tietosuoja —  RWD:n hyédyntdminen edellyttaa tietoturvallista kasittelyd datan
luovutuksen, kerdamisen, kasittelyn, hyodyntamisen ja arkistoinnin
aikana.

7.5 Analyysit ja raportointi

RWD:an perustuvien tutkimusten arvioinnissa kiinnitetddn huomiota muun muassa
datan laatuun seka sekoittuneisuuteen ja erilaisiin harhan Iahteisiin ja niiden
hallintaan kaytettyihin lahestymistapoihin. Tarkoitus on valttaa virheellisia
johtopaatoksia. Tasta syysta tarkoituksenmukainen aineisto ja analyysi seka
menetelmien ja tulosten riittdvan [8pinakyva ja tarkka raportointi ovat edellytys
tuotetun tiedon hyddyntamiselle erilaisissa kayttétarkoituksissa.

Kun RWD:a analysoidaan, joudutaan tyypillisesti tekemaan lukuisia ratkaisuja,
oletuksia ja yksinkertaistuksia. Sen tahon, joka kayttad RWD:an perustuvaa tietoa
tulee ymmartaa, miten nama tekijat vaikuttavat tutkimuksen tuloksiin, mitka ovat
tutkimuksen rajoitukset ja keskeiset harhan lahteet ja mika on tulosten sovellettavuus
kyseiseen kayttdtarkoitukseen. Taman arvioinnin helpottamiseksi noudatetaan
erilaisia menetelma- ja raportoinnin ohjeita.

7.6  Riskianalyysi

Yhteenveto tunnistetuista riskeista on taulukossa 15. RWD:n kaytén edellytysten
kehittdmisessa tarvitaan seka tiedontarpeisiin liittyvaa substanssiosaamista etta
laajaa ymmarrysta erilaisista tietovarannoista ja niiden kehitykseen liittyvasta
tavoitearkkitehtuurista. Riskianalyysinkin nakékulmasta keskeinen huomio on kirjattu
sosiaali- ja terveystietojen toissijaisen kayton kokonaisarkkitehtuuri luonnokseen (54):

"Sote-tietojen toissijaisen hyddyntdmisen kokonaisuus edellyttéé laajaa eri
organisaatioiden vélistd yhteisty6té, késitteiden ja tietosiséltbjen harmonisointia seké
luokitusten yhteensovittamista ja harmonisointia kaikilla tasoilla, erityisesti jarjestajan
nékbkulmasta. Yksittéiset tietotekniset toteutukset eivét ratkaise kokonaisuutta vaan
tarvitaan laajaa prosessien ja tietojen kehittadmista.”
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Taulukko 15. Yhteenveto RWD:n kayttoon liittyvista riskeista

Riski Mahdollinen vaikutus

Tiedontarpeita ei ole maaritelty. _ Kerétava tietopohja ei vastaa

toimijoiden tarpeita.

—  Tiedontarpeita ei ole huomioitu
tietovarantojen seka potilas- ja
asiakastietojarjestelmien
kehitystydssa.

—  Tiedolla johtaminen ei ole
jarjestelmallista.

Tiedontarpeita ei ole viestitty muille sidosryhmille.

Eri toimijat eivat tee yhteisty6té tiedontarpeiden
maarittelyssa.

TIEDONTARPEET JA
HYODYNTAMINEN

Tiedon hyédyntamiseen ei ole prosesseja.

Tietojarjestelmat eivat ole helppokéyttdisia.

z Keskeisia tietoja ei kirjata rakenteisessa muodossa. - Tarvittavia tietoja ei kirjata kattavasti,
= laadukkaasti tai yndenmukaisesti.
S Kirjaamisessa ei kayteté valtakunnallisesti yhtenaisia RWD:n hydyntaminen ei onnistu.
£ tietorakenteita, koodistoja, luokituksia ja mittareita. —  Tiedonkeruu ei ole toisiokayton
Kertakirjaamisen periaate ei toteudu. nakokulmasta kustannustehokasta.
Tiedot ovat saatavilla vain alueellisista tietovarannoista.
Tietovarantojen tietoja ei voida yhdistaa. B TieFovarannf)ista ej 9'6 saatavillg )
— potilasryhmékohtaisia seurantatietoja.
e TNV - : —  Tietojen yhdistdminen on hankalaa,
= Tietosis&llt eivat vastaa tiedontarpeita. . P .
z aikaa vievaa ja kallista.
3 Datan laat . —  RWD:n hyddyntaminen ei onnistu.
:E_J atan faatu on huono. —  Tiedonkeruun kustannukset ovat

kohtuuttomat suhteessa tuotetun

Tehdaan paallekkaisia ratkaisuja, eika hyodynneta tiedon odotettuun hydtyyn.

valtakunnallisia ratkaisuja.

Lupa- ja aineistoprosessit vievét liikaa aikaa. — Tarvittavaa tietoa ei voida tuottaa
oikea-aikaisesti.
Tietosuoja- ja tietoturvakaytanndissa on puutteita. —  Osallistuminen kansainvélisiin

yhteisty6hon ei onnistu.
—  Kansalaisten luottamus toimintaan

LUVAT JA AINEISTON
MUODOSTUS

Prosessit ja infrast.ruktuuri eivat ole menetetaan.
kustannustehokkaita. —  kustannukset ovat kohtuuttomat
suhteessa tuotetun tiedon odotettuun
hyotyyn.
_ Toimijoilla ei ole riittavia resursseja ja monipuolista
g osaamista.
o
x Tuotettu tieto ei vastaa tiedon tarvetta.
g —  Tarvittavaa tietoa ei ole kaytossa.
< Koottu data jaa analysoimatta, raportoimatta tai - ?I'ledor!. .[.)eirus.tlggllal tghdagn virheellisia
= julkaisematta. johtopaatoksia ja linjauksia.
b
2
<<

Tuotettu tieto ei ole validia.
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8 Toimenpide-ehdotukset

Selvityksen toimeksiannon mukaisesti ehdotamme toimia, joiden avulla Suomessa
olisi mahdollista tuottaa paremmin RWD:an perustuvaa tietoa paatdksenteon tueksi
koko terveydenhuollon menetelman elinkaaren ajan. Ehdotus sisaltda myds arvion
siitd, miten varmistetaan RWD:n k&ytdn ja siihen perustuvan tiedon hyddyntadmisen
edellytykset. Nakemyksemme RWD:n kaytén tavoitetilasta on esitetty infolaatikossa.

TAVOITETILA

Laakkeiden ja muiden terveydenhuollon menetelmien kayttéonotto, kaytto ja kaytosta
luopuminen perustuu ajantasaiseen ja parhaaseen kaytettavissa olevaan tietoon.
RWD:n kayton osalta se tarkoittaa, etta

— keskeiset RWD:an perustuvat tiedontarpeet on maaritetty kansallisessa
yhteisty0ssa.

— kertaalleen potilas- ja asiakastietojarjestelmiin kirjattu tieto on riittdvan kattavaa,
laadukasta ja yhdenmukaista ja mahdollisuuksien mukaan rakenteisessa
muodossa, jotta sitd voidaan kayttdd monenlaisissa ensi- ja toissijaisissa
kayttotarkoituksissa.

—  kerattyja genomi- ja biomarkkeritietoja voidaan yhdistda muihin potilaan
terveystietoihin, erityisesti hoidon lopputuloksia kuvaaviin tietoihin.

— RWD:n tuottaminen ja sailyttdminen on toteutettu siten, etta sen tietoturvallinen
ja oikea-aikainen hyédyntaminen on mahdollista erilaisissa kayttétarkoituksissa
seka kansallisesti ettd kansainvalisissa yhteistyohankkeissa.

— kaytdssa on riittdvat resurssit, osaaminen ja tehokkaat prosessit, jotta RWD:an
perustuvaa tietoa voidaan kayttaa paatoksenteossa.

Paatoksenteon ja ohjauksen tarpeita vastaavan tiedon tuottaminen riippuu useasta
avaintekijasta, jotka on esitetty kuviossa 9. Taman selvityksen toimenpide-ehdotukset
on tarkoitettu ensisijaisesti viranomaisille ja asiantuntijoille, jotka osallistuvat
terveydenhuollon menetelmien valvontaan, kayttdon liittyvaan arviointiin,
paatdksentekoon ja ohjaukseen. Naita viranomais- ja asiantuntijatoimijoita ovat
esimerkiksi STM, Palko, Hila, Fimea, THL, Kela, Valvira, FInCCHTA, kansalliset
osaamiskeskukset ja palveluiden jarjestajat. Jatkossa naista toimijoista kaytetaan
termia paatoksentekijat. Paatoksentekijoille suunnatut ehdotukset ja kehittdamiskohteet
liittyvat tiedontarpeiden maarittelyyn, prosessien uudistamiseen, osaamisen
vahvistamiseen seka tiedontarpeiden ja -vaatimusten kommunikointiin.
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Tiedontarpeiden
madrittely

[EELIEN Toimintamallien ja
prosessien

analyysi . .
vy uudistaminen

Tietoturvan Paatdksenteon s A

varmistaminen tarpeita vastaava osaamisen
tieto vahvistaminen

Mahdollistava
Sujuvat lainsaadanto Tarpeiden ja

lupaprosessit ja vaatimusten
datan poiminta kommunikointi

Tietojarjestelmien
kehittaminen ja
kirjaamisen laatu

Tieto-
varantojen sisallot

Kuvio 9. Avaintekijat paatoksenteon tarpeita vastaavan tiedon tuottamisessa. Tekijat on jaoteltu neljaén
ryhmaan: paatoksenteko ja ohjaus (siniset pallot), RWD:n tuottaminen (oranssit pallot), RWD:n kokoaminen ja
jakaminen (punaiset pallot) sek& RWD:n analysointi (harmaa pallo).

Mahdollisuus tuottaa paatdksenteon ja ohjauksen tarpeita vastaavaa tietoa edellyttéda
sote-tietojen toissijaisen kaytdn lainsdadannon etenemista ja kokonaisarkkitehtuuriin,
tietorakenteisiin ja tietosuojaan liittyvaa kehitystyota. Tata kehitystyota tehdaan
parhaillaan STM:n johdolla useissa sote-tietopohjaan liittyvissa hankkeissa.

Tiedontarpeiden maarittely

Ehdotus 1. Pdatbksentekijbiden tulee maéritelld, mité ovat kysymykset ja
tiedontarpeet, joihin halutaan ja voidaan tuottaa vastauksia RWD:a analysoimalla.
Esimerkiksi regulaatio- ja HTA-prosesseissa voidaan tunnistaa olemassa olevaan
néyttoon liittyvid puutteita ja mééritelld konkreettisia lisétiedontarpeita.

Ehdotus 2. Tauti- tai potilasryhmékohtaisesti keréttévista tiedoista tulee sopia
kansallisesti. M&drittelyissa tulee huomioida myds kansainvéliset maérittelyt ja
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kaytannét. Lisdksi tulee sopia siitd, mita hoitojen lopputuloksiin liittyvié tietoja on
kdytdnnbssé mahdollista ja jarkevaé kerété jérjestelméllisesti eri potilasryhmista.

Ehdotus 3. Regulaation ja HTA:n tarpeisiin ei tarvitse perustaa erilliskirjausta vaativia
tuote- tai muita rekistereité, mikéli kertaalleen potilastietojérjestelmééan tai
laaturekisteriin kirjattua tietoa on kéytettévissa.

Luotettava tieto terveydenhuollon menetelman hoidollisista, taloudellisista ja muista
vaikutuksista on perusta niiden kayttoon liittyvalle paatdksenteolle terveydenhuollon
kaikilla tasoilla. Tyypillisesti tarvitaan tauti- tai potilasryhmakohtaista tietoa

— kayton kohdentumisesta (esim. kayttdaihe, kohdejoukon ika- ja
sukupuolijakauma, litdnnaissairaudet, potilaiden muut ominaispiirteet)

— hoidon toteutumisesta (esim. aloitus ja lopetus paivamaara, annos,
lopetuksen syy, aiemmat hoidot)

— keskeisesti hoitoon ja hoidon valintaan vaikuttaneista biomarkkereista ja
muista tekijoista (esim. aiemmat hoidot, sairauden vaikeusaste)

— hoidon lopputuloksista (lopputuloksia voidaan mitata kliinisten
tulosmuuttujien (esim. tautitapahtumien tai kuoleman ilmaantuminen),
potilaiden raportoimien tulosmuuttujien (esim. terveyteen liittyva
elamanlaatu tai toimintakyky), korvikemuuttujien (esim. laboratorioarvo)
tai haittoja kuvaavien muuttujien avulla)

— hoitoon liittyvasta voimavarojen kaytosta ja kustannuksista.

Yksittaiseen terveydenhuollon menetelmaan liittyvat tiedontarpeet taytyy maaritelld
tapauskohtaisesti. Esimerkiksi ladkkeen myyntilupa-arvioinnissa ja HTA:ssa naytt6
valmisteen tai hoidon vaikutuksista kaydaan lapi yksityiskohtaisesti. Talldin
tunnistetaan myos nayttdon liittyvat puutteet ja epavarmuuden lahteet sekd voidaan
maaritella mahdolliset lisdtiedontarpeet. Myds muiden terveydenhuollon menetelmien,
kuten 1d3kinnallisten laitteiden kayttddnotto- ja hankintapaatokset seka naita edeltava
arviointi (esim. mini-HTA) ovat tilanteita, joissa voidaan tunnistaa tarve kayttéénoton
jalkeiselle seurannalle ja maaritella kerattavat tiedot.

Toimintamallien ja prosessien uudistaminen

Ehdotus 4. Jotta olemassa olevat viranomaisresurssit ja osaaminen saadaan
tehokkaammin yhteiseen kéytté6n, voisi olla tarkoituksenmukaista paremmin
resursoida ja keskittaa tehtévia, jotka liittyvét terveydenhuollon menetelmien
regulaatioon, arviointiin ja pééatéksentekoon niiden elinkaaren eri vaiheissa.
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Ehdotus 5. Kansallisia arviointi-, pdétéksenteko- ja ohjausprosesseja kehitettdesséa
kannattaa luoda edellytykset myés RWD:n kéytélle. Néiden toimintamallien ja
prosessien kehittdminen tehddén viranomaisten ja muiden sidosryhmien yhteistyéna.
Ehdotus prosessista uusien ladédkkeiden kéyttébnoton jélkeiselle lisétiedon
kerdémiselle on kuvattu seuraavalla sivulla.

Ehdotus 6. Myds muiden terveydenhuollon menetelmien kuin l&d&ékkeiden kéyttéon
liittyvéssé péétbksenteossa tarvitaan jérjestelméllisté arviointitoimintaa, jossa voidaan
tarvittaessa kéyttéd RWD:an perustuvaa tietoa.

Nykyisessa jarjestelmassa terveydenhuollon menetelmien elinkaaren aikainen
regulaatio, arviointi ja paatoksenteko ovat siiloutuneet useille kansallisille ja
alueellisille toimijoille. Jarjestelman hajanaisuuden seurauksena toimintamallit ja
prosessit, jotka tahtaavat terveydenhuollon menetelmien hallittuun kayttéon ja
tarvittaessa myods kaytdsta luopumiseen, eivat ole yndenmukaiset. Erot
toimintatavoissa osaltaan heikentdvat mahdollisuuksia kayttdd RWD:a niin
kansallisessa kuin alueellisessa paatoksenteossa.

Terveydenhuollon menetelmien elinkaareen liittyvia tehtavia ovat esimerkiksi

— ladkevalmisteiden myyntilupa-arviointi ja 1adkinnallisten laitteiden
vaatimuksenmukaisuuden valvonta

- HTA

— tieteellinen neuvonta

— terveydenhuollon menetelmien kayttdon liittyvat kansalliset suositukset
tai korvattavuuteen liittyva paatdksenteko

— kayttéonoton jalkeisen lisatiedon kokoamisen koordinointi ja kootun
tiedon arviointi

— ehdollisen korvattavuuden ja hallitun kayttéonoton sopimusten arviointi

— kayttoonotto- ja korvauspaatosten uudelleen arviointi.

Taulukoon 16 on kirjattu esimerkinomaisesti 1ddkkeita koskevia RWD:an liittyvia
tehtavia.
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PROSESSIEHDOTUS: LISATIEDON KERAAMINEN UUSISTA LAAKKEISTA

1. Laakehoidon Kkliiniseen vaikuttavuuteen ja kustannuksiin liittyvat epavarmuuden lahteet
méaaritetdan osana HTA:a. Samalla tehdéan ehdotus tiedoista, joita olisi tarpeen kerata ladkehoidon
kayttdonoton jalkeen. Ehdotus raportoidaan osana HTA-selvitystd. HTA ja lis&tiedontarpeiden
maarittely voidaan tehdé joko kansallisesti, pohjoismaisena tai eurooppalaisena yhteistydna.

Lisatiedontarpeet voidaan luokitella kolmeen ryhméén:

—  Ryhma 1. Rutiininomaisesti kerattavat tiedot (hoitoa saaneiden potilaiden lukuméaéra ja hoidon
kéyttoaihe)

— Ryhma 2. Hoidon toteutumista koskevat lisatiedot, jotka maaritellddn tapauskohtaisesti
(esimerkiksi hoidon kesto ja annos)

— Ryhma 3. Potilaita ja hoidon lopputuloksia (hyotyja ja haittoja) koskevat lisatiedot, jotka
maaritellaan tapauskohtaisesti

Ryhman 2 ja 3 tietoja keratddn ensisijaisesti siind tapauksessa, kun hoidon vaikutuksiin tai
kustannuksiin liittyy merkittdvaa epdvarmuutta. Myés myyntiluvan haltija voi tehda ehdotuksen
kerattavista lisatiedoista, esimerkiksi tilanteissa joissa tarve liittyy hallitun kayttdénoton (MEA)-
sopimusten toteuttamiseen.

Ryhmén 3 lisatiedontarpeiden maarittdminen tulee tehda yhteistydssa kliinisten asiantuntijoiden
(esim. kansallisen syopakeskuksen) ja tietovarantojen yllapitdjien kanssa. Samalla tulee varmistua
siitd, ettd kansalliset maarittelyt ovat yhdenmukaiset kansainvélisten (kuten EMA, EUnetHTA,
ICHOM) maarittelyjen kanssa, mikéali tallaisia on tehty.

2. Toimielin, joka tekee kannanoton ladkehoidon kayttdonotosta tai korvattavuudesta linjaa, mita
lisatietoja kyseisesté hoidosta tulisi kerata. Linjaus perustuu HTA-raportin ehdotukseen.

3. Tietojen kerd@minen ja toimittaminen koskien ryhman 1 ja mahdollisesti ryhman 2 tietojen on
ensisijaisesti sote-palvelujen jarjestéjien tehtava. Avohoidon laakkeitd koskevaa tietoa saadaan
Kelan tietovarannoista. Mikali lisatiedon kokoaminen liittyy hallitun kayttddnoton -sopimukseen,
datan kerédamiseen, kayttolupiin, datan analysointiin ja rahoitukseen liittyvista vastuista sovitaan
erikseen.

4. Tiedot kokoaa ja yhdistdd kansallinen palveluoperaattori, joka toimittaa yhteenvedon HTA-
viranomaisen, yhteistydalueiden ja maakunnan kayttéén. Yhteenveto ei sisalld tunnistetietoja,
jolloin siita ei synny henkilorekisteria.

Myds  myyntiluvan  haltja voi hakea  k&yttdlupaa  aineiston  hyddyntamiseksi
kéyttdlupaviranomaiselta. Talldin anonymisoitu aineisto tulisi olla analysoitavissa tietoturvallisessa
kéyttdympéristdssa. Myyntiluvan haltija voi toimittaa analyysin tulokset HTA-viranomaiselle
suosituksen uudelleen arviointia varten.
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Taulukko 16. Esimerkkeja reaalimaailman dataan liittyvista tarpeista ja tehtavista laakkeiden
regulaatiossa, HTA-toiminnassa ja ladkehoitojen ohjauksessa

Tarveltehtava Lisatietoja

1. Luoda, koordinoida ja kehitt4a prosessia kts. prosessiehdotus edellisella sivulla.

uusia ladkehoitoja koskevan lisatiedon

keraamiseksi ja tuotetun tiedon arvioimiseksi.

2. Antaa lausuntoja ehdollisen korvattavuudenja ~ RWD:a voidaan hyodyntad sopimuksissa, jotka

hallitun kaytt5Gnoton sopimusten —  perustuvat hoidon lopputulokseen
tarkoituksenmukaisuudesta ja toteutettavuudesta —  ovat ehdollisia lisanaytdn keradmiselle.

korvattavuuskasittelyn tai hankintaprosessin

tueksi.

3. Kommunikoida RWD:an perustuvaan tietoon  Tiedontarpeet ja vaatimukset voivat liittya ydintietoihin
liittyvia tarpeita ja vaatimuksia eri sidosryhmille  (core datasets/elements), datan kéyttdkelpoisuuteen,

ja osallistua kansallisiin projekteihin, joissa laatuun ja kattavuuteen, analyysissé kéytettyihin
kehitetddn RWD:n kayton mahdollistavaa tutkimusmenetelmiin tai tulosten raportointiin.
tietopohjaa. Tydkaluja ovat:

—  yhteinen (regulaatio ja HTA) tieteellinen neuvonta
seké laéke- ja laiteneuvolatoiminta
—  koulutustilaisuudet ja projektit.
4. Vahvistaa RWD:n analysointiin ja Lisatd kansainvalisten suositusten ja ohjeistusten
raportointiin liittyvaa kansallista osaamista. (esimerkiksi EMA, EUnetHTA, ENCePP) tunnettuutta.
Tydkaluja ovat:
—  koulutustilaisuudet
— erilaiset verkossa julkaistavat koosteet ja tiivistelmat
—  tieteellinen neuvonta seka ladke- ja
laiteneuvolatoiminta.

5. Kansainvalisten RWD:n kaytt66n ja Esimerkiksi

kokoamiseen liittyvien hankkeiden ja projektien  —  pilotit, joissa kehitetaan kayttddnoton/myyntiluvan
seuraaminen ja niihin osallistuminen. Naista myéntamisen jalkeistd nayton tuottamista,
opittujen hyvien kaytantéjen ja linjausten —  osallistuminen ohjeistusten laatimiseen (ENCePP,
valittdminen kansallisille sidosryhmille. EUnetHTA).

EMA = Euroopan laakevirasto; ENCePP = European Network of Centres for Pharmacoepidemiology and
Pharmacovigilance; EUnetHTA = European network for health technololgy assessment; HTA =
terveydenhuollon menetelmien arviointi; RWD = reaalimaailman data

Osaamisen ja resurssien vahvistaminen

Ehdotus 7. Kansallisten viranomaisten tulee seurata ja osallistua kansainvélisiin ja
EU:n hankkeisiin, jotka liittyvdt RWD:n kdytt6én. Samalla tulee varmistaa, etté
kansainvélisten hankkeiden suositukset ja linjaukset huomioidaan kansallisissa
kehityshankkeissa. Térkeitd seurattavia asioita ovat esimerkiksi:

— tuote-, potilas- tai sairausryhmékohtaisten ydintietojen méaérittelyt (core
datasets/elements)

— miten RWD:n kéyttbé ohjeistetaan ldékekehityksen eri vaiheissa

— minkélaisia toimintatapoja eri rekisterinpitéjilléd on RWD:n
tietoturvalliseen hyédyntédmiseen laéketeollisuuden tutkimus- ja
kehittdmishankkeissa.
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Ehdotus 8. Osaamis- ja resurssitarpeet RWD:n laadun varmistamiseen, siihen
perustuvan tiedon tuottamiseen, kdyttédn, ohjaukseen ja valvontaan kannattaa
maédritellé ja varmistaa prosessien uudistamisen yhteydessa.

RWND:a kaytettaessa tulee ymmartaa, minkalaista dataa erilaisiin tietovarantoihin
voidaan kerata jarjestelmallisesti ja mita rajoituksia ja mahdollisuuksia eri
tietovarantoihin liittyy. Tiedon tuottajat ja arvioijat tarvitsevat RWD:n kasittelyyn,
analysointiin, raportointiin ja visualisointiin seka tulosten tulkintaan liittyvda osaamista.
Substanssiosaamisen lisaksi tarvitaan uuden tyyppista datatiedeosaamista (data
scientist) seka kykya ymmartaa ja ratkoa erilaisten aineistojen analysointiin ja
kayttoon liittyvia ongelmia. Osaamista tarvitaan muun muassa tilastotieteesta,
epidemiologiasta, tietovarannoista, moderneista analyysimenetelmista kuten
koneoppimisesta ja mallintamisesta.

Parhaillaan on kdynnissa lukuisia kansainvalisid RWD:n kayttdon liittyvia
viranomaishankkeita, joiden tavoite on lisata ymmarrysta, tytkaluja ja osaamista
RWD:n hyédyntéamisessa. Suomen viranomaiset ovat osallistuneet esimerkiksi EMA:n
ja EUnetHTA:n hankkeisiin.

Tiedontarpeiden ja -vaatimusten kommunikointi

Ehdotus 9. Regulaatio- ja HTA-viranomaisten RWD:an liittyva asiantuntemus tulee
saada kansallisen tutkimus- ja kehitystydn tueksi erityisesti hankkeissa, jotka liittyvét

— terveysalan tutkimus- ja innovaatiotoiminnan kasvustrategiaan

— sofe-tiedolla johtamisen, ohjauksen ja valvonnan tietopohjan
kehittdmiseen

—  sote-tietojen toissijaisen kdytén kokonaisarkkitehtuurin kehittdmiseen.

Ehdotus 10. Viranomaistahojen tulee lisdtd RWD:an perustuvan tiedon tuottamiseen
liittyv&a tieteellistd neuvontaa. Myds sote-tietojen ensi- tai toissijaisk&ytén
tietovarantoja ja -jéarjestelmiéa kehittéville tahoille tulisi tarjota mahdollisuus hakea
neuvontaa esimerkiksi datan luotettavuuteen, laatuun ja kattavuuteen liittyvista
viranomaisvaatimuksista.

Regulaation, HTA-toiminnan ja paatoksenteon RWD-tarpeet liittyvat usein
terveydenhuollon menetelmien kaytdn kuvailuun, laatuun, vaikutuksiin tai
kustannuksiin. Tiedon tuottamista esimerkiksi ladkkeiden myyntilupaa ja
Idaketurvallisuuden seurantaa varten ohjaavat lukuisat EMA:n ohjeet ja suositukset.
Vastaavasti useat eurooppalaiset HTA-organisaatiot ovat julkaisseet omia ohjeitaan
arviointiraporttien tuottamiseen ja naytén arvioimiseen. Nama viranomaisten ohjeet ja
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suositukset maarittelevat osaltaan kansainvalisesti sitd, minkalaisia vaatimuksia
RWD:lle ja siihen perustuvalle tiedolle asetetaan.

Tyypillisesti RWD:an perustuvaa tietoa tuottaa muu taho kuin paatéksentekija,
regulaattori tai HTA-viranomainen. Usein kyseessa on esimerkiksi laake- tai
laiteyritys, konsulttitoimisto, yliopisto tai terveydenhuollon yksikén oma
tietopalvelukeskus. Jotta analyysi olisi riittdvan laadukas ja tuotettu tieto vastaisi
paatdksenteon tarpeita, tulisi esimerkiksi viranomaistahojen kommunikoida datan
kayttokelpoisuuteen, laatuun ja kattavuuteen, analyysissa kaytettyihin
tutkimusmenetelmiin tai tulosten raportointiin liittyvia tarpeita ja vaatimuksia.

Tasmalaaketieteen kehittyessa lisdantyy myds tarve kayttdd genomi- ja biomarkkeri
tietoja. Genomitiedon hyédyntamisen mahdollisuudet liittyvat

— hoidon vaikutusta ennustavien biomarkkereiden ja hoidosta eniten
hydtyvien potilaiden tunnistamiseen

— biomarkkereiden kayttéén hoidon vasteen seurannassa seka

— genomiikkaan pohjautuvaan l&8keturvatoimintaan

Genomitiedon merkittdva potentiaali liittyy tutkimus-, kehitys- ja innovaatiotoimintaan
ja esimerkiksi laakekehityksen alkuvaiheeseen.

Lopuksi

Ymmarrys RWD:n mahdollisuuksista ja rajoitteista on vasta kehittymassa.
Kansainvalisia ja kansallisia hankkeita ja toimijoita, joilla on erilaista tavoitteita,
osaamista ja resursseja, on paljon. Toiminta on hajallaan ja osittain paallekkaista.

Viimeistaan Sote-tieto hyotykayttéon strategiaa uudistettaessa tulee maaritella
tavoitetila ja visio RWD:n kaytdsta kansallisesti. Myds sote-uudistus luo uusia tarpeita
RWD:n tehokkaalle kaytodlle. Kertaalleen kirjatun tiedon ja yhteisen tietopohjan tulee
palvella useissa kayttétarkoituksissa. Naiden tiedontarpeiden ja tietopohjan
maarittelyssa, laadunvarmistuksessa ja hyédyntamisessa tarvitaan koordinaatiota,
monipuolista osaamista ja laajaa eri organisaatioiden valista yhteisty6ta.
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Liite 1. Maaritelmia

Real-world data
(RWD)

Duke University: We define RWD as data relating to patient health status and/or the
delivery of health care routinely collected from a variety of sources. This includes data
elements captured in a patient’s electronic health record (EHR), in a hospital or insurance
company’s administrative and claims data, directly from patients or providers in the
course of an observational study, from sources of patient-generated information outside
of clinical settings (e.g., in-home monitoring devices, wearable technologies, fitness
trackers), and in registries that support various aspects of care and research. It may also
include data on contextual metrics not typically considered part of a patient’s routine
clinical experience, such as environmental exposures and socio-economic indicators.
Importantly, this baseline definition does not preclude incorporation of routinely collected
data in traditional randomized clinical trials (RCT) from being considered RWD.

FDA: “Real world data are the data relating to patient health status and/or the delivery
of health care routinely collected from a variety of sources. RWD can come from a
number of sources, for example:

—  Electronic health records (EHRs)

—  Claims and billing activities

—  Product and disease registries

—  Patient-related activities in out-patient or in-home use settings

—  Health-monitoring devices

IMI getreal: “an umbrella term for data regarding the effects of health interventions (e.g.
safety, effectiveness, resource use, etc) that are not collected in the context of highly-
controlled RCT's. Instead, RWD can either be primary research data collected in a
manner which reflects how interventions would be used in routine clinical practice or
secondary research data derived from routinely collected data. Data collected include,
but are not limited to, clinical and economic outcomes, patient-reported outcomes
(PRO) and health-related quality of life (HRQol). RWD can be obtained from many
sources including patient registries, electronic medical records, and claims databases.

ISPOR: “data used for decision making that are not collected in conventional RCTs.
Sources of RWD include:

—  Registries

—  Administrative data

—  Health surveys

—  Electronic health records or medical chart reviews

—  Supplements to RCTs (additional data gathered on patient reported

outcomes, resource use and costs)
—  Large simple trials or pragmatic clinical trials” (ISPOR)

Real-world
evidence (RWE)

IMI getreal: “real world evidence (RWE) is the evidence derived from the analysis and/or
synthesis of real-world data (RWD).”

FDA: “real world evidence is the clinical evidence regarding the usage and potential
benefits or risks of a medical product derived from analysis of RWD.”

Duke University: we define RWE as evidence derived from RWD through the
application of research methods. For regulatory applications, RWE can further be
defined as clinical evidence regarding the use and potential benefits or risks of a
medical product derived from analysis of RWD.
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Real-world studies | IMI GetReal: “studies investigating health interventions whose design does not follow the
design of a highly-controlled RCT and aims to reflect health intervention effectiveness in
routine clinical practice. Real world studies do not typically include randomisation of trial
subjects, but there are exceptions (e.g. pragmatic clinical trials). For the purposes of
GetReal, real-world studies include, but are not limited to, the following: pragmatic clinical
trials, non-interventional/ observational studies, drug utilisation studies, post-authorisation
efficacy/safety studies. RWS, by definition, generate RWD, which can subsequently be
analysed and/or synthesised to produce RWE. (see also: "real-world data", "real-world

evidence", "effectiveness study", "drug utilisation study", "pragmatic clinical trial" and
"non-interventional/ observational study").”

IMI = Innovative Medicines Initiative; ISPOR = International Society for Pharmacoeconomics and Outcomes
Research; RCT = randomized controlled trial; RWD = real world data; RWE = real world evidence.

Lahteet:

Berger M, Daniel G, Frank K, Hernandez A, McClellan M, Okun S. A framework for
regulatory use of real-world evidence. White paper prepared by the Duke Margolis
Center for Health Policy. 2017. Saatavilla:
https://healthpolicy.duke.edu/sites/default/files/atoms/files/rwe_white_paper_2017.09.
06.pdf

FDA (U.S. Food and Drug Administration). Real World Evidence. Saatavilla:
www.fda.gov/ScienceResearch/SpecialTopics/RealWorldEvidence/default.htm

Goettsh W, Makady A. WP1: Deliverable D1.3. Glossary of definitions of common
terms (including comments & replies from consultation rounds). IMI GetReal 2017.
Saatavilla: https://www.imi-
getreal.eu/Portals/1/Documents/01%20deliverables/D1.3%20-
%20GetReal%20Glossary%200f%20Definitions%200f%20Common%20Terms%20%
28Including%20Comments%20%26%20Replies%20from%20Consultation%20Round
§%29.pdf

Garrison LP, Neumann PJ, Erickson P, Marshall D, Mullins CD. Using real-world data
for coverage and payment decisions: the ISPOR Real-World Data Task Force report.
Value Health 2007;10(5):326-35.
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Liite 2. Selvityksen ohjausryhma ja luettelo

kuulluista henkiloista ja tahoista
Ohjausryhma:

— Ylilaakari Tuija Ikonen, STM (ohjausryhman puheenjohtaja)

— Johtaja Pertti Happonen, Fimea

— Tieteellinen johtaja Pasi Korhonen StatFinn Oy ja Epid Research Oy
— Yliladkari Annikka Kalliokoski, Hila

— Emeritaprofessori, Marjukka Makela

Taulukko 17. Luettelo kuulluista henkildista

Organisaatio Henkild
Fimea Vesa Kiviniemi (Arviointipaallikko)*

Jari Heiskanen (Laéketaloustieteilija)*

Esa Heinonen (johtaja)*

Outi Maki-lkola (Koordinoiva ylilaakari)*

Olli Tenhunen (Yliladkéri)

Liisa Naveri (Yksikon paallikkd)*

Tiina Karonen (Jaostopaallikkd)*

Kimmo Jaakkola (Ylilaakari)*

Inki Pirjo (Jaostopaallikko)

Liisa Pylkkanen (Ylilaakari)

Marita Kailajarvi (Ylila&kari, kliininen tutkimus)
Valvira Minna Kymalainen (Tarkastaja, terveydenhuollon laitteet)*
THL Pia Maria Jonsson (Johtava asiantuntija)

Arto Palmu (Tutkimuspaallikko)

Miia Artama (Erikoistutkija)

FinCCHTA Miia Turpeinen (Arviointiylilaakari)*
Hila Kalle Aaltonen (Erityisasiantuntija)*
Mareena Paldan (Yliproviisori)*
HUS Veli-Jukka Anttila (Osastonylilaakari)*
Kerstin Carlsson (Apteekkari)*
[t&-Suomen yliopisto Janne Martikainen (Professori)
Tiina Laatikainen (Professori)
Laaketeollisuus ry Nadia Tamminen (Analyytikko)
STM Helena Raula (Lakimies)

Heidi Tahvanainen (Erityisasiantuntija)
Taina Méantyranta (Palkon pééasihteeri)
Turun kliininen tutkimuskeskus Tarja Laitinen (Professori)
Arho Virkki (Kliinisen tietopalvelun johtaja)
Juha Varjonen (Data Manager)
Auria biopankki Lila Kallio (Vt. johtaja)
Antti Karlsson (Kehityspaallikkd, Data-analyytikko)
Aulikki Santavuori (Laatuvastaava)
Samu Kurki (Data-analyytikko)
Mikko Tukiainen (Data analyytikko)
Istekki Heikki Merilainen (Bl-asiantuntija)

109



SOSIAALI- JA TERVEYSMINISTERION RAPORTTEJA JA MUISTIOITA 44/2018

Organisaatio Henkilo

Jyrki Tirkkonen (Liiketoimintapaallikkd)

HUS/tietohallinto Kari Laukkanen
Myeloomaryhma Taru Kuittinen
Medaffcon Pekka Mannistd (Market access- johtaja)

Simo Jaaskeldinen (Market access-paallikko)
Mariann Lassanius (RWE-paallikkd)

* osallistunut teemahaastatteluun

Luettelo tahoista, joille raportin luonnos lahetettiin tiedoksi ja kommentoitavaksi ennen
julkaisua:

Sote-tietojen toisiokayton kayttélupaviranomaisen valmistelun ja
kdynnistadmisen ohjausryhma

Palkon laakejaos

Laaturekisterien asemointi tydéryhma

Kela

Hila

Valvira

FinCCHTA ja arviointiylilaakariverkosto

STM, Sosiaali- ja terveydenhuollon ohjausosasto (OHO) ja Hyvinvointi- ja
palveluosasto (HPO)

HYKS apteekki ja laakeneuvottelukunta

Apotti

Una

Kanta-palvelut
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Liite 3. Haastattelurunko

Tavoite: kartoittaa viranomaistahojen RWD:n tarpeet nyt ja tulevaisuudessa.

Miten ymmarratte termin reaalimaailman data (RWD) ja reaalimaailman naytté (RWE)?
TEEMA 1. NYKYTILA JA TARVE

a. Minkalaisiin kysymyksiin haluatte RWD/RWE:n avulla vastauksia?

b. Olisiko jotain tietoja tarpeen tai mahdollista kerata jatkossa rutiininomaisesti
Suomessa?

— arviointia varten?

—  kayttéonoton / korvauspaatdksen jalkeen
c. Minkalaisia linjauksia omalla organisaatiollasi on RWD/RWE:n kaytosta

—  kaytossa olevat kirjalliset ohjeet/linjaukset/suositukset

— pitaisiko olla ohje/linjaus/suositus, voiko sellaista tehda?

— minkalainen ohje/linjaus/suositus tarvittaisiin?
TEEMA 2. EHDOLLINEN KORVATTAVUUS JA HALLITUN KAYTTOONOTON
SOPIMUKSET
a. Miten datan laatu tai saatavuus vaikuttaa ehdollisin korvauksiin tai hallitun

kayttoonoton sopimuksiin.
TEEMA 3. RWD/RWE:N HYODYNNETTAVYYS JA KAYTON EDELLYTYKSET
a. Minkalaisissa tilanteissa RWD/RWE:ta tarvitaan kliinisen vaikuttavuuden

arvioinnissa?

b. Mita ovat RWD:n keskeiset rajoitukset HTA:n/regulaation nakékulmasta?
— tietojarjestelmiin ja tietovarantoihin liittyvat,
— oman organisaationne linjauksiin liittyvat.

c. Miten arvioitte RWD/RWE:n laatua tai validiteettia omassa tyossanne?

d. Onko teilla kehitysehdotuksia RWD/RWE:n hyddynnettivyyden ja laadun
parantamiseksi?

TEEMA 4. YHTEISTYO MUIDEN TOIMIJOIDEN KANSSA

a. Teetteko yhteisty6ta muiden tahojen kanssa RWD/RWE:66n liittyen?

— kansallisesti
— kansainvélisesti
b. Minka tahojen kanssa toivoisitte lisaa yhteistyota?
— Millaista yhteisty6ta?
TEEMA 5. TULEVAISUUS
c. Miten oletatte datan/nayton hyédyntamisen kehittyvan tulevaisuudessa?
d. Mita pitdisi tehda
— kansallisella tasolla
— EU-tasolla
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Liite 4. Kirjallisuushaku

Kirjallisuushaun tavoite oli selvittaa:

Mihin kayttotarkoituksiin talla hetkellda RWE:ta hyddynnetaan

o Regulaatiossa (myyntiluvat ja 1&dake- ja laiteturvallisuus)

o HTA-toiminnassa

o Laakkeiden ja laakinnallisten laitteiden kaytdn muussa ohjauksessa
Mita uusia kayttétarkoituksia RWE:lle voi olla tulevaisuudessa

o Regulaatiossa

o HTA-toiminnassa

o Laakkeiden ja laakinnallisten laitteiden kaytdn muussa ohjauksessa
Esimerkkeja siitd minkalaista RWD:a myyntilupa viranomaiset (EMA ja FDA) ja HTA-
organisaatiot (EUnetHTA, Nice, AIFA, TLV) ovat maaritelleet kerattavaksi ladkkeen tai
l1adkinnallisen laitteen kayttéonoton jalkeen (post launch evidence generation)
Mita rajoituksia liittyy RWD/RWE:n hyédyntdmiseen?
Miten RWD/RWE:n hyédyntamista on pyritty optimoimaan?

Kirjallisuus haku toteutettiin 14.3.2018 Medline (OVID) ja Scopus-tietokantoihin. Kaytdssa olivat
seuraavat hakustrategiat:

Medline:

0 N O 0o b~ WODN -

_ =
- O

"real world data".mp.

"real world evidence".mp.

"real world outcome".mp.

real world studies.mp.

1or2or3or4

health technology assessment.mp. or Technology Assessment, Biomedical/
HTA.mp.

6or7

regulation.mp.

post launch evidence generation.mp.
pharmacovigilance.mp. or PHARMACOVIGILANCE/

12 payer*.mp.

13 provider*.mp.

14 12 0r 13

15 healthcare.mp.

16 14 and 15

17 policy.mp. or POLICY/

18 8or9or10or11or16o0or 17
19 5and 18

20 from 19 keep 1-174
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Scopus:

TITLE-ABS-KEY ( "real world data" OR "real world evidence" OR "real world
outcome" OR "real world studies" ) AND ( "health technology assessment" OR hta*
OR regulation®* OR "post?launch evidence generation" OR pharmacovigilance* OR
policy OR ( healthcare AND ( payer* OR provider*))) AND ( EXCLUDE ( SUBJAREA
, "COMP ") OR EXCLUDE ( SUBJAREA, "ENGI ") OR EXCLUDE ( SUBJAREA, "MATH
")) AND (LIMIT-TO ( PUBYEAR, 2018 ) OR LIMIT-TO ( PUBYEAR, 2017 ) OR
LIMIT-TO ( PUBYEAR, 2016) OR LIMIT-TO ( PUBYEAR, 2015) OR LIMIT-TO (
PUBYEAR, 2014 )) AND ( EXCLUDE ( SUBJAREA, "ENVI") OR EXCLUDE ( SUBJAREA
, "ENER") OR EXCLUDE ( SUBJAREA, "PSYC"))
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Basu A, Axelsen K, Grabowski DC, et al. Real-world data: Policy issues regarding
their access and use. Med Care 2016;54:1038-44.

Berger ML, Curtis MD, Smith G, et al. Opportunities and challenges in leveraging
electronic health record data in oncology. Future Oncology 2016;12:1261-74.
Berger ML, Lipset C, Gutteridge A, et al. Optimizing the leveraging of real-world data
to improve the development and use of medicines. Value in Health 2015;18:127-30.
Berger ML, Sox H, Willke RJ, et al. Good practices for real-world data studies of
treatment and/or comparative effectiveness: Recommendations from the joint
ISPOR-ISPE Special Task Force on real-world evidence in health care decision
making. Pharmacoepidemiol Drug Saf 2017;26:1033-9.

Dal-Ré R, Janiaud P, loannidis JPA. Real-world evidence: How pragmatic are
randomized controlled trials labeled as pragmatic?. BMC Medicine 2018;16.

Dang A, Angle VS. Utilizing patient registries as health technology assessment (HTA)
tool. Systematic Reviews in Pharmacy 2015;6:5-8.

de Groot S, van der Linden N, Franken MG, et al. Balancing the Optimal and the
Feasible: A Practical Guide for Setting Up Patient Registries for the Collection of
Real-World Data for Health Care Decision Making Based on Dutch Experiences.
Value in Health 2017;20:627-36.

Egger M, Moons KGM, Fletcher C, et al. GetReal: from efficacy in clinical trials to
relative effectiveness in the real world. Research Synthesis Methods 2016;7:278-81.
Facey K, Henshall C, Sampietro-Colom L, et al. Improving the effectiveness and
efficiency of evidence production for health technology assessment. Int J Technol
Assess Health Care 2015;31:201-6.

Feltelius N, Gedeborg R, Holm L, et al. Utility of registries for post-marketing
evaluation of medicines. A survey of Swedish health care quality registries from a
regulatory perspective. Ups J Med Sci 2017;122:136-47.

Fralick M, Kesselheim AS, Avorn J, et al. Use of health care databases to support
supplemental indications of approved medications. JAMA Internal Medicine
2018;178:55-63.

Franklin JM, Schneeweiss S. When and How Can Real World Data Analyses
Substitute for Randomized Controlled Trials?. Clin Pharmacol Ther 2017;102:924-33.
Gaultney JG, Franken MG, Uyl-de Groot CA, et al. Experience with outcomes
research into the real-world effectiveness of novel therapies in Dutch daily practice
from the context of conditional reimbursement. Health Policy 2015;119:186-94.
Goble JA. The potential effect of the 21st century cures act on drug development.
Journal of Managed Care and Specialty Pharmacy 2018;24:677-81.

Irving E, van den Bor R, Welsing P, et al. Series: Pragmatic trials and real world
evidence: Paper 7. Safety, quality and monitoring. J Clin Epidemiol 2017;91:6-12.

114



16.

17.

18.

19.

20.

21.

22.

23.

24.

25.

26.

27.

28.

29.

30.

31.

SOSIAALI- JA TERVEYSMINISTERION RAPORTTEJA JA MUISTIOITA 44/2018

Jarow JP, Lavange L, Woodcock J. Multidimensional evidence generation and FDA
regulatory decision making: Defining and using “real-world” data. JAMA - Journal of
the American Medical Association 2017;318:703-4.

Kalf RRJ, Makady A, Ten Ham RMT, et al. Use of social media in the assessment of
relative effectiveness: Explorative review with examples from oncology. Journal of
Medical Internet Research 2018;20.

Kalkman S, van Thiel GIMW, Zuidgeest MGP, et al. Series: Pragmatic trials and real
world evidence: Paper 4. Informed consent. J Clin Epidemiol 2017;89:181-7.

Khozin S, Blumenthal GM, Pazdur R. Real-world Data for Clinical Evidence
Generation in Oncology. J Natl Cancer Inst 2017;109.

Krause JH, Saver RS. Real-World Evidence in the Real World: Beyond the FDA. Am
J Law Med 2018;44:161-79.

Mahjoub R, Odegaard F, Zaric GS. Health-based pharmaceutical pay-for-
performance risk-sharing agreements. J Oper Res Soc 2014;65:588-604.

Makady A, de Boer A, Hillege H, et al. What Is Real-World Data? A Review of
Definitions Based on Literature and Stakeholder Interviews. Value in Health
2017;20:858-65.

Makady A, Ham RT, de Boer A, et al. Policies for Use of Real-World Data in Health
Technology Assessment (HTA): A Comparative Study of Six HTA Agencies. Value in
Health 2017;20:520-32.

Makady A, Stegenga H, Ciaglia A, et al. Practical implications of using real-world
evidence (RWE) in comparative effectiveness research: Learnings from IMI-getreal.
Journal of Comparative Effectiveness Research 2017;6:485-90.

Makady A, van Veelen A, Jonsson P, et al. Using Real-World Data in Health
Technology Assessment (HTA) Practice: A Comparative Study of Five HTA
Agencies. Pharmacoeconomics 2018;36:359-68.

Meinecke A-, Welsing P, Kafatos G, et al. Series: Pragmatic trials and real world
evidence: Paper 8. Data collection and management. J Clin Epidemiol 2017;91:13-
22.

Miller RS, Wong JL. Using oncology real-world evidence for quality improvement and
discovery: The case for ASCO's CancerLinQ. Future Oncology 2018;14:5-8.

Moen F, Svensson J, Steen Carlsson K. Assessing the value of cancer treatments
from real world data—Issues, empirical examples and lessons learnt. Journal of
Cancer Policy 2017;11:32-7.

Nazareth T, Ko JJ, Sasane R, et al. Outcomes-based contracting experience:
Research findings from U.S. and European stakeholders. Journal of Managed Care
and Specialty Pharmacy 2017;23:1018-26.

Nguyen T-, Trocio J, Kowal S, et al. Leveraging real-world evidence in disease-
management decision-making with a total cost of care estimator. American Health
and Drug Benefits 2016;9:475-83.

Oehrlein EM, Graff JS, Perfetto EM, et al. PEER-REVIEWED JOURNAL EDITORS'
VIEWS ON REAL-WORLD EVIDENCE. Int J Technol Assess Health Care
2018;34:111-9.

115



32.

33.

34.

35.

36.

37.

38.

39.

40.

41.

42.

43.

44.

45.

SOSIAALI- JA TERVEYSMINISTERION RAPORTTEJA JA MUISTIOITA 44/2018

Ostrovsky L. Payers’ perspective: Incorporating real-world evidence in patient care.
American Health and Drug Benefits 2017;10:88-90.

Oude Rengerink K, Kalkman S, Collier S, et al. Series: Pragmatic trials and real world
evidence: Paper 3. Patient selection challenges and consequences. J Clin Epidemiol
2017;89:173-80.

Pace J, Ghinea N, Kerridge I, et al. Caution needed in introduction of provisional
approvals for medicines. Intern Med J 2017;47:1321-4.

Reinke T. Real-World Evidence Faces Some Real-World Challenges. Managed Care
2017;26:35-6.

Santoro A, Genov G, Spooner A, et al. Promoting and Protecting Public Health: How
the European Union Pharmacovigilance System Works. Drug Safety 2017;40:855-69.
Schneeweiss S, Eichler H-, Garcia-Altes A, et al. Real World Data in Adaptive
Biomedical Innovation: A Framework for Generating Evidence Fit for Decision-
Making. Clin Pharmacol Ther 2016;100:633-46.

Sherman RE, Anderson SA, Dal Pan GJ, et al. Real-world evidence - What is it and
what can it tell us?. N Engl J Med 2016;375:2293-7.

Sherman RE, Davies KM, Robb MA, et al. Accelerating development of scientific
evidence for medical products within the existing US regulatory framework. Nature
Reviews Drug Discovery 2017;16:297-8.

Sun X, Tan J, Tang L, et al. Real world evidence: Experience and lessons from
China. BMJ (Online) 2018;360.

Wang SV, Schneeweiss S, Gagne JJ, et al. Using real world data to extrapolate
evidence from randomized controlled trials. Clinical Pharmacology & Therapeutics
2018.

Welsing PM, Oude Rengerink K, Collier S, et al. Series: Pragmatic trials and real
world evidence: Paper 6. Outcome measures in the real world. J Clin Epidemiol
2017;90:99-107.

Worsley SD, Oude Rengerink K, Irving E, et al. Series: Pragmatic trials and real
world evidence: Paper 2. Setting, sites, and investigator selection. J Clin Epidemiol
2017;88:14-20.

Zuidgeest MGP, Goetz |, Groenwold RHH, et al. Series: Pragmatic trials and real
world evidence: Paper 1. Introduction. J Clin Epidemiol 2017;88:7-13.

Zuidgeest MGP, Welsing PMJ, van Thiel GIMW, et al. Series: Pragmatic trials and
real world evidence: Paper 5. Usual care and real life comparators. J Clin Epidemiol
2017;90:92-8.

116



SOSIAALI- JA TERVEYSMINISTERION RAPORTTEJA JA MUISTIOITA 44/2018

Liite 6. Webropol-kysely

1. Taustatiedot
Vastaajien maara: 18 (Laaketeollisuus 11 vastaajaa, yliopisto/tutkija 3,
konsultti/palveluyhtiot 4)

2.Minkalaisia viranomaisprosesseja varten olette kadyttineet/analysoineet
reaalimaailman dataa?

L]
-
8]
o
=
o

6 ¥ & 9 10 11 12 13 14 15 16

Korvattavuucen ja tukkuhinnan
hakeminen (hakemus [33kkeiden
hintalautakunnalle)
Sairaalalddkkeiden arviointi
(vastaus Fimean tistopyyntd)

My yrtilupaprosessi

Laéke- tai lateturvatoiminta

fuu, miké&?

3. Minkalaisiin kysymyksiin halusitte vastata hyédyntaen RWD:a?

o]

1 2 3 4 5 6 7 8 9 10 11 12 13 14 15 16 17

Sairauden kuvailu {ilmaartuvuus,
vallitsevuus, ennuste tms.)

Hoitovaihtoehtojen kdytén
nyloytilanne

Hoitotulokset tai hoidon
vaikuttavuus

Turvallisuus

Kustannnukset / taloudelinen
arviointi / budjettivaikutus

M, mik&?

4.Tassa voitte halutessanne kuvata tarkemmin tutkimuskysymyksidnne (avoin

kysymys)
Vastaajien maara: 7
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5.Mista tietovarannoista tieto poimittiin? (voitte valita useamman vaihtoehdon ja
kuvata tietoldhteitd tarkemmin avoimissa kentissa)

o1 2 3 4 5 6 F7 8 9 1011 12 13 14 15 16 17 18

Tilastot (esim. Kelasto, Sotkanet)

Rekisterit (esim. Kelan
reseptirekisteri, THL:n rekisterit)

Biopankki

Kanta

Terveydenhuolon potilas- ja
asiakastietojariestelmat

Sosiaalihuollon
asiakastietojarjestelmat

Sote-toimintayksikdiden
taloushallinnon jariestelmat

Tietoallasiraakatietovaranto (esim.
HUS:n, Kuopion tai WS5HP:n
tietoallas)

Muu, mika?

Tietoa ei oliut saatavilla mistian
tistovarannosta

6. Harkitsitteko muiden kuin kdyttamienne tietovarantojen kayttamista?
Vastaajien maara: 17 (Kylla 15;Ei 2)

7. Jos, kylla niin mita seuraavista lahteista harkitsitte.

Vastaajien maara: 14

Tilastot

Rekisterit

Biopankki

Hanta

Terveydenhuollon potilas- ja
asiakastietojarjestelmat

Sosiaalihuclion
asiakastictojarjestelmat

Sote-toimintayksikdiden
taloushallinnon jarjestelmst

Tietoallas / raskatietovaranto

W, mika?
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8. Kertokaa lyhyesti, miksi naita tietoldhteita ei lopulta hyodynnetty (avoin

kysymys).
Vastaajien maara: 14

9. Miten onnistuitte RWD:n kaytossa, oliko ongelmia? (avoin kysymys)
Vastaajien maara: 18

10. Minkalaisia konkreettisia kehitysehdotuksia teilld on kokemustenne
perusteella? (avoin kysymys)
Vastaajien maara: 16

11. Mitka olisivat keskeisimmat kehittamiskohteet, jotta reaalimaailman dataa
voisi hyodyntaa nykyistd enemman? (avoin kysymys)

Vastaajien maara: 17
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Liite 7. Tietoaltaiden ja potilasryhma tai
tautispesifisien rekisterien hyodyntamien -
esimerkkina multippelin myeeloman laakehoito

1. Tausta

Osana selvitysta kartoitettiin Varsinais-Suomen sairaanhoitopiirin (V-SSHP), Helsingin
ja Uudenmaan sairaanhoitopiirin (HUS) seka Kuopion tietoaltaan ja Suomen
Hematologisen rekisterin hyddynnettavyytta uuden ladkkeen kayttoon liittyvassa
lisdnaytdn kerddmisessa (post launch evidence generation) ja hoidon nykytilan
kuvailussa.

Kartoituksessa hyddynnettiin esimerkkina lisanayton keraamisvaatimusta, jonka
Englannin ja Walesin arviointiviranomainen NICE (National Institute for Health and
Care Excellence) on asettanut daratumumabi-monoterapian kaytolle multippelin
myelooman hoidossa (NICE 2018a).

1.2 Nice:n Cancer Drug Fund - esimerkki lisanayton keraamisesta

Englannin ja Walesin arviointiviranomainen NICE voi suositella syévan hoitoon
tarkoitetun ladkkeen kayttéa osana Cancer Drug Fund (CDF) -rahaston toimintaa
tilanteissa, joissa

— hoidolla arvioidaan olevan uskottava potentiaali rutiiniomaiseen kayttdon

— hoidon Kliinisiin vaikutuksiin liittyy huomattavaa epavarmuutta, mika vaatii
lisanayton kerdamista osana kliinista tutkimusta tai osana ladkkeen kayttoa
terveydenhuollon arjessa

CDEF siis rahoittaa ladkkeen kayton, jotta nayttdon liittyvan epavarmuuden takia sen
kayttdonotto ei viivasty. Hoidon vaikutuksista tarvitaan kuitenkin lisanayttda ennen
kuin sitd voidaan harkita suositeltavaksi rutiininomaiseen kayttéon. Lisaksi hoidon
kustannusten tulee olla kohtuulliset suhteessa hoidon hyétyihin ja nayttoon liittyvaan
epavarmuuteen. Kun NICE suosittelee hoitoa osana CDF-rahaston toimintaa, se
tarkoittaa, ettd hoito on saatavilla NHS Englannin (National Health Service England)
toimipisteissa erillisen hallitun kayttodn oton sopimuksen ehtojen mukaisesti. (NICE
2018b)

NICE on suositellut daratumumabi monoterapian kayttéa osana CDF-rahaston
toimintaa. Myyntiluvan perusteella daratumumabi monoterapia on tarkoitettu
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uusiutuneen ja hoitoon reagoimattoman multippelin myelooman hoitoon
aikuispotilaille, joiden aiempi hoito on sisaltdnyt proteasomin estajaa ja
immunomodulatiivista ainetta. NICE:n suosituksen perusteella daratumumabia
voidaan NHS:ssa kayttaa myyntiluvan kayttdaihetta rajatummalle potilasjoukolle.
Lisaksi suositus on ehdollinen lisanayton keraamiselle. (NICE 2018a)

Lisdnayton ensisijainen ldhde on Systemic Anticancer Therapy (SACT) rekisteri.
SACT on kansallinen tietovaranto, johon kerataan tiedot kaikilta NHS Englannin
toimijoilta, jotka kayttavat solunsalpaajahoitoja potilaiden hoidossa. Daratumumabi-
esimerkissa data kerataan kolmen vuoden aikajaksolta. Datan kerdyksen oletetaan
paattyvan marraskuussa 2020. Taman jalkeen NICE arvioi suosituksen uudelleen.

Lisanayttéa kerataan hoidon kliinisiin vaikutuksiin liittyvistd merkittavimmista
epavarmuuden ldhteistd. Daratumumabi-esimerkissa naitd ovat

— potilaiden kokonaiselossaoloaika (OS, overall survival)
— daratumumabi-hoitoa seuraavat hoidot

Lisaksi daratumumabia monoterapiana saaneilta potilaita keratdan seuraavat
[&htdtilanteen tiedot:

- ika
— sukupuoli
— toimintakyky (ECOG)

Lisdksi NICE on pyytanyt selvitysta siitd, onko SACT-datan avulla mahdollista arvioida
sitd, ovatko potilaat hoitoresistentteja (refractory) aiemmille hoidoille Erityisesti NICE
on pyytanyt rekisterinpitajaltd nakemysta tallaisen datan saatavuudesta,
kattavuudesta ja laadusta.

2. Myeloomaan liittyvat tietovarannot Suomessa

Suomen hematologiyhdistyksen Fimealle toimittaman lausunnon mukaan
myeloomapotilaita hoidetaan Suomessa kaikissa keskus- ja yliopistosairaaloissa seka
joissakin aluesairaaloissa. Tietoja kirjataan ensisijaisesti paikallisiin
potilastietojarjestelmiin, josta ne siirtyvat Kantaan, josta tietoja on vaikea 16ytaa ja
mista ne eivat ole hyddynnettavissa tutkimus- tai laatutydhén. Osa tiedoista on
ld8kesovelluksissa, laboratorio-, verikeskus- ja kuvantamisjarjestelmissa seka
sairaalakohtaisissa diagnoositietokannoissa (yli 6 prosentilla potilaista on useampi
kuin yksi pahanlaatuisen taudin diagnoosi). Lisaksi potilaista tehdaan lausuntoja
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Kelaan. Osassa sairaaloista solunsalpaajahoidot dokumentoidaan edelleen paperisille
kaavakkeille.

Eri tietovarannoista yhdistyksen lausunnossa todetaan seuraavaa:

Tietoaltaat

HUS:ssa ja TYKS:ssa myeloomapotilaiden tietoja siirtyy tietoaltaisiin. Myds Kuopiossa
on oma tietoallas, jonka tietosisaltéon hematologiayhdistyksen lausunnossa ei ole
otettu kantaa.

Rekisterit

Myeloomapotilaista tehdaan syopailmoitus Sybparekisteriin, mistd saadaan vain
elinaikatietoja, mutta ei minkaanlaista reaalimaailman tietoa. Sy6parekisteri ei palvele
hematologisia tauteja.

TYKS:ssa ja OYS:ssa on kaynnistynyt, ja KYS:ssa on suunnitteilla BCB Medicalin
myeloomarekisterihanke ja sen kayttédnotto ajoittuu vuoden 2018 loppuun.

Suomen Hematologiseen rekisteriin (SHR) tallennetaan tietoja sellaisista
veritautipotilaista, joilta on otettu naytteitd hematologiseen biopankkiin (FHRB) ja
sellaisilta, joilta ei ole. Viimeksi mainitut potilaat ovat mukana Suomen
hematologiyhdistyksen (SHY) toimeksi antamassa Suomen Hematologinen rekisteri
(SHR) -tutkimuksessa, joka on ollut kdynnissa vuodesta 2009 lahtien. Rekisteriin
tallennetaan rakenteisesti veritautipotilaiden, kuten myeloomapotilaiden, tietoja
koskien valikoituja laboratorioparametreja, annettuja hoitoja ja niiden vasteita. Vaikka
SHR - tutkimus ja FHRB ovat erillisid hankkeita, kaikki tieto tallennetaan SHR:n
kautta, mista biopankkinaytteisiin liittyva tieto siirtyy automaattisesti biopankkiin.

Puutteellisten resurssien vuoksi myeloomapotilaiden tietojen kirjaaminen SHR —
rekisteriin on HUS:a lukuun ottamatta (missa lahes 100 % myeloomapotilaista
kirjataan rekisteriin) vajavaista muissa yliopistosairaaloissa, ja vahaista tai olematonta
keskussairaaloissa, missa hoidetaan huomattava osa potilaista. Vaikka SHR ndhdaan
hematologikunnan keskuudessa erittdin arvokkaana ja tarpeellisena, sen kayttoa
nykyiselldan rajoittaa kirjaamisen vaatima kasityo.
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3. Fimean tietopyynté HUS:n, Kuopion ja VSSHP:n tietoaltaiden
yllapitajille

Osana selvitystd Fimea pyysi HUS:n (tietopalveluyksikk®), Kuopion (Istekki Oy) ja
VSSHP:n (Turun Kliininen tietopalvelu) yllapitgjilté arvioita siita,

— onko kyseisesta tietoaltaasta mahdollista tunnistaa Idakkeen kayttdaiheen
mukaan rajattu potilaskohortti ja
— poimia naista potilaista erikseen maaritellyt tiedot?

Tietopyyntd tavoite ei ollut varsinaisen tutkimusaineiston muodostus tai sen
analysointi. Tavoite oli ainoastaan arvioida erilaisten tietovarantojen kaytettavyytta ja
tietopyynnon toteutettavuutta (feasibilty) uusiin 1ddkehoitoihin liittyvassa arviointi
(HTA)- ja lisanayton keraamistarkoituksissa (post launch evidence generation).
Konkreettinen tietopyynt6 oli seuraava:

1. Onko tietoaltaista mahdollista tunnistaa multippelia myeloomaa sairastavat
potilaat'®

- joiden aiempi hoito on siséltanyt proteasomin estajaa' ja
immunomodaulatiivista ainetta'? ja

— joille aloitettu 3. tai myohemman linjan laakehoito (indeksihoito) vuonna 2017—
2018.

Lisaksi pyydettiin arviota siita, kuinka luotettavasti ja kattavasti ndma potilaat voidaan
kyseisesta tietovarannosta tunnistaa ja mitd ongelmia ja rajoituksia potilaiden
tunnistamiseen liittyy.

2. Onko tasta potilaskohortista poimittavissa tiedot,
— jotka paapiirteittain vastaavat NICE:n maarittelemia, daratumumabi-
monoterapian kayttoon liittyvia lisatiedontarpeita (kts. liitteen luku 1.2) seka

— jotka kuvaavat hoidon toteutumista.

Tiedontarve maariteltiin yksityiskohtaisemmin taulukossa 18, joka lahettiin
tietopyynndn liitteena.

©1CD-10 -koodi: C90; myelooma ja muut plasmasolutaudit
" bortetsomibi (ATC-koodi: L01XX32) ja karfiltsomibi (ATC-koodi: L01XX45) ovat proteasomin estéjia
12 talidomidi (LO4AX02), lenalidomidi (L04AX04) ja pomalidomidi (LO4AX06) ovat immunomodulaattoreita
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Esimerkkinad VSSHP:n (Turun kliininen tietopalvelu) vastaus

(ECOG)

saneluteksti)

0-5

Tiedontarve Kirjataan Tallennetaan | Tiedon Kirjaus- Tiedot Datan
potilastieto- tieto- tyyppi esimerkki saatavilla saatavuuteen/
jarjestelmaan altaaseen (datatype) séhkoisend | kattavuuteen ja
(lahdejarjestelma) (alkaen laatuun liittyvia

pvm) huomioita

Perustiedot

Syntymaaika kylla (Oberon) kylla pp.kk.vvvv 23.09.1961 2004 ei

Sukupuoli kylla (Oberon) kylla MIES tai NAINEN 2004 ei

NAINEN

diagnoosi kylla (Oberon, kylla ICD-10 C90.0 2004 osa

diagnoosit) diagnoosikoodeista
on varsin
luotettavia, osa ei,
riippuu
diagnoosista ja
muista tekijoista

diagnoosin pvm | kylla (Oberon, kylla pp.kk.vvvv 14.11.2011 2004 potilaalla on usein

diagnoosit) monta kertaa sama
diagnoosikoodi eri
paivamaaralla,
jokaiselta
sairaalakaynnilta
kun se on kirjattu

Toimintakyky kylla (Miranda, kylla kokonaisluku, | 2 2004 tieto selviaa

automaattisella
tekstinlouhinnalla
saneluihin, joissa
useimmiten
muodossa Z=2

Indeksihoitoon’ liittyvit tiedot (HUOM:

linjan numero ei kirjattu minne|

kaan, vaatii sanelujen manuaal

ista lapikayntia)

ATC-koodi_1 kylla (Oberon, kylla ATC L04AX04 2011 merkitty
sairaalan ladkemaarayksen
ladkemaarays tai tai reseptiin
sahkdinen resepti)
ladkehoidon kylla (Oberon, kylla pp.kk.vvvv 03.05.2017 2011 pvm kun hoito
aloituspvm_1 sairaalan aloitettiin
ladkemaarays tai sairaalassa tai
sahkdinen resepti) resepti maarattiin
ladkehoidon kylla (Miranda, kylla pp.kk.vvvv 15.08.2017 2011 usein mainittu vain
lopetus pvm_1 saneluteksti) sanelussa, vaatii
siis manuaalista
lapikayntia
laakehoidon kylla (Miranda, kylla kuvaus vakava 2011 usein mainittu vain
lopetuksen saneluteksti) haittavaikutus sanelussa, vaatii
syy 1 siis manuaalista
lapikayntia,
kuvaukset kirjavia
Annos_1 kylla (Oberon, kylla maara ja 500 mg 2011 merkitty
sairaalan yksikko ladkemaarayksen
ladkemaarays tai tai reseptiin
sahkdinen resepti)
Vaste kylla (Miranda, kylla kuvaus melko hyva 2011 usein mainittu vain
ladkehoitoon_12 | saneluteksti) vaste sanelussa, vaatii

siis manuaalista
lapikayntia,
kuvaukset kirjavia
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Indeksihoitoa edeltdvit hoidot (HUOM: linjan numero ei kirjattu minnekaan, vaatii sanelujen manuaalista lapikayntia)

Kantasolusiirto kylla (Oberon, kylla pp.kk.vvvv 10.01.2016 2011 | voidaan paatella
sairaalan luotettavasti siita, etta
laédkemaarays) potilas saanut

suuriannoksisen
melfalaanin

ATC-koodi_1 kylla (Oberon, kylla ATC LO1XX32 2011 | merkitty
sairaalan ladkemaarayksen tai
|adkemaarays tai reseptiin
sahkoinen resepti)

laakehoidon kylla (Oberon, kylla pp.kk.vvvv 12.05.2015 2011 | pvm kun hoito aloitettiin

aloituspvm_1 sairaalan sairaalassa tai resepti
|adkemaarays tai maarattiin
sahkoinen resepti)

laakehoidon kylla (Miranda, kylla pp.kk.vvvv 20.08.2015 2011 | usein mainittu vain

lopetus pvm_1 saneluteksti) sanelussa, vaatii siis

manuaalista lapikayntia
laakehoidon kylla (Miranda, kylla kuvaus vakava 2011 | usein mainittu vain
lopetuksen syy_1 | saneluteksti) haittavaikutus sanelussa, vaatii siis

manuaalista lapikayntia,

kuvaukset kirjavia

Annos_1 kylla (Oberon, kylla maara ja 500 mg 2011 | merkitty
sairaalan yksikko ladkemaarayksen tai
|adkemaarays tai reseptiin
sahkoinen resepti)

Vaste kylla (Miranda, kylla kuvaus melko hyva 2011 | usein mainittu vain

laakehoitoon_12 saneluteksti) vaste sanelussa, vaatii siis

manuaalista lapikayntia,
kuvaukset kirjavia

Indeksihoitoa seuraavat hoidot (HUOM: linjan numero ei kirjattu minnekaén, vaatii sanelujen manuaalista lapikayntia)

ATC-koodi_1 kylla (Oberon, kylla ATC L04AX06 2011 | merkitty
sairaalan ladkemaarayksen tai
ladkemaarays tai reseptiin
sahkoinen resepti)

laakehoidon kylla (Oberon, kylla pp.kk.vvvv 02.12.2017 2011 | pvm kun hoito aloitettiin

aloituspvm_1 sairaalan sairaalassa tai resepti
|adkemaarays tai maarattiin
sahkoinen resepti)

laakehoidon kylla (Miranda, kylla pp.kk.vvvv 17.12.2017 2011 | usein mainittu vain

lopetus pvm_1 saneluteksti) sanelussa, vaatii siis

manuaalista lapikayntia

Kuolleisuus

Elossa / kuollut kylla (Oberon) kylla 0tai1 1 2004 | sairaala tilaa

kuolintiedot maaravalein
VRK:sta
Kuolinpvm kylla (Oberon) kylla pp.kk.vvvv 11.2.2018 2004 | ei

"Vuonna 2017-2018 aloitettu 3. tai mydhemman linjan la&kehoito potilailla, jotka ovat saaneet proteasomin

estdjaa tai immunomodulatiivista ladkeainetta

2 pyydetaan kuvausta siitd, miten hoidon vaste on kirjattu tietovarantoon.
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3.1. Tietoallastoimijoiden arvio tietopyynnon toteutettavuudesta ja
resurssitarpeesta

Toimijoiden toimittamien vastauksien perusteella ei ole mahdollista luotettavasti
tunnistaa multippelia myeloomaa sairastavia potilaita, joille on aloitettu 3. tai
mySéhemman linjan hoito vuosina 2017-2018.

— Jarjestelm&an, johon sydpahoidot kirjataan (Kemokur) ei merkita hoitolinjaa.
Jotta hoitolinja voitaisiin maarittaa, kaytettavissa pitaisi olla tiedot aiemmista
hoidoista.

— Aiempia hoitoja ei voida maarittaa, koska Kemokur on otettu kayttdon
sairaanhoitopiirien alueella eri aikaan eri toimipisteissa vuosien 2015-2017
aikana. Tata ennen hoidot kirjattiin paperille ja vapaana tekstina
sairaskertomuksiin.

— Kemokuriin kirjattuja hoitoja ei ole suoraan linkitetty diagnoosiin.
Myeloomapotilaiden 16ytamiseksi pitaisi tehda myos ICD-10:n mukainen haku
potilastietojarjestelmassa (Miranda). Tama sinansa ei ole este tietovarannon
hyddyntadmiselle, mutta tulokset pitaisi vield tarkistaa kasin. Pelkka kirjattu
myeloomadiagnoosi ei valttamatta kerro hoidon aihetta (esim. tilanteissa,
joissa potilaalla on useampi eri hematologinen diagnoosi).

Kemokur jarjestelman kirjataan laakitystiedot vapaana tekstina. Joissakin paikoissa
sairaala-apteekki on perustanut jarjestelmaansa syopalaakkeista ns. annostuotteet,
jolloin Kemokurin kayttajalle ndytetdan ladkkeesta tieto esim.: "bortetsomibi-annos inj.
sc”. ATC-koodit ovat nakyvissa apteekin jarjestelmassa.

Hoidon toteutukseen liittyen Kemokur jarjestelmasta on saatavilla tiedot:

— hoitokuurien aloituspaivamaarat silta osin kuin kuurit on kirjattu

— hoitokuurin lopetuspaivamaarasta, joka ei valttamatta ole 1adkkeen viimeinen
antopaiva

— annoksesta

— hoitokuurin lopetuksen syy kirjataan vain, kun hoitokuuri keskeytetaan
suunniteltua lopetusaikaa aikaisemmin. Hoidon lopetuksen syy kirjataan ei-
rakenteisessa muodossa Uranukseen

Hoidon vastetta ei kirjata rakenteisessa muodossa Kemokur-jarjestelmaan. Tieto siita,
onko potilas kuollut, kirjataan Uranukseen. Istekin toimittaman arvion mukaan pyydetyt
tiedot tiettya ladketta saaneiden & tietylla diagnoosilla olevista potilaista olisi mahdollista
poimia ja saada tiedot silla tarkkuudella kuin niita potilastietojarjestelmiin kirjataan.
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Taulukko 19. Toimijoiden arviot tietopyynnon toteuttamisen ja aineiston muodostamiseen
tarvittavasta tyoajasta

Datan kasittelyn vaihe HUS Kuopio  VSSHP
(Istekki) (Tutkimuspalvelut)

Datan kayttokelpoisuuden, laadun ja 5-10 htpv ~ 3-4 htpv ~ 2-3 htpv
kattavuuden selvittdminen
Data altaassa? 5 htpv 5 htpv 0-3 htpv
Tarvittaessa ldhdedatan tuominen altaaseen
Datan harmonisointi - 2-10 htpv
tiedon mallinnus
Varsinainen tietopoiminta tietoaltaasta 5 htpv 5-6 htpv 0,5 htpv
Datan poiminnan analysointi 2-10 htpv

Lahteet

National Institute for Health and care Excellence (NICE) Technology Appraisal
Programme: Cancer Drugs Fund Data collection arrangement for the single technology
appraisal of daratumumab monotherapy in the treatment of relapsed and refractory
multiple myeloma (julkaistu 03/2018a). Saatavilla:
https://www.nice.org.uk/guidance/ta510/resources/managed-access-agreement-pdf-
4783650013

National Institute for Health and Care of Excellence (NICE). Cancer Drug Fund

(siteerattu: 20.4.2018b). Saatavilla: https://www.nice.org.uk/about/what-we-do/our-
programmes/nice-guidance/nice-technology-appraisal-guidance/cancer-drugs-fund
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Liite 8. Proposed data elements relating to
efficacy and safety of CAR-T therapies

Datan keruun tarpeellisuus on priorisoitu neljdén luokkaan: 'crucial’, 'should have’,
‘nice to have’ ja 'not needed’. Taulukossa on raportoitu crucial-luokan datatarpeet.

Topics Data

Demographics Age, Gender, Height, Weight, Centre
Information on the Documented diagnosis using a standard terminology (Read, ICD, other)
malignancy Date of Diagnosis
Disease burden / stage at cellular therapy treatment
Functional status / Performance status
Prognostic information
Prior therapy for the Lines of therapies
malignancy
CAR T-cell Product and dose
administration
CAR T-cell Early Treatments for side effects (e.g. cytokine release syndrome, CRS)
Response Response: objective response rate, duration of response, relapse free
survival, event free survival
Later Response: Response: yearly assessment (objective response rate, duration of response,
Efficacy events relapse free survival, event free survival)
Follow up: Efficacy Is the patient still alive? (Y/N) If no, specify date of death and cause

Last known alive date
New morbidity or malignancy diagnoses - date, type
Next malignancy treatment (type), if any, including stem cell transplant
Relapse free survival & Event-free survival

Early Response - Safety  Drug-related adverse events: neurological events (incl. cerebral oedema),
cytokine release syndrome (CRS)/ macrophage activation syndrome (MAS),
cytopaenias (bone marrow recovery), tumour lysis syndrome (TLS), certain
infections (e.g., sepsis, Hep B reactivation)
Drug-related (grade 3-4) adverse events: skin; respiratory, cardiovascular,
hepatic, renal, gastrointestinal, other system events; Duration of B-cell
aplasia/ hypogammaglobulinemia;
Treatments for any of the above

Late Response - Safety ~ Safety assessment: months 3, 6, 12 and then yearly
New malignancy; Insertional mutagenesis; New incidence or exacerbation of
pre-existing neurological disorder; Hematological disorder; Hep B reactivation

Lahde: CAR T-cell therapy Registries Workshop, Appendix 1: Proposed data elements relating
to Efficacy and to Safety.
http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Report/2018/05/WC500249248.pdf
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	Mihin reaalimaailman dataa tarvitaan?

Näkökulmana lääkkeiden ja lääkinnällisten laitteiden valvonta,

arviointi (HTA) ja kansallinen ohjaus
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