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SIDONNAISUUDET

Hannu Laaksovirta:
Tutkimuksesta vastaava
Suomessa REFALS-tutkimuksessa
(Orion Pharma).
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Uusi laake tarjolla ALS-tautiin — vai onko?

Ampyotrofisessa lateraaliskleroosissa eli ALS-
taudissa liikehermojen tuhoutuminen johtaa
tahdonalaisen lihaksiston surkastumiseen ja
kuolemaan. Suomessa siihen sairastuu vajaat
200 ihmisti vuodessa. Osalla voidaan osoittaa
geenivirhe.

Euroopassa ainoa ALS:n hoitoon hyviksytty
ladke on rilutsoli. Sen teho on vaatimaton: elin-
aika pitenee keskimiirin kolme kuukautta (1).
Toistaiseksi ei tiedetd, miten voisi tunnistaa po-
tilaat, jotka hyotyvit rilutsolista.

Yhdysvalloissa FDA hyviksyi toukokuussa
2017 ALS:n hoitoon edaravonin (Radicava). Se
on pyratsoloneihin kuuluva yhdiste, jonka neu-
roprotektiivisen vaikutuksen ajatellaan vilitty-
vin ns. vapaiden radikaalien poistomekanis-
mien kautta. Liike on hyviksytty my6s Eteld-
Koreassa ja Japanissa vuodesta 2015. Myynti-
lupaa on haettu Kanadassa.

Edaravonia annetaan 60 mg laskimoon kah-
den viikon jaksoissa. Tietoa siitd, kuinka pit-
kian ladkitysta on mielekisti jatkaa, ei ole. In-
ternetin tietojen perusteella hoitojakson hinta
on yli 1 500 euroa. Teoriassa Suomessakin poti-
las saattaa hankkia lidkettd ja pyytdd terveyden-
huoltoa jirjestimiin sen annon.

Niytté edaravonin tehosta perustuu tutki-
mukseen, joka jittdd useita kysymyksid avoi-
miksi. Siind satunnaistettiin 137 potilasta (eda-
ravoni 69 vs. lume 68) ja tutkimuksen kesto oli
6 kuukautta. Kun vastetta mitattiin vaikeusas-
tetta ja etenemistd mittaavalla ALSFRS-R-astei-
koilla, vasta post hoc -analyyseissi voitiin osoit-
taa hoidosta hy6tyvi alaryhmi (2). Ryhmin kri-
teerit olivat varma tai todennikoinen ALS, lievi
taudinkuva, normaali hengitystoiminta ja kor-
keintaan kahden vuoden kesto ensioireista las-
kettuna. Erddn arvion mukaan ALS-potilaista
vain 7 % kuuluu tihdn ryhmian (3).

Toistaiseksi ei ole tietoa siitd, mikd on edara-
vonista saatava hyo6ty pitemmille edenneessi
taudissa. My6skdin elinajan pitenemisesti ei
ole niytt6d. Pitempiin kestivin hoidon muista
vaikutuksista ei ole tietoa. Raportoidut sivuvai-
kutukset ovat olleet lievii.

Lidkkeen farmakokinetiikassa ei niyti olevan
eroja rodun, iin, sukupuolen tai painon suh-
teen. Viestojen vililld on kuitenkin eroja: eu-

rooppalaisperdisessd viestossd merkittivin osa
ALS-tapauksista selittid mutaatio C9orf72, mut-
ta aasialaisilla se on harvinaisempi (4).
Eurooppalainen ALS:n tutkimukseen osallis-
tuvien yksikoiden verkosto (European Network
for The Cure of ALS, ENCALS) julkaisi vuonna

Niytté tehosta perustuu
tutkimukseen, joka jéittdd
useita kysymyksid
avoimiksi.

2017 konsensuslausuman, jossa on allekirjoitta-
jia 17 maasta, my6s Suomesta (5). Sen mukaan
ennen edaravonin kiyttéonottoa Euroopassa
pitdisi tehdi vihintidn 12 kuukauden mittainen
seurantatutkimus, jossa eloonjiiminen on yksi
tulostapahtuma. Alkuperiisvalmistaja Mitsubi-
shi Tanabe Pharma ei toistaiseksi ole anonut
myyntilupaa Euroopassa.

ALS:n ladkehoidon historia on sarja alkuin-
nostusta seuranneita pettymyksid. Useita val-
misteita on edennyt laajaan kiytt66n mutta
osoittautunut sitten tehottomiksi; esimerkkeji
ovat topiramaatti, minosykliini ja deksprami-
peksoli. Voikin pohtia, olisikohan rilutsoliakaan
hyviksytty ALS-lddkkeeksi, jos hyotyi arvioitaes-
sa pitdydyttiisiin pelkistiin tehon asteessa ja
sivuutettaisiin taudin vakavuus ja se, ettei muu-
takaan ole tarjolla.

Edaravoni on 30 vuoteen toinen lidke, joka
on virallisesti hyviksytty ALS:n hoitoon. Sen
kustannusvaikuttavuuteen en ota kantaa. Kun
pohditaan raportoidun tehon l6ytymisti pienes-
td alaryhmaisti, voidaan esimerkiksi nostaa jo
tehottomaksi arvioidusta litiumista tuoreessa
meta-analyysissi saatu niytto, jossa elonjaimi-
sen raportoitiin parantuneen niilli, jotka olivat
UNC13A-mutaation kantajia, kun taas C9orf72-
mutaation kantajat eivit hy6tyneet (6). Pohdin-
nassa on muistettava tautien alaryhmien tun-
nistamisen tirkeys. @
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