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Taustaa

Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto (Palko) hyvaksyi suosituk-
sen nusinerseenistda SMA-taudin hoidossa alustavasti kokouksessaan
14.12.2017. Ennen suosituksen lopullista hyvaksymista Palko antoi asi-
asta kiinnostuneille mahdollisuuden kommentoida perustelumuistion
luonnosta.

Palkon suositusluonnoksen mukaan nusinerseeni ei kuuluisi Suomen ter-
veydenhuollon julkisesti rahoitettuun palveluvalikoimaan SMA-taudin
hoidossa, koska ld&kkeen hinta on sen vaikuttavuuteen nédhden kohtuu-
ton. Mikali ladkkeen hinta olisi alempi, sen kayttdminen tarkasti maéri-
tellyilla potilasryhmilla olisi laaketieteellisesta nakokulmasta perustel-
tua. Kommentointiaika oli 19.12.2017-15.1.2018.

Madraaikaan mennessa otakantaa-palveluun saapui kaikkiaan 59 kom-
menttia. Lisaksi séhkopostilla saapui liitemateriaalia ja yksi kokonaisuu-
dessan myos otakantaa-palveluun lahetetty kommentti.

Vastaajien jakauma

Potilas tai asiakas taikka heidan omai- | 21
sensa

Potilaita tai asiakkaita edustava jar- 4
jesto

Terveyspalvelujen tuottaja 4
Laakevalmistaja, maahantuoja tai 1
markkinoija

Sosiaali- ja terveysalan tyontekija 8
Poliittinen paattaja 3
Muu 18
Yhteensa 59

Yhteenveto on koottu noudattaen Palkon perustelumuistion rakennetta.
Lisaksi lopussa on joitain yleiskommentteja ja muita kommentteja.

Aiheen maarittely ja rajaus

Kysymyksenasettelu; terveysongelma-interventio-parin muotoilu

Ei kommentteja.

Meritullinkatu 10, Helsinki Puhelin 0295 16001 e-mail:
PL 33, 00023 VALTIONEUVOSTO palveluvalikoima@stm.fi
www.palveluvalikoima.fi
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Terveysongelman vakavuus

Yhdessd kommentissa todettiin, ettda SMA tyyppi Il on parempiennustei-
nen kuin mitd muistiossa todetaan. Néill& potilailla avuntarve pitkalti
maaraytyy jaljella olevan yldraajojen toimintakyvysta. Samassa kom-
mentissa todettiin, ettd SMN1-del taudin kaytdnndssé diagnostiikka Suo-
messa perustuu SMN1 ex7del-16ydokseen. SMN2 kopioluvun testaami-
sessa el talla hetkelld ole samaa automatiikkaa. Kommentissa myos kat-
sottiin, ettd jos SMN1 proteiinin tuotantoa saadaan hoidolla aikaiseksi,
karsivat motoneuronit voivat toipua ja palauttaa toimintaansa, mutta tut-
kimustietoa asiasta ei vield ole. Ladkkeen vaikutusessa on useita geneet-
tisesti maaraytyvia yksilollisia eroja.

Aihetta koskevat selvitykset ja suositukset

Fimean arviointiraportti

Fimea on julkaissut arviointiraporttiin saapuneet kommentit Nusiner-
seeni spinaalisen lihastrofian hoidossa. Fimea KAI 5/2017: Fimean vas-
taus sidosryhmien kommentteihin.

Kotimaiset hoitosuositukset ja selvitykset

Ei kommentteja.

Ulkomaiset hoitosuositukset ja selvitykset

Muutamassa kommentissa tuotiin esiin otakantaa-kommentoinnin aloi-
tuksen jalkeen joulukuussa 2017 julkaistut Ruotsin ja Saksan suositukset
tai paatokset.

Muutamassa kommentissa ehdotettiin, ettd perustelumuistiossa késitel-
taisiin kaikkia eri maiden paatoksia ja suosituksia (mm. Saksa, Italia, Ita-
valta, Luxemburg, Ranska, Sveitsi).

Perustelunmuistioon otettujen maiden suositusten valintaa pidettiin tar-
koitushakuisena.

Yhdessd kommentissa todettiin, ettd vuonna 2007 julkaistu SMA-hoidon
konsensusohje (Wang ym. 2007) on péivitetty ja hyvaksytty 13.11.2017
julkaistavaksi Neuromuscular Disorders -lehdessa.
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Intervention sisallosta
Ei kommentteja.
Vaihtoehdot interventiolle

Muutamassa kommentissa todettiin, etté ei ole kohtuullista kieltada 1a4-
kettd silla perusteella, ettd sairauteen voi tulla muitakin hoitovaihtoeh-
toja.

Terveysongelman ja intervention kayton yleisyys

Yhdessa kommentissa kritisoitiin taudin eri tyyppien ja alatyyppien ylei-
syyden arviointia seka taudin yleisyyden ja intervention yleisyyden ku-
vaamisen tapaa.

Intervention vaikuttavuus

Useassa kommentissa todettiin, ettéd potilaan toimintakyvyn sdilymi-
nen ei valttamétt4 vaadi motorista edistymistd, vaan taudin etenemisen
pysayttdminen, hidastaminen tai nykytilan séilyttdminen samankaltai-
sena mahdollisimman pitkadn saattaa riittd4 potilaan itsenéisen toiminta-
ja tyokyvyn yllapitamiseksi. Yhdessa kommentissa ehdotetiin taudin
hoidon keskittdmista yhteen keskukseen Suomessa. Muutamassa kom-
mentissa tuotiin esille joitain muistiossa mainitsemattomia faasin | tai 11

tutkimuksia.

Muutamassa kommentissa katsottiin, ettd perustelumuistiossa ei riitta-
vasti oltu eroteltu SMA-taudin vaikuttavuutta eri tautityypeissa.

Intervention turvallisuus

Useissa kommenteissa todettiin perustelumuistion mukaisesti, etté tois-

taiseksi tutkimuksissa ei ole noussut esille merkittavia haittavaikutuksia.
Potilaiden omaisten kommenteissa todettiin muun muassa, etta nusiner-

seenin hyodyt ovat suuremmat kuin haitat.

Intervention kustannukset ja budjettivaikutukset

Useassa kommentissa todettiin, ettd lddkkeen kustannusten tai hinnan ei
pitdisi olla paatoksenteon peruste. Useassa kommentissa todettiin kuten
perustelumuistioluonnoksessa on mainittu, etta la&kkeen todellinen hinta
on eri suuruinen kuin julkinen listahinta. Kommenteissa oli endotuksia
siit4, miten asiassa voisi edeta
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- sairaanhoitopiirit neuvottelisivat yhdessa hallitun kayttdénoton
sopimuksen, yksi sairaanhoitopiiri koordinoisi neuvottelut

- Ostajan edustaja (FIMEA/PALKO) ja valmistajan neuvottelisivat

- Suomen terveydenhuollon tulisi kaikin tavoin (yhdessa muiden
pohjoismaiden kanssa) pyrkia neuvottelemaan laékeyhtion
kanssa jarkevampi listahinta.

- EMA ei antaisi koko EU-alueelle myyntilupaa, ellei ladkkeen
hinta ole kohtuullinen.

Muutamassa kommentissa katsottiin, ettd kustannuksissa tulisi
huomioida kaikki ladkkeesta johtuvat sadstét muissa terveydenhuollon
kustannuksissa seké& vanhempien tydsta poissaolon kustannuksissa.

Muutamassa kommentissa verrattiin nusinerseenin ladkekustannuksia
joidenkin muiden sairauksien hoidon kustannuksiin ja muihin
yhteiskunnan rahoittamiin kustannuksiin.

Intervention kustannusvaikuttavuus

Eettinen tarkastelu

Norjan ja Ruotsin kustannusvaikuttavuusanalyyseihin liittyvia epévar-
muuksia ja rajoitteita kommentoitiin muutaman kerran.

Eettista pohdintaa kritisoitiin useassa kommentissa. Muutamassa kom-
mentissa kritisoitiin tekstid ladkkeen antamiseen liittyvista riskeista ja
annostelukokemuksen raskaudesta ja potilaan k&rsimyksen pidentymi-
sesta.

Yhdessd kommentissa pohdittiin itsemadradmisoikeutta ja katsottiin, etta
nusinerseenihoito edistdisi SMA potilaiden kykyja itsemaéaraamiseen
(oman eldmén hallintaan). Useissa kommenteissa pohdittiin oikeuden-
mukaisuutta ja todettiin, ettda on kyse yksildiden valisista suhteista.
Muutamassa kommentissa tuotiin esiin harvinaissairauksien ndkékulma
ja katsottiin, ettd harvinaisen sairauden kohdalla olisi hyvéksyttava mui-
den sairauksen hoitoa suuremmat kustannukset, koska taudin harvinai-
suuden vuoksi kokonaisbudjettivaikutukset ovat kuitenkin pienet.

Intervention kohdentaminen ja poikkeaminen palveluvalikoimasta

Useita kommentteja tuli intervention kohdentamiseen ja erityisesti 9
vuoden ikdrajaan. Kommenteissa tuotiin esiin, ettd yli 9-vuotiaista on
julkaistu suotuisia tuloksia satunnaistamattomassa tutkimusasetelmassa .
Muutamassa kommentissa tuotiin esiin yksittéisten potilaiden positiivi-

W



6(7)

sia kaytannon kokemuksia vanhemmilla potilailla. Yhdessd kommen-
tissa my0s kysyttiin, tarkoittaisiko se laédkkeen ké&yton lopettamista kai-
Kilta 9 vuotta tayttaviltd. Liséksi ehdotettiin SMA-taudin seurantaa vas-
tasyntyneiltd ja la&dkkeen vaikutusten seurantaa loytyneilld oirettoomilla
potilailla.

Lisanayton kerdaminen

Johtopéaatokset

Kerattaviin tietoihin ehdotettiin muutamissa kommenteissa potilaan idn
ja tarkan diagnoosin ohella esimerkiksi

. perustelut hoidon aloittamiselle ja etuk&teen mééritellyt
kriteerit hoidon lopettamiselle

. diagnoosista hoidon aloittamiseen kulunut aika

. hoidon tilapéisen keskeyttamisen syy

. hoidon lopettamisen syy

. motorinen kehitys ennen hoidon aloitusta (verrattuna nor-
maaliin kehitysvaiheeseen kyseisessa i4ssd)

. toimintakyky (verrattuna normaaliin kehitysvaiheeseen ky-
seisessa 14ssd)

. néiden ja muun hoitovasteen seuranta koko hoidon ajan

. muut kliiniset tiedot kuten vaikutukset hengitystuen tarpee-
seen

. haittavaikutusten seuranta

Yksittdisissd kommenteissa todettiin, ettd perustelumuistioluonnos antaa
tukea vaikean paatoksen tekoon ja toisaalta yksittaisissa kommenteissa
todettiin, ettd muistio on heikosti perusteltu ja tarkoitushakuinen. Use-
assa kommentissa kommentoitiin johtopédatoksia kokonaisuutena ja kat-
sottiin, etta kustannukset on arvioitu tarkedmmaksi kuin vaikuttavuus,
elaménlaatu tai ihmisarvo. Muutama kommentti rinnasti johtopaatdkset
eutanasiaan, jossa lapsen annetaan kuolla ilman la&ketta.

Muutamassa kommenteissa nostettiin esiin perustuslain yhdenvertai-
suuslauseke sekd vammaisten henkildiden ja lasten oikeuksien kansain-
valiset sopimukset. Muutamassa kommentissa tehtiin ehdotuksia johto-
paatdsten muuttamisesta tai kehittamisesta.

Yksittaisissd kommenteissa johtopaatoksia pidetetiin hyvin perusteltuina
ja katsottiin, ettd Suomessa tulisi pohtia yleisell& tasolla harvinaissai-
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rauksien hoidon hintaa ja maksuhalukkuutta. Yksittéisten potilaiden né-
kokulmasta hinta ei saisi merkita mitd&n, mutta yhteiskunnan velvolli-
suus on jakaa terveydenhuollon varat oikeudenmukaisesti.

Kommenteissa ehdotettiin yhteisistd hoidon jatkamis-/lopettamiskritee-
reista sopimista erikseen SMA1- ja SMA2-potilaille ja suosituksen anta-
mista maaraaikaisena, enintdén 2-3 vuoden ajalle.

Yleisarvio luonnoksesta ja muita kommentteja

Kuinka hyodyllisena pidat ehdotettua suositusluonnosta?
Téysin hyodyton = 1 ... Erittdin hyodyllinen = 5

11
7
10
5
5
yhteensa 59
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Perustelumuistioluonnosta pidettiin yksittaisissa kommenteissa katta-
vana, selkednd ja ymmarrettavana. Yhdessa kommentissa todettiin, etta
termeja ja "ladkarislangia™ olisi voinut suomentaa lukijaystavallisem-
maksi.

Yhdessa kommentissa katsottiin, ettd kommentointi otakantaa-palvelussa
oli hankalaa, kun kommentointi oli jaoteltu osiin.

Muutamassa kommentissa toivottoin, ettd suosituksen valmistelussa olisi
haastelemalla tai muuten hankittu potilaiden kokemuksia sairaudesta.
Muutamassa kommentissa tuotiien esille alueellinen eriarvoisuus, kun
joillekin potilalle la&ke on jo aloitettu ennen Palkon suositustyon aloi-
tusta tai sen aikana. Yhdessd kommentissa kommentoitiin Palkon suosi-
tusprosessin kestoa ja aikataulumuutoksia siind. Viivetta ja epavar-
muutta hoitoon péasysta katsottiin hoitoa odottavien potilaiden ja omais-
ten ndkdkulmasta kohtuuttomaksi.
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