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Palkon kokouksessaan 26.4.2018 hyvaksyma suositusluonnos oli 16.-31.5.2018
julkisesti kommentoitavana otakantaa.fi-palvelussa. Maardajan kuluessa annet-
tiin kaksi kommenttia ja kumpikin vastaaja ilmoitti taustakseen sosiaali- ja ter-

veysalan tyotekijé.

Varsinainen suosituslause

Toinen kommentoijista katsoi, ettd sairauden yksil6llisyytta tulisi korostaa kah-
teen tautimuotoon jakautumisen sijaan, ja tarjota hoitoa kaikille potilaille, joilla
sairaudesta aiheutuu merkittava haitta. Hoito olisi aluksi maaréaikainen ja jat-
kosta paatettaisiin selkean mittariston perusteella.

Toinen kommetoija totesi, ettd ladke parantaa infantile-onset-muotoa sairasta-
van potilaan eldaménlaatua huomattavasti, vaikkei se nousekaan terveen lapsen
tasolle.

Toinen kommentoijista piti terminaalivaiheen rajausta asianmukaisena, mutta
toinen totesi arvoinnin olevan taudin harvinaisuuden hyvin vaikeaa.

Ladkkeen hinnan osalta kommentoijat olivat samaa mieltd Palkon kanssa.
Terveysongelman vakavuus ja yleisyys

Toinen kommetoijista korosti Infantile-onset-potilaiden diagnostiikan nopeutta,
jolloin valtytdan myds tilanteilta, joissa hoitoa ei endd ole syyta aloittaa. Toinen
kommetoijista korosti keskushermostovaurioiden valttdmisen tarkeyttd. Osa
potilaista on erittdin sairaita, mutta toisaalta tulee varoa mitattémien geenimu-
taatioiden julistamista tautia aiheuttaviksi. Hoidon keskittdminen ja kansainva-
linen yhteisty® ovat tarkeita.

Vaikuttavuus

Laakkeestd huolimatta jaédnndstautia jaa ja muutakin hoitoa tarvitaan paljon.
Infantile-onset-potilaiden elaménlaatua kartoittavia vertaisarvioituja tutkimuk-
sia ei liene tehty, koska aiemmin potilaat eivét elaneet pitkddn. Laikehoitoa

saaneessa ryhméssa sattuneet kuolemantapaukset eivét ilmeisest liittyneet suo-
raan itse tautiin tai la&kitykseen.
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Turvallisuus

Kommentoijat olivat samaa mieltd Palkon kanssa turvallisuudesta. Laakityksen
ongelmat ovat samankaltaisia kuin muillakin entsyymivalmisteilla. Pitkakestoi-
nen keskuslaskimoyhteys on riski.

Kustannukset ja budjettivaikutukset

Toisen kommentoijan mukaan kokonaiskustannus ei ole suunaton, koska poti-
laita on niin véhan. Siita huolimatta ld&kkeen hinta tulee saada jarkevaksi. Toi-
nen kommentoija totesi olevansa Palkon kanssa samaa mielta laédkkeen korke-
asta hinnasta. Liséksi han totesi, ettd harvinaissairauksien hoitamiseen siséltyy
paljon sellaista tyotd, jota ei voi mitata rahassa.

Eettisyys ja taloudellisuus kokonaisuutena

Toisen kommentoijan mielestd keinotekoisia rajalinjoja ei tulisi vetaa, vaan tar-
jota kaikille potilaille mahdollisuus. Toinen kommentoija totesi, ettéd infantile-
onset-potilaiden joukko on pieni ja ndyttod hoidon tehosta on nyt kertymassa.
Arvio suosituksen hyodyllisyydesta asteikolla 1-5

1 kpl 3/5, 1 kpl 5/5 (paras=5)

Suosituksen ymmarrettavyys

Toinen kommetoijista piti suositusta liian yksinkertaistavana ja osoittavan, ettei

tunneta alaa. Toinen puolestaan toivoi kommentteja infantile-onset-potilaiden
eldménlaadusta, mutta totesi, ettei siitd ole tutkimuksia saatavilla.
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