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TIIVISTELMA PALKON SUOSITUKSESTA SERLIPONAASI ALFA
NEURONAALISEN SEROIDILIPOFUSKINOOSI TYYPPI 2:N (CLN2) HOIDOSSA

Suositus on hyvaksytty Palkon kokouksessa 1.9.2021.

Suosituksen mukaan serliponaasi alfa kuuluu kansalliseen palveluvalikoimaan neuronaali-
sen seroidilipofuskinoosi tyyppi 2:n (CLN2) hoidossa mikali myyntiluvan haltija ja ostaja so-

pivat merkittavasta hinnanalennuksesta.

Serliponaasi alfa on tarkoitettu seroidilipofuskinoosi tyyppi 2 (CLN2) nimisen kertymasai-
rauden hoitoon. Serliponaasi alfa on ihmisen tripeptidyylipeptidaasi-1:n yhdistelmaproteii-
nin (rhTPP1) kopio, joka korvaa taman puuttuvan entsyymin. Serliponaasi alfa annostel-

laan joka toinen viikko infuusiona aivokammioon kirurgisesti asennettavalla annostelulait-
teella. Hoitoa voidaan jatkaa niin kauan, kun potilas hyotyy siita. Serliponaasi alfa on talla

hetkella ainoa hyvaksytty hoito CLN2-tautiin.

Serliponaasi alfan tehoa ja turvallisuutta on tutkittu padosin avoimessa, faasin 1/2 190-202
tutkimuksessa (n=23), jossa ei ollut vertailuryhmaa. Vertailuja on tehty kansainvalisesta
CLN-tautitietokannasta poimittuihin potilastietoihin. Tulosten perusteella serliponaasi alfa
hidastaa taudin luonnollista kulkua. Potilaista 87 % (n=20) saavutti asetetun vasteen kun
hoitoajan mediaani oli 116 viikkoa. Tuloksia terveyteen liittyvan elamanlaadun muutoksista

on raportoitu rajallisesti. Vaikutuksia elossaoloaikaan ei voida viela arvioida.

Suosituksen perusteluissa todetaan, etta kliinisen naytdn perusteella serliponaasi alfa hi-

dastaa taudin luonnollista kulkua, mutta tutkimustieto vaikutuksen suuruudesta ja kestosta
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on epavarmaa. Annostelutapaan liittyy merkittavia riskeja. Hoito tulee aloittaa mahdollisim-

man varhain.

Suosituksessa edellytetaan, etta hoitavissa yksikdissa on sovittu hoidon aloittamis- ja lo-
pettamiskriteerit seka kaytettavat arviointimenetelmat ennen hoitojen aloittamista. Hoidon
jatkamisen edellytykset tulee arvioida saannodllisesti. Hoito on erittain kallis, yli 500 000 eu-
roa potilasta kohden vuodessa. Kustannukset julkisella tukkumyyntihinnalla olisivat koh-
tuuttomat, kun huomioidaan, ettei hoito ole parantava, vaan ainoastaan taudin luonnollista

kulkua hidastava ja hoidon odotettuihin terveyshyotyihin liittyy epavarmuutta.

Seroidilipofuskinoosi tyyppi 2 (CLN2) on harvinainen eteneva sairaus, jonka ensimmaiset
oireet ilmaantuvat toisen ja kolmannen elinvuoden aikana. Sairaus johtaa kuolemaan lap-
suus- tai nuoruusidssa. Suomessa olisi mahdollisesti yksi tai korkeintaan muutamia hoi-

toon soveltuvia potilaita.

Tama on tiivistelma terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto Palkon hyvaksymasta
suosituksesta. Varsinaisen suosituksen ja sen taustamateriaalin 16ydat Palkon kotisi-

vuilta valmiiden suositusten sivulta.

Kotisivuilta I0ydat myos tiivistelman ruotsin- ja englanninkieliset versiot.

Palko toimii sosiaali- ja terveysministerion yhteydessa ja sen tehtavana on antaa suosi-
tuksia terveydenhuollon menetelmien kuulumisesta julkisesti rahoitettuun terveyden-

huoltoon. Lisatietoja terveydenhuollon palveluvalikoimasta voit lukea Palkon kotisivuilta.
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