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1. Avaus, kokouksen osallistujat, paatosvaltaisuus ja edellisen kokouksen
poytakirja (12.6.2024, Liite 1)

P&aatos: Todettiin kokouksen osallistujat ja paatdsvaltaisuus.

Merkittiin tiedoksi edellisen kokouksen poytakirja.

Hyvaksyttavat suositukset ja kriteerit

2. Etranakogeenidetsaparvoveekki (AMT-061) B-hemofilian hoidossa, Outi
Salminen

Fimean arviointiraportti on julkaistu heinakuussa 2023. Ladkejaosto on kasitellyt

luonnosta useassa kokouksessa.

Suositusluonnos on ollut otakantaa.fi-palvelussa kommentoitavana 27.10.-6.12.2023.
Kommentteja saatiin yksi, minka lisdksi myyntiluvan haltija |Idhetti vastineen.

Ladkejaoston nakemyksen mukaan saadut kommentit eivdat muuta suosituslausetta.

HUS-apteekki kavi hintaneuvottelut yrityksen kanssa ennen suosituksen hyvaksymista.
Ladkejaosto ei kuitenkaan pitanyt hintaneuvottelujen tulosta riittdvana, jotta suositus

olisi muuttunut myoénteiseksi luonteeltaan.

P&aatos: Neuvosto palautti suosituksen ladkejaostoon taydennettavaksi ja paivitettavaksi
kokouksessa sovitut muutosehdotukset huomioiden. Suosituksen uudelleenkasittely

neuvoston syyskuun kokouksessa.
3. Valoktokogeeniroksaparvoveekki (BMN 270) vaikean A-hemofilian hoidossa

(Liitteet 3 a-e), Outi Salminen

Sosiaali- ja
terveysministerio
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Fimean arviointiraportti on julkaistu tammikuussa 2024. Laakejaosto on kasitellyt
luonnosta useassa kokouksessa.

Suositusluonnos (liite 3a) on ollut otakantaa.fi-palvelussa kommentoitavana 8.5 -
11.6.2024. Kommentteja saatiin kaksi (liitteet 3 c-d), minka lisaksi myyntiluvan haltija
lahetti vastineen (liite 3e). Ladkejaoston nakemyksen mukaan saadut kommentit eivat

muuta suosituslausetta.

Paatos: Hyvaksyttiin kielteinen suositus ja tiivistelma julkaistavaksi kokouksessa esitetyt

muutosehdotukset huomioiden.

4. Mammografia kriteerit hoidetun rintasyovan jalkeen, Ritva Bly / Hanna-Mari
Jauhonen (Liitteet 4a-d)

Luonnos kriteereista oli lausunnolla 5.4.-13.5.2024. Lausuntoja saatiin 21 kappaletta.
Lausuntojen perusteella muutettiin kriteerien soveltamisalaa vastaamaan

tasmallisemmin tieteellistd pohjaa. Lausuntopalautetta kasiteltiin 23.8.2024 pidetyssa
webinaarissa, jossa oli 23 osallistujaa. Siella kdaydyn keskustelun perusteella kriteereja

selkeytettiin edelleen teknisesti. Kriteerien luetteloon lisattiin tai-sana.

Palkon neuvosto pyysi sihteerist6a kiinnittdmaan huomiota kriteereista tiedottamiseen

tiedonkulun varmistamiseksi.

Paatos: Hyvaksyttiin kriteerit perusteluineen ja valmistelumuistio julkaistaviksi.

Otakantaan ja Lausuntopalveluun hyvaksyttavat suositusluonnokset ja kriteerit

5. Voretigeenineparvoveekki molempien alleelien RPE65-mutaatioista johtuvan
perinnollisen verkkokalvorappeuman hoidossa, Outi Salminen (Liite 5)

Fimean arviointiraportti on julkaistu toukokuussa 2024.

Sosiaali- ja
terveysministerio
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Laakejaosto on valmistellut 19.8.2024 kokouksessaan ehdollisesti myonteisen
suositusluonnoksen, joka esitetdan julkaistavaksi kommentoitavaksi otakantaa.fi —

palvelussa.

P&at6s: Hyvaksyttiin suositusluonnos julkaistavaksi kommentoitavaksi.

Sosiaali- ja
terveysministerio
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Muut paatettavat asiat

6. Esitys spinaalista lihasatrofiaa (SMA) sairastavien aikuispotilaiden
nusinerseenihoidon lisdamisesta terveydenhuollon palveluvalikoimaan
(Liitteet 6a-b)/Outi Salminen

Ladkejaosto 17.6.2024 kokouksessaan kasitteli Biogen Finland Oy:n kasittelypyynnon
(liite 6a) ja suosittelee, ettei nusinerseeni-suosituksen kasittelya aloiteta aikuispotilaiden
osalta (liite 6b). Perusteena on se, ettei yrityksellad ole esittaa laadukasta tutkimusnayttoa

uudelleenkasittelyn perusteeksi.

Paatos: Paatettiin, ettd nusinerseeni-suosituksen valmistelua laajentamisesta

aikuispotilaille ei aloiteta.

7. Lasten ja nuorten psykososiaaliset menetelmat perustasolla-
suositusvalmistelun aloitus ehdotus ja jaoston perustaminen (Liite 7), Hanna-
Mari Jauhonen

STM on ehdottanut suositusvalmisteluun seuraavaa aihetta:

Lasten ja alle 23-vuotiaiden nuorten lievien ja keskivaikeiden komplisoitumattomien
mielenterveyden oireiden ja hairididen ennaltaehkaisyn ja hoidon psykososiaalisista
menetelmat perustason palveluissa. Aihe-ehdotus liittyy valmistelussa olevaan
hallituksen esitykseen sosiaali- ja terveydenhuollon lainsddadanndén muutoksiksi lasten ja

nuorten terapiatakuun toteuttamiseksi.

Paatos: Palveluvalikoimaneuvosto aloittaa suositusvalmistelun lasten ja alle 23-
vuotiaiden nuorten lievien ja keskivaikeiden komplisoitumattomien mielenterveyden
oireiden ja hairididen ennaltaehkaisyn ja hoidon psykososiaalisista menetelmista
perustason palveluissa ja perustaa suosituksen valmisteluun jaoston neuvoston kuluvan
toimikauden loppuun 30.6.2026 asti. Jaostoon kootaan lasten ja nuorten

mielenterveyden asiantuntijoita perustasolta ja erityispalveluista.

Sosiaali- ja
terveysministerio
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8. Palkon Laakejaoston jasenen eronpyynto ja uuden jasenen nimittaminen,
Outi Salminen

Yliproviisori Jaana Martikainen Laakkeiden hintalautakunnasta on pyytanyt eroa
ladkejaoston jasenyydesta 8.8.2024
Laakejaoston uudeksi jaseneksi esitetdan nimitettavaksi toimikauden loppuun 30.6.2026

saakka yliproviisori Jaana Viikinkoski Ladkkeiden hintalautakunnasta.

Paatos: Hyvaksyttiin Jaana Martikaisen ero lddkejaoston jasenyydesta. Nimettiin Jaana

Viikinkoski ladkejaoston jaseneksi.

9. Palkon Lisddntymisterveydenjaoston jasenen nimittaminen, Jarna Moilanen

Lisadntymisterveyden jaoston jaseneksi esitettiin nimitettavaksi toimikauden loppuun
30.6.2026 saakka LT, dosentti, Naistentautien ja synnytysten erikoislaakari Antti

Perheentupa.

Paatos: Nimitettiin Antti Perheentupa lisaantymisterveyden jaoston jaseneksi.

10. Palkon Plastiikkakirurgian jaoston jasenen eronpyynto, Hanna-Mari
Jauhonen

Plastiikkakirurgian ja kirurgian erikoislaakari Hilkka Peltoniemi on pyytdnyt eroa
plastiikkakirurgian jaoston jasenyydestad 19.8.2024 sahkopostilla.

Kaydaan keskustelua jaoston tdydentamisesta.

P&aatos: Hyvaksyttiin Hilkka Peltoniemen ero plastiikkakirurgian jaostosta. Kaytiin

keskustelua jaoston taydentamisesta.

Sosiaali- ja
terveysministerio
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Muut asiat

11. Palkon neuvoston varajasenen vaihdos, Hanna-Mari Jauhonen

Ministeri Kaisa Juuson paatokselld 12.6.2024 neuvoston varajasenen STM:n
laakintoneuvos Vesa Jormanaisen nimeaminen neuvoston varsinaiseksi jaseneksi ja
neuvoston 1. varapuheenjohtajaksi. STM:n laakinténeuvos Sari Raassinan nimeaminen
Jormanaisen henkil6kohtaiseksi varajaseneksi. Molemmat nimedmiset kuluvan

toimikauden 30.6.2026 loppuun saakka.

Paatos: Merkittiin tiedoksi.

12. Palkon toiminnan palautekysely, Hanna-Mari Jauhonen

Palkon neuvoston ja jaoston jasenille ldhetettiin kesdakuussa palautekysely
ensimmaisesta toimintavuodesta ja samalla pyydettiin kehittamisehdotuksia.

Kaydaan lapi tuloksia ja keskeiset kehittamisehdotukset.

P&aatos: Neuvosto ohjeisti jatkovalmisteluun otettavista ja edistettdavasta asioista.

13. Puheenjohtajien jaosto, Hanna-Mari Jauhonen

Katsaus pj-jaostossa kasiteltyihin ajankohtaisiin asioihin.

Puheenjohtajien jaostossa on kayty lapi esiselvitysta odottavat aihe-ehdotukset ja
keskustelua aiheiden valinnasta suositusvalmisteluun. Lisaksi on kayty keskustelua

Palkon prosesseista ja niiden kehittamisesta jaoston tehtavien mukaisesti.

Paatos: Merkittiin tiedoksi.

Sosiaali- ja
terveysministerio
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14. Mielenterveys, paihteet ja kipu -jaoston ajankohtaiset asiat, Hanna-Mari
Jauhonen

Katsaus Miepaki -jaostossa kasiteltyihin ajankohtaisiin asioihin. Transkraniaalinen
magneettistimulaatio pitkdkestoisessa neuropaattisessa kivussa on ollut
kommentoitavana 22.8 asti, kommentit kasitelldan seuraavassa jaoston kokouksessa

syyskuussa ja suositusluonnos viimeistellaan.

Paatos: Merkittiin tiedoksi.

15. Kuvantamistutkimusten jaosto, Ritva Bly / Hanna-Mari Jauhonen

Panoraamarontgentutkimuksen kriteerit sydan- ja verisuoniproteesin asentamisen
yhteydessa ovat valmistumassa Palkon neuvoston hyvaksyttaviksi lausunnolle. Palautetta
on saatu Lansi-Uudenmaan hyvinvointialueelta, jossa panoraamarontgentutkimuksen
kriteerit tekonivelleikkauksen yhteydessa oli otettu kayttéon heti niiden voimaan tultua
1.12.2023. Talla oli ollut merkittava vaikutus jonon etenemiseen, kun tekonivelpotilaat

eivat endaa menneet jonon ohi.

Jaosto paatti 21.8., ettd seuraavaksi valmistellaan hoidetun lymfooman jdlkeen
oireettomalle henkilolle tehtavan TT-tutkimuksen kriteerit. Yleisesti kriteerien valmistelu

oireettomille henkildille on mukana EU:n rahoittamassa Joint Actionissa.

Paatos Merkittiin tiedoksi.

16. Lisddantymisterveyden jaosto, Jarna Moilanen

Lisddntymisterveyden jaostossa on julkaistu esiselvitys. Suositusvalmistelu
ladketieteellisin perustein toteutettavista hedelmdityshoidoista on aloitettu, ja
kokonaisuuden kasittelytapa on hyvaksytty jaoston kokouksessa 12.8. Taustamateriaalia
kerdtdan ja tarkennetaan vield ml. systemoidut kirjallisuuskatsaukset ennen suositusten

paatdksentekovaihetta.

Paatos: Merkittiin tiedoksi.

Sosiaali- ja
terveysministerio
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Jaostossa on vastine Keuhkosyopayhdistyksen kyselyyn keuhkosyovan ladkesuosituksista

tyon alla.

Tassa kokouksessa kasiteltyjen geeniterapiahoitojen lisdksi lddkejaostolla on

tyostettavana kaksi multippelin myelooman ladketta ja kaksi B-solulymfooman ladketta.

Lisaksi jaosto tyostda neljaa indikaationlaajennussuositusta syksyn aikana.

Jaostossa on myos kaynnissa jatkuva projekti [adkesuositusten eettisen arvioinnin

geneerisen mallin tyostamiseksi llona Autti-Ramon ja Susanne Uusitalon avulla.

Paatosesitys: Merkittiin tiedoksi.

18. limoitusasiat, Hanna-Mari Jauhonen

e Seuraavat kokoukset:
o 23.9.2024
o 7.11.2024
o 19.12.2024

e Palkon 10 seminaari 17.9

Paatos: Merkittiin tiedoksi.

19. Kokouksen paatos

Puheenjohtaja paatti kokouksen klo 13.53.

Sosiaali- ja
terveysministerio
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Suositus Liite 5

STM023:00/2023
VN/13900/2024

Hyvaksytty 27.8.2024 julkaistavaksi kommentoitavaksi otakantaa.fi —palvelussa
Palveluvalikoimaneuvoston suositus
Voretigeenineparvoveekki molempien alleelien

RPEGS5-mutaatioista johtuvan perinndllisen

verkkokalvorappeuman hoidossa

Voretigeenineparvoveekki kuuluu kansalliseen palveluvalikoimaan molempien
alleelien RPE65-mutaatioista johtuvan perinnollisen verkkokalvorappeuman
hoidossa alle 40-vuotialla potilailla, joilla OCT-kuvauksen avulla on
varmistettu verkkokalvolla olevan riittavasti elinkelpoisia nakoaistinsoluja.
Palko edellyttaa lisaksi, etta myyntiluvan haltija ja ostaja sopivat erittain

merkittavasti julkista tukkuhintaa alemmasta hinnasta.

Palkon nakemyksen mukaan nakokykya parantava geeniterapiahoito vastaa
tarpeeseen perinndllisessa verkkokalvorappeumassa, jossa ei tahan
mennessa ole ollut parantavaa tai sairautta hidastavaa hoitoa.
Tutkimusnayttoon liittyy kuitenkin epavarmuutta hoidon vaikutuksen
pitkaaikaiskestosta. Samoin haittojen, erityisesti suoni- ja verkkokalvoatrofian

merkitykseen pitkaaikaisvaikutuksena liittyy epavarmuutta.
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Vahimmaisresoluutiokulman logaritmi (Logarithm of the minimum angle of resolution)
Luottamusvali

Moniluminanssi-likkumiskoe

Retinitis pigmentosa

Verkkokalvon pigmenttiepiteelispesifinen 65 kilodaltonin proteiinin geeni (retinal
pigment epithelium 65 kDa protein gene)

Vakava haittatapahtuma (serious adverse event)

Keskihajonta (standard deviation)

Vektorigenomi

301/302-tutkimuksen vertailuhaara / viivastetty interventio -haara
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Palkon suosituksista

Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto Palkon tehtavana on ohjata julkisesti
rahoitettujen terveyspalveluiden jarjestamista antamalla suosituksia siita, kuuluuko arvioitu
terveydenhuollon menetelma terveydenhuollon palveluvalikoimaan tietyn terveysongelman

tutkimuksessa, hoidossa tai kuntoutuksessa.

Palkon suositus koostuu tasta varsinaisesta suosituksesta, valmistelumuistiosta ja
tiilvistelmasta. Suositus julkaistaan taustamateriaaleineen kotisivuilla suomeksi. Tiivistelma

julkaistaan myds ruotsiksi ja englanniksi.

Suositukset perustuvat parhaaseen hyvaksymishetkella kaytettavissa olleeseen
|aaketieteelliseen ja muuhun tietoon. Suositus on voimassa toistaiseksi, ellei

voimassaoloaikaa ole rajoitettu.

Terveydenhuollon palveluvalikoiman maarittely seka Palkon toiminta perustuu

terveydenhuoltolain (1203/2014) 7a ja 78a §:aan seka terveydenhuollon

palveluvalikoimaneuvostosta annettuun valtioneuvoston asetukseen (63/2014)
muutoksineen (718/2017 ja 995/2019).

Palkon hyvaksyma kasikirja sisaltaa tarkemman kuvauksen kasittelyprosessista ja

palveluvalikoiman maarittelyn periaatteista.

Palkon suositus ei ole kannanotto siihen, miten yksittaista potilasta tulisi tutkia, hoitaa tai
kuntouttaa, vaan siita paatetaan potilaslain mukaisesti hyodyt ja haitat
yksittaistapauksessa punniten. Harkittaessa kaytettavaksi menetelmaa, joka on rajattu

palveluvalikoiman ulkopuolelle, tulee huomioida terveydenhuoltolain 7a §:n 3 momentin

saannds poikkeamisen ladketieteellisista edellytyksista. Poikettaessa palveluvalikoimasta

korostuu velvollisuus perustella ja kirjata ratkaisun perusteet.

Sairausvakuutuslain mukaan palveluvalikoiman ulkopuolelle rajatusta hoidosta ei voi

saada sairausvakuutuskorvausta.



https://palveluvalikoima.fi/valmiit-suositukset
https://palveluvalikoima.fi/sv/rekommendationer
https://palveluvalikoima.fi/en/recommendations
https://www.finlex.fi/fi/laki/ajantasa/2010/20101326#L1P7a
https://www.finlex.fi/fi/laki/ajantasa/2010/20101326#L8P78a
https://www.finlex.fi/fi/laki/alkup/2014/20140063
https://www.finlex.fi/fi/laki/alkup/2014/20140063
https://www.finlex.fi/fi/laki/alkup/2017/20170718
https://www.finlex.fi/fi/laki/alkup/2019/20190995
https://palveluvalikoima.fi/periaatteet
https://finlex.fi/fi/laki/ajantasa/1992/19920785
https://www.finlex.fi/fi/laki/ajantasa/2010/20101326#L1P7a
https://www.finlex.fi/fi/laki/ajantasa/2004/20041224?search%5Btype%5D=pika&search%5Bpika%5D=sairausvakuutuslaki#O2L2P3
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1 Suosituksen kohde, rajaukset ja tietopohja

Palkon suosituksen kohteena on geeniterapiavalmiste voretigeenineparvoveekki
(kauppanimelta Luxturna), joka on tarkoitettu aikuisten ja pediatristen potilaiden hoitoon
tilanteessa, jossa vahvistetuista molempien alleelien RPE65-mutaatioista johtuva
perinnollinen verkkokalvorappeuma on johtanut naon heikentymiseen. Hoidon
edellytyksena on, etta potilaalla on riittavasti elinkykyisia verkkokalvosoluja jaljella.
Suositus perustuu Fimean toukokuussa 2024 julkaisemaan arviointiraporttiin (Gronholm ja
Nattinen ym. 2024).

2 Terveysongelma

Perinndllinen verkkokalvorappeuma pitaa sisallaan useita sairauksia, joille on yhteist3, etta
ne aiheutuvat geenivirheista, ja etta hitaat ja usein etenevat muutokset verkkokalvon
solujen toiminnassa johtavat nakovammaisuuteen. Perinndllisten verkkokalvosairauksien
taustalla on osoitettu olevan yli 300 eri geenia. Tama suositus koskee perinndllista
verkkokalvorappeumaa, joka aiheutuu RPE65-geenin molempien alleelien mutaatiosta.
RPEG65-geeni tuottaa silman verkkokalvolla pigmenttiepiteelispesifista 65 kDA:n RPE65-
proteiinia. RPE65-geenin molempien alleelien mutaatiot estavat toimivan RPE65-proteiinin
tuotannon elimistdssa, mika johtaa verkkokalvon aistinsolujen eli fotoreseptorien
tuhoutumiseen ja sité kautta nadn heikkenemiseen ja ndkévammaisuuteen (Sallum ym.
2022; Sankila 2007).

Perinndllisen verkkokalvorappeuman tyypillisia oireita ovat hamaranaon heikkeneminen,
naontarkkuuden aleneminen, putkimainen nakokentta ja varinadn hairiét. Diagnoosin
yhteydessa silmalaakarin tutkimuksiin kuuluvat nadntarkkuus, biomikroskooppitutkimus,
silmanpaineen mittaus, silman rakennekuvaus OCT-valokerroskuvauslaitteella,
autofluoresenssikuvat, nakokenttatutkimus, hamaraadaptaatiotesti, varinakotestaus ja
elektrofysiologinen tutkimus. Niiden avulla saadaan kasitys potilaan verkkokalvon
rakenteesta ja hanen toimintakyvystaan. Luokittelussa voidaan hyodyntaa myos
geenitestausta (Sankila 2022).
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Saman Kliinisen diagnoosin taustalla voi olla useita eri geenivirheita ja toisaalta sama
geenivirhe voi joskus johtaa ilmiasultaan erilaiseen perinndlliseen verkkokalvosairauteen.
Muun muassa retinitis pigmentosa (RP) johtuu molempien RPE65-geenin alleelien
mutaatioista. RP:n oireet alkavat usein lapsen ensimmaisen vuosikymmenen aikana.

Sairauden alkamisika ja etenemisnopeus vaihtelevat.

RPEG65-mutaatioista johtuvan perinndllisen verkkokalvorappeuman ilmaantuvuutta tai
esiintyvyytta Suomessa ei tarkasti tiedeta. Sita sairastavien maaran arvioidaan kuitenkin
olevan erittain matala. Taudin luonteesta ja alkamisajankohdasta johtuen on
epatodennakdista, etta se jaisi diagnosoimatta. Euroopassa LCA:ta on arvioitu esiintyvan
yhdella 80 000 vastasyntyneesta, mutta vain 10 %:lla tapauksista sairauden aiheuttaa
RPE65-mutaatio. RP:n taas arvioidaan esiintyvan yhdella 4 000 vastasyntyneesta, mutta

vain 3 %:lla sairauden arvioidaan aiheutuvan RPE65-mutaatiosta (EPAR).
3 Arvioitava menetelma

Voretigeenineparvoveekki (kauppanimeltdan Luxturna) on geeniterapeuttinen
ladkevalmiste, joka on tarkoitettu aikuisten ja pediatristen potilaiden hoitoon tilanteessa,
jossa vahvistetuista molempien alleelien RPE65-mutaatioista johtuva perinndllinen
verkkokalvorappeuma on johtanut nadn heikentymiseen. Hoidon edellytyksena on, etta
potilaalla on riittdvasti elinkykyisia verkkokalvosoluja jaljella. Voretigeenineparvoveekille on

myonnetty myyntilupa EU-alueelle 2018.

Voretigeenineparvoveekin toimintamekanismi perustuu adenoassosioidun viruksen
serotyypin 2 (AAV2) vektoriin, joka kuljettaa sisaltamansa ihmisen verkkokalvon
pigmenttiepiteelin 65 kDa:n (hRPEG65) proteiinia tuottavan cDNA:n verkkokalvon
pigmenttiepiteelisoluihin. lImentynyt, toiminnallinen hRPE65 mahdollistaa nakodsyklin

korjautumisen verkkokalvolla.

Voretigeenineparvoveekki annostellaan kerta-annoksena kumpaankin silmaan
verkkokalvon alle (subretinaalitilaan) leikkaussaliolosuhteissa ja kontrolloitua aseptiikkaa
noudattaen. Yksi annos sisaltaa 1,5x1011 vektorigenomia (vg) voretigeenineparvoveekkia.

Annos kuhunkin silmaan annetaan eri paivina lyhyella aikavalilla, mutta niin etta
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antotoimenpiteiden valilla on vahintaan kuuden paivan tauko. Potentiaalisen silman
inflammaation takia ensimmaiseen hoidettavaan silmaan suositellaan
immunosuppressanttinoidon aloittamista potilaalle kolme vuorokautta ennen geeniterapian
antoa. Immunosuppressanttihoitoa annetaan lisaksi kunkin silman operaation jalkeen noin

kahden viikon ajan.

Naytto voretigeenineparvoveekin tehosta ja turvallisuudesta perustuu paaosin faasin Ill
satunnaistettuun, avoimeen, kontrolloituun tutkimukseen (Luxturna, EPAR) aikuisilla ja
pediatrisilla potilailla, joilla on RPE65-mutaatioista johtuva Leberin synnynnainen
amauroosi. Ensisijainen lopputulosmuuttuja tutkimuksessa oli binokulaarisen
moniluminanssiliikkumiskokeen (MLMT) tulos. Toissijaisina lopputulosmuuttujina olivat
koko nakokentan valoherkkyyskynnys, ensimmaiseksi maaratyn silman MLMT-

pistemaaran muutos ja naontarkkuus.

Fimean arviointiraportin liitteessa 1 on esitetty yhteenveto muiden maiden HTA-
arviointielinten suosituksista tai kannanotoista. Lahes kaikissa maissa, joissa arviointi tai
suositus on tehty, kayton ehtona on alennus valmisteen listahinnasta. Kanadan, Ruotsin ja
UK:n arviointien terveystaloudellisissa analyyseissa suurin epavarmuus liittyi hoidon
vaikutuksen kestoon. Myyntiluvan haltija oli olettanut hoidon vaikutuksen kestavan 40
vuotta, mutta tata arviota pidettiin liian optimistisena. Epavarmuutta liittyi myos
kustannusvaikuttavuus-analyysissa kaytettyihin utiliteettiarvioihin. Utiliteettiarvot oli keratty

muutamilta kliinikolta, eika kliinisen tutkimuksen aikana potilailta.
4 Nykyinen tutkimus- ja hoitokdytanto seka menetelma, johon verrataan

Perinndlliseen verkkokalvorappeumaan ei ole aiemmin ollut saatavilla parantavaa tai tautia
hidastavaa hoitoa. Potilaita hoidetaan silmatautiyksikoissa, jotka tarjoavat
moniammatillista hoitoa, kuntoutusta, apuvalineita ja ohjausta. Jos silmassa todetaan
samaan aikaan muita sairauksia, esimerkiksi kaihia tai makulaturvotusta, niiden kehitysta
seurataan ja tarvittaessa niitéd hoidetaan. Sairaus vaikuttaa nakdkyvyn heikkenemisen
lisaksi merkittavasti lapsen kehitykseen seka laheisten elamaan, ja siksi diagnoosin
jalkeen tarjotaan mahdollisuus nadonkuntoutusjaksoihin, valaistussuunnitelmien tekoon,

opaskoiraan, geenitestaukseen ja perinnollisyysneuvontaan.
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5 Vaikuttavuus, turvallisuus ja nayton arviointi

Naytto voretigeenineparvoveekin tehosta ja turvallisuudesta perustuu paaosin faasin lll
satunnaistettuun, avoimeen, kontrolloituun 301/302 tutkimukseen (Maguire ym. 2019;
2021; Russell ym. 2017), johon osallistui 29 aikuista ja pediatrista potilasta, joilla on
RPEG65-mutaatioista johtuva Leberin synnynnainen amauroosi. 20 potilasta sai
tutkimuksen alussa kerta-annoksen voretigeenineparvoveekkia molempiin silmiin.
Verrokkiryhmaa (n= 9) ei hoidettu ensimmaisena vuotena, mutta ryhma sai ensimmaisen
vuoden jalkeen voretigeenineparvoveekkia (V/VI-haara, tutkimus 302). Ensisijainen
lopputulosmuuttuja tutkimuksessa oli binokulaarisen moniluminanssiliikkumiskokeen
(MLMT) tulos. Toissijaisina lopputulosmuuttujina olivat koko nakdkentan
valoherkkyyskynnys, ensimmaiseksi maaratyn silman MLMT-pistemaaran muutos ja
nadntarkkuus. 301/302-tutkimuksen ensimmaisen osan aikana potilaita seurattiin vuoden
ajan joko viimeisimman injektion antoajankohdasta (interventiohaara) tai
satunnaistamisesta (V/VI-haara) (Russell ym. 2017). Interventiohaaran seuranta-aika on

ollut nelja vuotta ja V/VI-haaran kolme vuotta (Maguire ym. 2019).

Ensisijainen lopputulosmuuttuja 301/302-tutkimuksessa oli muutos MLMT-kokeen
pistemaarassa yhden vuoden jalkeen molemmilla silmilla mitattuna verrattuna
lahtotilanteeseen. Ensimmaisen vuoden jalkeen interventio- ja V/VI-haaran (ei hoitoa) ero
tuloksissa oli 1,6 pistetta (95 %:n LV: 0,72; 2,41; p-arvo=0,0013). Vuoden jalkeen
voretigeenineparvoveekin annostelusta interventiohaaran tulos oli 1,9 pistetta parempi
lahtotilanteeseen verrattuna, ja ero nayttaa sailyvan neljaan vuoteen saakka. V/VI haaran
tulos vuosi annostelun jalkeen oli 2,1 pistetta parempi lahtotilanteeseen verrattuna ja ero

on sailynyt kolmeen vuoteen saakka annostelusta.

Toissijaisena lopputulosmuuttujana 301/302-tutkimuksessa oli koko nakdkentan
valoherkkyyskynnyksen (FST) testi. Tulosten tulkinnassa matalampi arvo tarkoittaa
parempaa tulosta. Interventio- ja V/VI-haaran ero yhden vuoden jalkeen oli ensimmaiseksi
maaratylla silmalla —2,33 (95 %:n LV: -3,44; —1,22) ja toiseksi maaratylla silmalla —1,89
(95 %:n LV: -3,03; —0,75). Molemmilla silmillda mitattuna keskimaarainen ero oli —2,11 (95
%:n LV: =3,91; —1,04). Tulokset sailyivat samalla tasolla kolmanteen seurantavuoteen

saakka. Toissijaista lopputulosmuuttujaa nadntarkkuutta mitattiin Holladayn asteikolla,
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jossa tulokset ilmaistaan yhden logaritmiyksikon tarkkuudella. Post-hoc-analyysit tehtiin
Langen asteikolla, jossa tarkkuus on 0,3 logaritmiyksikk6a. Tulosten tulkinnassa
matalampi arvo tarkoittaa parempaa naontarkkuutta. Nadntarkkuus on ilmaistu
vahimmaisresoluutiokulman logaritmina (logMAR). Ensimmaisen vuoden jalkeen
voretigeenineparvoveekin annostelusta nadntarkkuus parani 11 potilaalla (55 %) vahintaan
0,3 logMAR ensimmaiseksi maaratylla silmalla ja neljalla potilaalla (20 %) toiseksi
maaratylla silmalla. V/VI-haaran potilailla ei talloin havaittu samanlaista nadntarkkuuden
paranemista. Neljan vuoden seuranta-ajan jalkeen interventiohaarassa kuudella potilaalla
(30 %) naodntarkkuus parani ja 12 potilaalla (60 %) nadntarkkuus pysyi samana kuin heti
annostelun jalkeen. Kahdella potilaalla (10 %) nadntarkkuus heikkeni vahintaan 0,3
logMAR. Yhdella potilaalla nadntarkkuus heikkeni selvasti johtuen verkkokalvon
irtoamisesta neljantena vuotena. V/VI-haarassa keskimaarainen ero lahtotilanteeseen oli —

0,06 logMAR toisena ja kolmantena vuotena.

Turvallisuuden arviointi perustuu paaosin 301/302-tutkimuksen Luxturna-haarasta (n = 20)
vahintaan neljan vuoden ajalta. V/VI-haarasta, jossa potilaat saivat vuoden seurannan
jalkeen Luxturna-injektion (n = 9), turvallisuusaineistoa on kertynyt kolmen vuoden ajalta.
Turvallisuustietoa on saatavilla myoés faasin | 101/102-tutkimuksesta (n = 12).
Haittatapahtumia raportoidaan yhteensa 41 potilaan (81 hoidettua silmaa) kattavasta

turvallisuusaineistosta.

Yleisimmat 301/302- tutkimuksessa ilmenneet haittatapahtumat 29 potilaan otoksessa
olivat silmaan liittyvat haittatapahtumat (17 potilasta [59 %]), ruoansulatukseen liittyvat
haittatapahtumat (17 potilasta [59 %]) ja hermostolliset haittatapahtumat (16 potilasta [55
%l]). Tarkemmin, 13 potilaalla (45 %) ilmeni paansarkya, 11:11a (38 %) leukosytoosia, 10:1la
(35 %) pahoinvointia ja 10:11a (35 %) oksentelua. Suurin osa ilmenneista
haittatapahtumista oli lievia. Faasin | 101/102-tutkimuksessa ilmenneet haitat olivat saman
tyyppisia ja myos lievid. Kolmella potilaalla (3/41 [7 %]) iimeni kertymia verkkokalvon alla
injektiokohdan alapuolella 1-6 paivan kuluttua voretigeenineparvoveekin annostelusta.
Kertymia ilmeni vain potilaan toisessa silmassa. Kaikissa tapauksissa kertymat eivat olleet

vakavia ja ne korjaantuivat ilman seuraamuksia kahdeksan viikon kuluessa.
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Antotapaan liittyvia haittatapahtumia 301/302-tutkimuksessa havaittiin 13 potilaalla (65 %)
jotka saivat voretigeenineparvoveekkia ja kuudella potilaalla (67 %) V/VI-haarassa. Suurin
osa haittatapahtumista oli silmaan liittyvia ja yleisin haittatapahtuma oli kaihi. Vastaavasti

faasin | 101-tutkimuksessa 10 potilaalla (83 %) ja 102-tutkimuksessa seitsemalla potilaalla
(64 %) havaittiin antotapaan liittyva haittatapahtuma. Myohemmin havaittiin viela yhdeksan

uutta haittatapahtumaa, joista viiden todettiin olevan antotapaan liittyvia.

Yhdeksalla potilaalla on raportoitu 14 vakavaa haittatapahtumaa. Kahdella potilaalla
raportoitiin vakava haittatapahtuma; yhdella potilaalla kehittyi antotoimenpiteeseen
littyneen silmansisaisen tulehduksen hoidon yhteydessa silmanpaineen nousua, joka johti
nakdhermon atrofiaan, ja toisella potilaalla ilmeni verkkokalvoon liittyva haittatapahtuma.
Neljan seurantavuoden jalkeen yhdella potilaalla raportoitiin lisaksi verkkokalvon irtauma,
joka maariteltiin vakavaksi haittatapahtumaksi ja jonka arvioitiin johtuvan antotavasta.

Tutkimusten aikana ei ole raportoitu yhtaan kuolemantapausta.

Myyntiluvan saamisen jalkeen on julkaistu useita tutkimuksia, joissa
voretigeenineparvoveekin tehoa ja turvallisuutta on tutkittu indikaation mukaisessa
potilaskaytdssa. Naissa tutkimuksissa voretigeenineparvoveekin tehon on raportoitu
vastaavan kliinisten tutkimusten tuloksia. Haittatapahtumista huomattavimpana ovat
tapaukset, joissa kayttdédnoton myoéta potilailla on ilmennyt suoni- ja verkkokalvon atrofiaa,
joka on edennyt potilailla ajan kuluessa. Ei ole selvaa, mika atrofian aiheuttaa, mutta
atrofiasta huolimatta nadntarkkuus on pysynyt samana tai parantunut useimmilla potilailla.
Lisaksi on raportoitu voretigeenineparvoveekin annostelun jalkeen ilmenneista silman

sisaisista tulehduksista seka kohonneesta silmanpaineesta. (Viitteet FIMEA:n raportissa)
6 Menetelman kustannukset, kustannusvaikuttavuus ja budjettivaikutukset

Myyntiluvan haltija ei ole toimittanut Fimealle erillista kustannusvaikuttavuusmallia tai
budjettivaikutusanalyysia, joten Fimean arviointiryhma laski
voretigeenineparvoveekkihoidon potilaskohtaiset kustannukset. Fimean arviointiryhma
olettaa, etta kaikilla verkkokalvorappeumapotilailla muut kuin valittomasti geenihoitoon
littyvat kustannukset ovat suunnilleen saman suuruisia ja tasta syysta

kustannusarvioinnissa on huomioitu pelkastaan geenihoitoon liittyvat kustannukset.
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Valmisteyhteenvedon mukaisesti jokaiselle potilaalle annetaan prednisonia kolmen
vuorokauden ajan ennen Luxturna-injektiota ja noin kaksi viikkoa injektion jalkeen
annostusta vahentaen. Prednisonin annostelu maaraytyy potilaan painon mukaan, mutta
yksinkertaisuuden vuoksi Fimean arviossa kustannukset on laskettu enimmaismaaralle (40
mg/vrk). Talldin yhden potilaan prednisoniladkityksen kustannukset molempien silmien
hoidon osalta ovat ennen leikkausta 3,61 € ja leikkauksen jalkeen 7,23 €, eli yhteensa
10,84 €. Yksi voretigeenineparvoveekkiannos (a 325 000 €) vastaa yhden silman hoitoa,
joten mikali potilaan kummatkin silmat on tarkoitus hoitaa, tarvitaan yhteensa kaksi
geeniterapia-annosta. Ensimmaisen silman injektion jalkeen tulee odottaa vahintaan kuusi
paivaa ennen toisen silman injektiota. Injektiot annetaan potilaalle leikkaussaliolosuhteissa
kahdella eri hoitokerralla. Kun otetaan huomioon prednisonin laakekustannukset seka
voretigeenineparvoveekin ladke- ja annostelukustannukset, potilaskohtaiset kustannukset
yhdelle potilaalle, jolle annetaan geenihoitoa molempiin silmiin, ovat yhteensa 652 356
euroa. Suomessa hoitoon soveltuvia potilaita arvioidaan olevan muutamia. Soveltuvien
potilaiden maaran ei odoteta nousevan nykyisesta, silla kyse on harvinaisesta sairaudesta.
Huomattavaa on, ettd ndkdvammaisuuden kustannusten on arvioitu olevan n. 14 000 —

24 000 USD vuodessa eurooppalaisen ja amerikkalaisen aineiston perusteella (Koéberlein
ym. 2013).

Voretigeenineparvoveekkihoidon ja sen kustannusten suurin epavarmuus liittyy hoidon
vaikutusten kestoon. Vaikka useiden vuosien seuranta-aineistoa on jo saatavilla, potilailla
on havaittu yksilokohtaisia eroja, joiden ilmenemista ei pystyta arvioimaan ennalta.
Pitkasta aikajanteesta ja hoitovaikutuksen kestoon liittyvan tiedon puutteen johdosta,
epavarmuutta ei pystyta taysin hallitsemaan tavanomaisilla hallitun kayttdonoton

sopimuksilla.
7 Eettiset ja jarjestamiseen liittyvat nakokohdat

Voretigeenineparvoveekkihoito ei tarjoa potilaille sellaista parannuskeinoa, etta he voisivat
systemaattisesti luopua apuvalineista. Sen sijaan hoidon avulla on mahdollista parantaa
potilaiden liikkkumista ja kohentaa heidan elamanlaatuaan. Sairauden etenemisen

hidastuminen tai pysahtyminen on potilaille ja heidan laheisilleen merkittavaa.
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Voretigeenineparvoveekin subretinaali-injektiot vaativat leikkaussalikapasiteettia ja
laakariresursseja ja osaamista silmakirurgilta. Kustannusten lisaksi annostelun yhteydessa

on huomioitava turvallisuusnakokulma.

Geenihoidosta aiheutuvia kustannuksia on haastavaa verrata nykyhoitokaytantoon, silla
potilaiden nakokyky vaihtelee, ja nadn heikkenemisen ennustaminen on kaytannossa
mahdotonta. Oletettavasti verkkokalvorappeumaa sairastavat potilaat joutuvat hoidosta
rippumatta kayttamaan terveydenhuollon tarjoamia palveluita, kuten kuntoutusta,
apuvalineita ja ohjausta. Todennakoisesti geenihoitoa saaneilla potilailla palveluiden tarve
olisi pienempi, mikali hoidon teho sailyy. Potilaiden sairaudesta ja sen etenemisesta
voidaan olettaa koituvan myos paljon epasuoria kustannuksia, joiden suuruutta on vaikea
arvioida. Koska sairaus ilmenee ja etenee potilaan ensimmaisten vuosien aikana, voidaan
olettaa taman vaikuttavan merkittavasti esimerkiksi vanhempien ja huoltajien

tydssakayntiin ja muihin epasuoriin kustannuksiin.
8 Johtopaatokset

Naytto voretigeenineparvoveekin tehosta ja turvallisuudesta perustuu paaosin faasin lll
satunnaistettuun, avoimeen, kontrolloituun myyntilupatutkimukseen (301/302), jossa
geenihoitoa sai kaiken kaikkiaan 29 aikuista ja pediatrista potilasta, joilla on RPE65-
mutaatioista johtuva Leberin synnynnainen amauroosi. Tutkimuksen ensijaisissa ja
toissijaisissa lopputulosmuuttujissa saatiin aikaan kolme (viivastetty interventio)/nelja
(alkuperainen interventio) vuotta kestava nakokyvyn ja verkkokalvon toiminnan
parantuminen lahtotilanteeseen verrattuna. Hoitoon ja antotapaan liittyvia haittoja todettiin
jokaisella potilaalla. Ne olivat silmaan ja ruoansulatukseen liittyvia seka hermostollisia
haittatapahtumia ja valtaosaltaan haitat olivat lievia ja ohimenevia. Vakaviksi luokiteltavia
haittatapahtumia esiintyi 14 yhdeksalla potilaalla, naita olivat kaihi, silmanpaineen nousu ja
yhdella potilaalla verkkokalvon irtauma. Tosielaman tutkimuksissa on havaittu suoni- ja
verkkokalvon atrofiaa, jonka syy ei ole selvilla, mutta joka ei nayta heikentavan nakokykya.

Selvyytta siita, onko atrofian sijainnilla merkitysta nakokykyyn, ei viela ole.

Kun otetaan huomioon voretigeenineparvoveekin annostelua edeltava

immunosuppressanttihoito seka geenihoidon ladke- ja annostelukustannukset,
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potilaskohtaiset kustannukset yhdelle potilaalle, jolle annetaan voretigeenineparvoveekkia

molempiin silmiin, ovat yhteensa julkisella listahinnalla 652 000 euroa.

Palkon nakemyksen mukaan tahanastiset tulokset ovat kliinisesti merkittavia, vaikka pitkan
aikavalin tuloksiin liittyy epavarmuutta. Kaikki potilaat eivat 301/302-tutkimuksen mukaan
hyddy voretigeenineparvoveekkihoidosta. Ainoa tehoa ennustava tekija on elinkykyisten
verkkokalvosolujen maara, jonka mittaamiseen ei ole saatavilla kunnollista testia. OCT-
valokerroskuvauslaitteella maaritettya verkkokalvon paksuutta voidaan kuitenkin kayttaa
ennustamaan tata maaraa. EMA:n arviointiraportissa todetaan, etta hoitava laakari on
paras arvioimaan elinkykyisten verkkokalvosolujen maaraa potilailla ja arvio geenihoitoon
soveltumisesta tulisi tehda verkkokalvon rakenteen ja toiminnan perusteella. Verkkokalvon
paksuuden mittaus pienilta lapsilta on haastavaa, silla testaus joudutaan tekemaan
nukutuksessa. Voidaan kuitenkin olettaa, etta lapsilla elinkykyisten verkkokalvosolujen
maara on todennakdisesti korkea, jolloin verkkokalvon paksuuden testaus ei ole
valttamatonta. Verkkokalvon elinkykyisten solujen maara riippuu siis osin myos potilaan
idsta. Myyntiluvan haltijan mukaan voretigeenineparvoveekki-hoitoon soveltuvilla yli 40-

vuotiailla vaikeaa tautimuotoa sairastavilla potilailla on viitteita hoidon heikosta tehosta.

Myyntilupatutkimus karsi joistakin rajoitteista tutkimusasetelman johdosta. Ensinnakin
tutkimuksen potilaspopulaatio oli pieni, eivatka potilaiden ominaispiirteet olleet taysin
tasapainossa haarojen valilla. Tama on kuitenkin harvinaissairaudelle hyvaksyttavissa
oleva rajoitus. Lisaksi ensisijaiseen lopputulosmuuttujaan eli MLMT-kokeen mittauksiin
liittyy joitakin rajoituksia. Potilaiden tuli suorittaa koe alle 180 sekunnissa, joten tuloksissa
voidaan nahda kattovaikutus, jonka seurauksena muutoksia myohempien aikapisteiden
tuloksissa voi olla vaikea havaita. Lapsipotilaat kehittyvat motorisesti ian myaota, mika
itsessaan voi vaikuttaa tulosten paranemiseen. Tata ei kuitenkaan kontrolloitu

analyyseissa.

Suurin osa voretigeenineparvoveekki-hoidon haittatapahtumista oli lievia tai kohtalaisia ja
niista ei nayttanyt seuraavan pysyvia haittoja. Potilasjoukon heterogeenisyys ja pieni koko
voi kuitenkin aiheuttaa sen, etta joidenkin potilaiden haittatapahtumat ilmenevat vasta
myohemmin. Tosielaman tutkimuksissa havaituista haittatapahtumista huomattavimpana

ovat tapaukset, joissa geenihoidon myota potilailla on ilmennyt suoni- ja verkkokalvon
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atrofiaa, joka on edennyt potilailla ajan kuluessa. Atrofiasta huolimatta naéntarkkuus on
kuitenkin pysynyt samana tai parantunut useimmilla potilailla. Fimean kliinisen
asiantuntijan mukaan suoni- ja verkkokalvon atrofian etiologian ja hoidon maarittaminen on
viela kesken, mutta merkittava asia. Etiologiaksi on esitetty muun muassa
injektiokohdassa ladkkeesta johtuvaa suoraa toksisuutta; periferiassa taudin jatkumista
hoitamattomilla alueilla; ja inflammaatiota, jolloin kortisonin ja muiden

immunosuppressiivisten laakkeiden merkitys litannaishoidossa voi viela muuttua.
9 Yhteenveto suosituksesta

Voretigeenineparvoveekki kuuluu kansalliseen palveluvalikoimaan molempien alleelien
RPE65-mutaatioista johtuvan perinndllisen verkkokalvorappeuman hoidossa alle 40-
vuotialla potilailla, joilla OCT-kuvauksen avulla on varmistettu verkkokalvolla olevan
riittavasti elinkelpoisia nakdaistinsoluja. Palko edellyttaa lisaksi, ettd myyntiluvan haltija ja

ostaja sopivat erittain merkittavasti julkista tukkuhitaa alemmasta hinnasta.

Palkon ndkemyksen mukaan nakokykya parantava geeniterapiahoito vastaa tarpeeseen
perinndllisessa verkkokalvorappeumassa, jossa ei tahan mennessa ole ollut parantavaa
tai sairautta hidastavaa hoitoa. Tutkimusnayttoon liittyy kuitenkin epavarmuutta hoidon
vaikutuksen pitkaaikaiskestosta. Samoin haittojen, erityisesti suoni- ja verkkokalvoatrofian

merkitykseen pitkaaikaisvaikutuksena liittyy epavarmuutta.

10 Lisanayton keraaminen ja suosituksen vaikutusten seuranta

11 Suosituksen valmisteluun osallistuneet

Suosituksen valmisteluun Palkon ladkejaostossa (toimikausi 1.7.2023-30.6.2026) ovat

osallistuneet:
Puheenjohtaja:

Tulosryhmajohtaja Sirkku Jyrkkio, Varsinais-Suomen hyvinvointialue
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Jasenet:

e Laakintdneuvos Vesa Jormanainen, sosiaali- ja terveysministerio

o Ylilaakari Vesa Kataja, Etela-Savon hyvinvointialue

» Arviointiylildakari Kati Kinnunen, Pohjois-Savon hyvinvointialue

e Arviointiylildakari Niina Koivuviita, Varsinais-Suomen hyvinvointialue

e Yliproviisori Jaana Martikainen, Laakkeiden hintalautakunta /STM (15.8.2024
saakka)

e Arviointiylildakari Minna Marttila-Vaara, Varsinais-Suomen hyvinvointialue

e Arviointiylildadkari Sami Pakarinen, HUS-yhtyma

e Arviointiylildakari Anna-Kaisa Parkkila, Pirkanmaan hyvinvointialue

Asiantuntijat:

¢ Arviointipaallikké Vesa Kiviniemi, Fimea

e Vastaava asiantuntijaladkari Katariina Klintrup

Jaoston vastuusihteerina toimii erityisasiantuntija Outi Salminen (1.12.2023 alkaen).
12 Suosituksen hyvaksymiseen osallistuneet

Taydentyy myohemmin.

13 Suosituksen valmistelun vaiheet

e Toukokuu 2024 Fimean arviointiraportin julkaisu

e 19.8.2024 suositusluonnoksen 1. kasittely laakejaostossa

e Xx.y.2024 Palko hyvaksyi suositusluonnoksen vietavaksi kommentoitavaksi
otakantaa.fi-palveluun

e pv.kk.2024 suositusluonnoksen 3. kasittely laakejaostossa

e pv.kk.2024 Palko hyvaksyi suosituksen
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NUSINERSEENIA KOSKEVAN PALKON SUOSITUKSEN PAIVITYSPYYNTO

Palkon suositus 4.2.2022

Palko hyvaksyi 4.2.2022 suosituksen, jonka mukaan nusinerseeni kuuluu julkiseen
palveluvalikoimaan seuraavin edellytyksin:

Uudet diagnosoidut SMA1- tai SMA2-potilaat

Potilaalla on kliinisesti ja geneettisesti todettu SMA1- tai SMA2-tauti.

Potilas ei ole pysyvan hengitystuen tarpeessa tai ei ole muuta laaketieteellista estettd hoidon
toteuttamiselle.

Jo hoitoa saavat SMA1- ja SMA2-potilaat

Potilas ei ole pysyvan hengitystuen tarpeessa tai ei ole muuta ladketieteellistd estetta hoidon
toteuttamiselle ja jatkohoidon kriteerit tayttyvat. Hoitoa voidaan jatkaa potilaan tayttdessa
18 vuotta, jos jatkohoidon kriteerit tayttyvat.

SMA3-potilaat

Alle 18-vuotiaat SMA3-potilaat, joiden oireet ovat alkaneet lapsuusidssa, tauti on varmistettu
geenitutkimuksella ja taudin kulku on nopeasti eteneva (esimerkiksi HFMS
toimintakykymittarin pisteiden lasku vahintdan kolmella pisteelld vuodessa). Hoidon
vaikuttavuus on arvioitava vuoden hoitokokeilun jalkeen.

Lisdksi edellytetadn erittdin merkittdvaa hinnanalennusta nykyiseen hintaan verrattuna.
Suosituksen johtopaatoksissa Palko totesi:

e Spinaalinen lihasatrofia on geneettinen sairaus, jonka eri muodot poikkeavat toisistaan
alkamisidltaan ja vaikeusasteeltaan. Sairaus on yksil6llisesti eteneva ja luonnollisessa
kulussa on huomattavia eroja myds eri alaryhmien sisalla. Tama vaikeuttaa
hoitokriteerien asettamista ja sairauden kulun ennustamista.

e Nusinerseenin tutkimusnayttdon liittyy puutteita. Tutkimuksissa ei ole ollut yleensa
vertailuryhmid, potilasmaarat ovat olleet pienia ja seuranta-ajat lyhyita.
Arkivaikuttavuustiedon tulkintaa vaikeuttaa se, etta potilaiden taudinkuva on vaihteleva,
kaytetyt mittarit vaihtelevat ja seuranta on puutteellista. Tutkimusten tulokset olivat
kuitenkin yhtenevia ja potilaiden toimintakyky ainakin jollakin motorisen toiminnan
alueella paasaantoisesti parantui tutkimusten aikana.

e SMA1- ja SMA2-potilasryhmissa on tutkimustietoa vertailevassa tutkimusasetelmissa ja
vaikuttavuuden edellytykseksi oli tutkimuksissa asetettu ja todettu merkittava ero
motorisessa suoriutumisessa. Palkon aiemmassa suosituksessa jatkohoidon
edellytyksena oli, ettd voidaan luotettavasti todeta ensimmaisen hoitovuoden aikana
potilaan toimintakyvyn parantuneen huomioiden hanen ikdnsa, toimintakykya rajoittavat
pysyvat tukielinten rakenteelliset muutokset seka taudin luonnollisen kulun vaihe.
Kliinisessa kaytanndssa on kuitenkin hyvaksytty myos jaksavuuden paraneminen, johon
on voinut vaikuttaa myds muun hoidon tehostuminen. Pitkdaikaisvaikuttavuustieto
vaikutuksista elinikddn tai myohempaan hengitystukihoidon tarpeeseen SMA2-ryhmassa
puuttuu edelleen.

Meritullinkatu 8, Helsinki Puhelin 0295 16001 e-mail:
PL 33, 00023 VALTIONEUVOSTO palveluvalikoima.stm@gov.fi
www.palveluvalikoima.fi
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Tutkimustulosten mukaan vain osa potilaista hyotyy nusinerseenista kliinisesti
merkittavasti. Aikuisilla toimintakyvyn paraneminen oli vahdisempaa kuin lapsilla ja
nuorilla. Palkon ndkemyksen mukaan myéhemmassa vaiheessa diagnosoitujen nuorten
ja aikuisten SMA2- ja SMA3-potilaiden hoidon aloitusta nusinerseenilla ei voida suositella
tutkimusnayttoon liittyvien rajoitteiden takia. Arkivaikuttavuusaineistoista kootuissa
tiedoissa seurantamittaukset sisaltavat mm. paljon puuttuvaa tietoa. Lisdksi
tutkimuksissa potilaat ovat keskenaan hyvin erilaisia niin idn kuin motorisen
toimintakyvyn suhteen. Kalliin ja hoitoresursseja merkittavasti tarvitsevan hoidon
kohdentamisessa on tarkeda, ettd hoito kohdistetaan siihen potilasryhmaan, jonka
kohdalla on tutkimusnayton perusteella mahdollista kliinisesti merkittavasti vaikuttaa
taudin luonnolliseen kulkuun ja ennusteeseen. Tama edellyttda objektiivisin mittareiden
avulla tehtya arviointia ja seurantaa, mutta myos potilaslahtisten mittareiden
kehittamista.

Nusinerseeni-hoito tulisi aloittaa mahdollisimman varhaisessa vaiheessa. Oireettomien,
geenitestilla todettujen lasten hoidosta on alustavaa nayttoa ja ndma potilaat saavuttivat
taitoja, joita SMA1- ja SMA2-potilaat eivat yleensa saavuta. Toisaalta, kun
seulontatutkimuksessa l6ytyy 3—4 SMN2-geenikopiota, ei voida oireettomassa vaiheessa
tietdd, mihin SMA-alaryhmaan he tulisivat kliinisen kulun mukaan kuulumaan, eli missa
idssa tauti tulisi aiheuttamaan oireita. SMA:n seulonta tulisi arvioida kansallisten
seulontakriteerien mukaisesti. Seulontaohjelmien arviointi ja niista paattaminen on
STM:n vastuulla.

Nusinerseenin turvallisuudessa ei ole tullut esille uusia huolenaiheita
Nusinerseeni-hoitojen toteuttaminen kuormittaa erikoissairaanhoitoa, eikd nuorten
SMAZ2-potilaiden siirtymiseen noin 18 vuoden idssa aikuisneurologiseen hoitoon ole
valmistauduttu. Vaikka kyseessa tulee olemaan usean vuoden ajan vain yksittaisia
potilaita, on potilaiden siirtymiseen varauduttava, koska SMA-taudin hoitoa ja potilaiden
hoidon arvioinnissa kdytettavid menetelmia ei tunneta aikuisneurologian puolella.
Nusinerseeni-hoidon laajentaminen kattamaan nykyisen kohderyhman lisdksi muita
SMApotilasryhmia edellyttda merkittavid henkilostolisaresursseja erikoissairaanhoidossa.
Korkeiden kustannusten takia on tarkeaa, ettad hoito kohdistetaan vain niille SMA-
potilaille, joiden on todettu hyotyvan hoidosta kliinisesti merkittavasti. SMA1- ja SMA2-
potilailla hoitovaste on objektiivisesti todettu vertaisasetelmassa, ja kliinisesti merkittava
tulos tarkoitti muutoksia validoiduissa motorisissa arviointimenetelmissa (vahintdan 3
pisteen muutos HFMSE). Kliininen asiantuntijaryhma on Palkon suosituksen mukaisesti
arvioinut hoidon jatkamisen edellytykset yhtenaisin periaattein, joissa on kuitenkin
hyvaksytty hoitovasteeksi myos sellaisia laadullisia muutoksia, jotka eivat ndy itsendisen
toimintakyvyn muutoksena, kuten vireystilan muutos.

Kokemukset Palkon vuosina 2018 ja 2019 antamien nusinerseeni-suositusten jalkeen
ovat osoittaneet, ettd kdyttdjien maara ja kustannukset ovat olleet arvioitua
korkeammat ja vaikutukset odotettua pienemmat, mika heikentda merkittavasti
kustannusvaikuttavuutta. Jos kdytdn piiriin otettaisiin laajasti my0s kaikki aikuiset SMA3-
potilaat, kasvaisivat kdyttajien maara, kustannukset ja hoitoresurssin tarve merkittavasti,
silla SMA3:ssa elinajanodote on normaali. Palkon nakemyksen mukaan kaytén
laajentaminen tdhan ryhmaan ei ole odotettavissa olevan terveyshyodyn ja
kokonaiskustannukset huomioiden perusteltua. Poikkeuksena ovat sellaiset SMA3-
lapsipotilaat, joilla tauti etenee nopeasti lapsuudessa. Taman potilasryhméan kohdalla
voisi olla perusteltua arvioida nusinerseeni-hoidon mahdollisuudet yllapitaa
toimintakykyd, ja hoidon vaikutus olisi myds arvioitavissa ensimmaisen hoitovuoden
aikana.
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Biogen Oy:n uudelleenarviointipyynto 11.6.2024

Myyntiluvan haltija Biogen Oy on pyytanyt Palveluvalikoimaneuvostoa paivittdmaan nykyista
suositusta niin, etta spinaalista lihasatrofiaa sairastavat yli 18-vuotiaat SMA 1,2 ja 3 potilaat
sisallytetdan nusinerseenihoidon julkisen palveluvalikoiman piiriin

Biogen Oy perustelee pyyntoa

- tosieldman tutkimusnaytolla:
Nusinerseenihoidon aikana saavutettiin tilastollisesti ero Idhtdtasoon verrattuna kaikilla
toimintakykya arvioinneilla testeilla noin kolmen vuoden seurannassa, eika hoidon
myo6ta ilmaantunut uusia turvallisuuteen liittyvid havaintoja (Glnther ym.,2024).
Nusinerseenihoidolla osoitettiin myos olevan positiivinen vaikutus aikuispotilaiden
kavelykykyyn, ja osalla kdvelymatka piteni kuuden minuutin kavelytestissa jopa kliinisesti
merkitsevasti (> 30 metrid) kolmen vuoden seurannassa (Pechmann A., ym. 2023).
Eldamaénlaatua arvioinneessa tutkimuksessa (Bonanno S., ym. 2022) potilaat raportoivat
nusinerseenihoidon vaikuttaneen merkittavasti kaikkiin (lihaskrampit ja kipu poislukien)
INQol -kyselylomakkeella arvioituihin elamanlaadun osatekijéihin ja hoidon
vdahentdneen potilaiden kokemaa vasymysta 14 kuukauden seurannassa.

- nusinerseenihoidolle soveltuvien aikuispotilaiden rajattuun maaraan:
Yrityksen mukaan nusinerseenihoidolla olevien potilaiden maara on laskenut
voimakkaasti (yli 60 %) viimeisen 12 kk aikana, sen jalkeen, kun toinen SMA:n hoitoon
tarkoitettu itseannosteltava ladkevalmiste tuli sairausvakuutuksen korvattavuuden
piiriin. THL:n mukaan Suomessa on 76 yli 18-vuotiasta SMA 1,2 tai 3 potilasta
(23.11.2023). Yrityksen arvion mukaan noin 20% (16 potilasta) nadista potilaista
saattaisivat olla soveltuvia nusinerseenihoitoon.

- kohtuulliseen kokonaisbudjettivaikutukseen ldhivuosien aikana:
Yritys arvioi ndistd 16 aikuisesta nusinerseenipotilaasta noin kolmasosan siirtyvan
vuosittain pois nusinerseenilta. Yrityksen mukaan suosituksen laajentaminen koskemaan
myods SMA 1, 2 ja 3 aikuispotilaita ei korkeimmillaankaan lisda nusinerseenin
potilasmaaraa eika kustannuksia sille tasolle, jolla se oli kesdakuussa vuonna 2023.
Budjettivaikutus on siten kohtuullinen, ja merkittavasti laskusuuntainen tulevina vuosina.

Biogen Oy pyytdaa myods huomioimaan, etta jatkossa kaikki yli 18-vuotiaat, 1adkehoidon
lapsena aloittaneet, ovat automaattisesti hoidon piirissa ja suosituksen paivitystarve
koskettaa talla hetkelld katveessa olevia aikuispotilaita.

Palkon kasikirja 4.6: Suosituksen pdivittaminen

Paatettdessa paivityksen kdynnistamisesta otetaan huomioon:
e uudet aiheeseen liittyvat julkaistut tutkimukset ja niiden tulokset
e uusien tutkimustulosten johdosta mahdollisesti merkittavasti muuttuvat
hoitokadytannot (huomioidaan myds muut kdyttéon tulleet tai kdytosta poistuneet
menetelmat)
e kustannusvaikuttavuuden arvion mahdollisesti muuttuneet perusteet
e hoidon kohdentamisen tarkentuminen (hyoty-haitta —analyysin tulos muuttuu)
e systemaattisesti keratty tieto menetelman kliinisesta kaytosta osoittaa hoitoon
liittyvan odottamattomia tai odottamattoman paljon haittoja.
Tutkimustuloksia ja niiden patevyytta verrataan voimassa olevan suosituksen perusteisiin.
Uuden tutkimustiedon on pystyttdava vahvistamaan naytt6a suuntaan tai toiseen. Heikko
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tutkimusasetelma ei vahvista nayttoa. Palko voi myds suositusta paivittamatta paattaa, ettei
aiempi suositus ole enaa voimassa.

Uudelleenkasittelyn kaynnistamisesta paattaa Palkon kokous lddkejaoston valmistelun
pohjalta.

Lddkejaosto 17.6.2024

Jaosto kasitteli asiaa kokouksessaan ja katsoi, ettei se esitd Palkolle suosituksen uudelleen
kasittelyn kdaynnistamista seuraavin perustein.

Uudelleenkasittelyn aloittamisen kynnys on alempi kuin suosituksen lopputuloksen
muuttamisen kynnys. Asiassa tulee arvioitavaksi, sisdltadako uusi tutkimustieto sellaista uutta
nayttdad, jonka perusteella aiemman suosituksen lopputuloksen lopputulos mahdollisesti
voisi muuttua.

Palkon aiempi aikuiset potilaat poissulkeva suositus perustui mm. seuraaviin perusteluihin:

e Aikuisilla toimintakyvyn paraneminen oli vahadisempaa kuin lapsilla ja nuorilla. Palkon
nakemyksen mukaan myohemmassa vaiheessa diagnosoitujen nuorten ja aikuisten
SMAZ2- ja SMA3-potilaiden hoidon aloitusta nusinerseenilla ei voida suositella
tutkimusnayttoon liittyvien rajoitteiden takia. Arkivaikuttavuusaineistoista kootuissa
tiedoissa seurantamittaukset sisdltavat mm. paljon puuttuvaa tietoa. Lisdksi
tutkimuksissa potilaat ovat keskenaan hyvin erilaisia niin idn kuin motorisen
toimintakyvyn suhteen. Kalliin ja hoitoresursseja merkittavasti tarvitseva hoito tulisi
kohdistaa siihen potilasryhmaan, jonka kohdalla on tutkimusnaytén perusteella
mahdollista kliinisesti merkittavasti vaikuttaa taudin luonnolliseen kulkuun ja
ennusteeseen. Tama edellyttda objektiivisin mittareiden avulla tehtya arviointia ja
seurantaa, mutta myos potilaslahtdisten mittareiden kehittamista.

¢ Nusinerseeni-hoitojen toteuttaminen kuormittaa erikoissairaanhoitoa, eikd nuorten
SMAZ2-potilaiden siirtymiseen noin 18 vuoden idssa aikuisneurologiseen hoitoon ole
valmistauduttu. Vaikka kyseessa tulee olemaan usean vuoden ajan vain yksittaisia
potilaita, on potilaiden siirtymiseen varauduttava, koska SMA-taudin hoitoa ja potilaiden
hoidon arvioinnissa kdytettavid menetelmia ei tunneta aikuisneurologian puolella.

e Jos kdyton piiriin otettaisiin laajasti myos kaikki aikuiset SMA3-potilaat, kasvaisivat
kayttajien maara, kustannukset ja hoitoresurssin tarve merkittavasti, silla SMA3:ssa
elinajanodote on normaali. Palkon ndakemyksen mukaan kdyton laajentaminen tahéan
ryhmadan ei ole odotettavissa olevan terveyshyddyn ja kokonaiskustannukset
huomioiden perusteltua.

Myyntiluvan haltijalla ei ollut esittdad uudelleenkasittelypyynnon perusteeksi riittavan
laadukasta uutta tutkimusnayttdd, ja pyynnon perustelut liittyivat pdaosin oletettuihin
muuttuviin potilasmaariin ja taloudellisiin nakékulmiin.

Ladkejaosto totesi johtopaatoksena, ettd toimitetun materiaalin perusteella suosituksen
uudelleen kasittelyn kdaynnistaminen ei olisi perusteltua. Jaosto katsoi myos, ettei ollut muita
mahdollisia syista uudelleen kasittelyn kaynnistamiseen.
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Esiselvitys aihe-ehdotuksesta

TAUSTA

STM on ehdottanut Palkolle aloitettavaksi suositusvalmistelua lasten ja alle 23-vuotiaiden
nuorten mielenterveyden hairididen ennaltaehkaisyn ja lievien ja keskivaikeiden komplisoitu-
mattomien oireiden ja hairididen hoidon psykososiaalisista menetelmista perustason palve-
luissa. Aihe-ehdotus liittyy valmistelussa olevaan hallituksen esitykseen sosiaali- ja terveyden-

huollon lainsaadanndn muutoksiksi lasten ja nuorten terapiatakuun toteuttamiseksi.

Esiselvityksessa on todettu, etta koska suositus koskisi lukuisten oirekuvien ja hairididen eh-
kaisya ja hoitoa seka menetelmien soveltuvuutta sosiaalihuollon psykososiaalisen tuen mene-
telmiksi, tyo on laaja. Suurin tarve olisi aloittaa epidemiologisesti keskeisimmistd mielentervey-
den oireista ja hairidista, masennuksesta, ahdistuneisuudesta ja lasten tunne- ja kaytoshairioi-
den ehkaisysta ja hoidosta ja edeta sen jalkeen vahemman yleisiin hairidihin. Ehdotettava suo-
situs koskisi my0s ko. hairididen ehkaisya, jolloin sita voidaan talta osin soveltaa myos sosiaa-
lihuollon toimintaan. Terapiatakuun HE:ssa menetelmien kayttda sosiaalihuollon osalta on
maaritelty kaytettavan "psykososiaalisen hyvinvoinnin vahvistamisessa” ja "psyykkisen toimin-

takyvyn heikkenemisesta johtuvaan tuen tarpeeseen vastaamisessa’.

Aihe-ehdotuksessa esitetaan, etta suosituksen laatimisessa tulisi huomioida sosiaali- ja tervey-
denhuollon roolien ja lakisaateisten tehtavien erilaisuudet, mutta myds molempien hallinnon-
alojen kayttdéon soveltuvat psykososiaaliset menetelmat. Suosituksessa tulee ottaa kantaa sii-
hen, mitka psykososiaaliset menetelmat soveltuvat mielenterveytta tukevaan ja ennaltaehkai-
sevaan tyéhon ja mitd menetelmia tulisi kayttaa lasten ja nuorten perusterveydenhuoltoon kuu-

luvassa mielenterveyden hoidossa.

Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto

Meritullinkatu 8, Helsinki

PL 33, 00023 VALTIONEUVOSTO

Puhelin 0295 16001 Sosiaali- ]a .
www.palveluvalikoima.fi terveysministerio
palveluvalikoima.stm@gov.fi
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Esiselvitysvaiheessa on arvioitu tarkoituksenmukaiseksi aloittaa tydskentely yleisista terveys-
ongelmista. Kuitenkin lasten ja alle 23-vuotiaiden nuorten terapiatakuun piiriin kuuluu laaja
kirjo erilaisia mielenterveyden oireita ja hairioita, ja on todennakoisesti tarve jatkaa suositusval-
mistelua koskemaan myos muita psykososiaalisia menetelmia muissa terveysongelmissa ma-
sennuksen, ahdistuneisuuden ja tunne- ja kaytdsoireiden lisdksi. Paihdehairididen psykososi-

aalisista menetelmista on jo olemassa PALKOn suositus.

Suositusvalmistelua ehdotetaan aloitettavaksi seuraavasta kolmesta yleisimmasta hairiosta:

Arvioitava terveysongelma tai menetelma (esim. laakehoito, toimenpide, tutkimus) *
« Masennuksen ehkaisy ja hoito (lievat, keskivaikeat komplisoitumattomat)
o Ahdistuneisuushairididen ehkaisy ja hoito (lievat, keskivaikeat komplisoitumattomat)
« Tunne- ja kaytdshairididen ehkaisy ja hoito (lievat, keskivaikeat komplisoitumattomat)
Missa potilasryhmassa terveysongelmaa tai menetelmaa tulisi arvioida?

Nuoret ja nuoret aikuiset (13—22-vuotiaat), (18—22-vuotiaat aikuispalveluissa, hoitoketjuissa

vaihtelua alueellisesti ja alueiden valilla)
Lapset (alle 13-vuotiaat)

Mita arvioinnissa pitaisi mielestasi ottaa huomioon?

« Kiliininen vaikuttavuus ja turvallisuus: kirjallisuuskatsauksella haettava tutkimus-
naytto

o Kustannukset: budjettivaikutukset menetelmakohtaisesti, HE:ssa on tehty taloudellis-
ten vaikutusten arviointi

« Potilasnakokulma: hoidollinen tarve, menetelman kayton perusteltavuus, palveluiden
saavutettavuus

« Eettiset kysymykset: erityisen haavoittuvat potilasryhmat, stigma, heijastevaikutukset
ymparistosta ja ymparistoon

« Juridinen nakokulma: avosairaanhoidon ja ehkaisevan terveydenhuollon seka sosiaa-
lihuollon valinen tyonjako, sosiaalipalveluiden ja terveydenhuollon yhdyspinnat ja yh-

teensovitetut palvelut

Sosiaali- ja
terveysministerio



3(6)

o Organisatorinen nakokulma: HVA jarjestamisvastuun toteutuminen, yllapidon malli,

perustason palveluiden vahvistaminen ja varhainen hoitoon paasy.

« hoitoketjuissa vaihtelua alueellisesti ja alueiden valilla, toteuttamisen toiminta-

mallien yhtenaistaminen
Milloin arvioinnin tai suosituksen tulisi olla valmiina? Miksi?

e 1.6.2025, mahdollisuuksien mukaan heti terapiatakuu lain voiman tultua (arviovoimaan-
tulosta 1.5.20257)

Mita arviointeja tai suosituksia aiheesta on jo tehty tai on tekeilla?

« Aiemmin tehtyjen arviointien hydédyntdminen Suomesta ja kansainvalisesti, ndma koo-

taan suositusvalmistelun mahdollisesti alettua
« Lasten ja nuorten psykososiaalisia hoito- ja kuntoutusmenetelmia sisaltyy PALKOn suo-
situksiin:
o Psykoterapiat ja muut psykososiaaliset hoito- ja kuntoutusmenetelmat mielenter-

veys- ja paihdehairididen hoidossa (2018),

o Riippuvuussairauksien hoidon ja kuntoutuksen psykososiaaliset menetelmat osa
1: Alkoholiriippuvuus (2020) seka Huumeriippuvuuksien hoidon ja kuntoutuksen

psykososiaaliset menetelmat (2021).

e Yhtenaiset kiireettoman hoidon perusteet (2019) sisaltavat suositukset perusterveyden-

huollon ja psykiatrian alojen tyonjaosta ja yhteistyosta palvelujen jarjestamisessa.

« Aihepiirista on laadittu useita Kaypa hoito —suosituksia, joissa ei kuitenkaan paasaantoi-

sesti arvioida olemassa olevia strukturoituja interventioita.

e Itla on koonnut Kasvun tuki —sivustolle sosiaali- ja terveydenhuollon psykososiaalisia

interventioita.
« Suosituksessa tulee hyédyntaa myds sosiaalihuollon toimintaan liittyvaa tietopohjaa.

« Muiden maiden palveluvalikoima suositukset (Ruotsi (Socialstyrelsen), Englanti (NICE,

NHS), muut Pohjoismaat,

Sosiaali- ja
terveysministerio



Palkon arviointikriteerit suositusai-

heista paatettaessa

Kliinisten kaytantojen ja menetelmien
seka naiden saatavuuden alueellinen
vaihtelu, yhdenvertaisuus (jo kaytdssa

olevien menetelmien osalta)

Terveysongelman yleisyys

Terveysongelman vakavuus
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Onko naista tietoa, miten palveluita talla hetkella

saatavissa?

Kaikkiin kolmeen terveysongelmaan on koulutettu
psykososiaalisia menetelmia aiemmissa kehitta-
mishankkeissa (Tulevaisuuden sote-keskus-
hanke), mutta edelleen on alueellista vaihtelua
menetelmien kaytdssa ja osaamisessa.

OKA on huomauttanut siita, etta alueellinen ero
palveluiden saattautuvuudessa on iso ja saata-

vuutta on tarpeen yhdenmukaistaa

Lasten- ja nuorten mielenterveyden hairiot ovat li-
saantyneet. 0-12 vuotiaista 10 % ja nuorilla n.
20-25 % on mielenterveyden hairid. Nuorilla 70 %
kaikista terveysongelmista on mielenterveyteen

liittyva.

Miten vakava ongelma, mika vaikutus toimintaky-
kyyn, koulunkayntiin, opintoihin, syrjaytymiseen

etc.?

Lievien ja keskivaikeiden oireiden ja hairididen
hoidolla pyritdan varhaisen vaiheen interventioi-
hin, jotka ehkaisevat terveysongelmien komplisoi-
tumista. Lisaksi ikavaiheen toimintakyvyn heiken-
tyminen vaikuttaa merkittavasti koulunkaynti- ja

opiskelukyvyn heikkenemiseen, jolla on merkit-

Sosiaali- ja
terveysministerio



Terveydenhuollon menetelman (inter-

vention) turvallisuus (mm. haitat)

Taloudelliset vaikutukset

Eettiset kysymykset (esim. julkinen arvo-
keskustelu tarpeen, erityisen haavoittu-
vat potilasryhmat, yhdenvertaisuuskysy-
mykset, menetelman voimakas markki-

nointi)
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tava vaikutus pitkalle tulevaisuuteen (mm. elakoi-
tyminen varhain), koulutukseen, sosiaalisiin suh-
teisiin, sosioekonomiseen asemaan, tyoelamassa
parjaamiseen, ylisukupolviseen huono-osaisuu-
den periytymiseen jne.
Erityisestisuositusvalmistelussa on syyta huomi-

oida lasten oikeuksien toteutuminen.

Psykoterapioihin voi liittya haittavaikutuksia, ja
menetelmien kaytto edellyttaa koulutusta ja pereh-
tyneisyytta menetelmien kayttoon seka tyonoh-

jausta.

Soveltuvan menetelman valinta on kriittinen erityi-
sesti tilanteissa, joissa ennaltaehkaisy ei ole riitta-
vaa vaan tarvitaan hoitointerventio (hairididen tun-

nistaminen ja hoidon kohdentaminen).

Budjettivaikutukset palvelunjarjestgjille

Menetelmien kayttoonotto edellyttaa osaavan
henkiloston saatavuutta ja kouluttamista, ja lisaksi
mm. menetelmien laadun yllapidon ja tyonohjauk-
sen jarjestamista.

Kts. terapiatakuun taloudellisten vaikutusten arvi-

ointi.

Kyseessa erityisen haavoittuvat potilasryhmat,
jotka eivat valttamatta pysty ajamaan omaa etu-
aan.

Alueellisen saatavuuden yhdenvertaisuus ja hoi-

toon paasyn yhdenvertaisuus ovat kriittisia.

Sosiaali- ja
terveysministerio
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Alaikaisyyteen liittyvat tekijat ja huoltajien asema

ja yhteisty6 heidan kanssaan.

Sosiaali- ja
terveysministerio
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