Indikaatioiden laajennukset osaksi sairaalalaakkeiden kansallista
arviointi-suositus toimintaa: Pilotoitava toimintamalli

Tarve indikaatioiden laajennusten kansalliselle arvioinnille ja suositukselle

Arviointiyliladkarit (FinnCCHTA) ovat esittineet toiveen sairaalaléddkkeiden indikaatioiden
laajennusten kansallisesta arvioimisesta. Toistaiseksi sairaalalddkkeiden indikaatioiden laajennusten
arviointeja on tehty arviointiylilddkérien toimesta mini-HTA-muotoisina eri yliopistollisissa
sairaaloissa. Erityisend tarpeena esille on nostettu tarve taloudellisesta arvioinnista, koska téta
osaamista ja resursseja verkostossa tai hyvinvointialueilla ei ole tarvittavissa maérin.
Arviointiylilddkareiden verkosto ja Kansallinen Lédkeneuvottelukunta ovat ehdottaneet, ettid
sairaalalddkkeiden indikaatioiden laajennuksista tehtdisiin jatkossa Fimean tuottamana kansallisia
arviointeja ja annettaisiin Palkon toimesta suosituksia kansalliseen palveluvalikoimaan kuulumisesta
arviointiyliladkériverkoston koordinoimien mini-HTA arvioiden sijaan.

Arviointiyliladkarit ja myds 1ddkeyritykset ovat tuoneet esille, ettd useissa tilanteissa indikaatioiden
laajennukset voivat olla volyymiltddn merkittivimpid (=enemman potilaita, suuremmat
talousvaikutukset, jne.) kuin indikaatio, jolla lddke on tullut markkinoille ensimmaéisté kertaa. Tama
vastaa myos Fimean késitysti asiasta.

Edell4 kuvatusta johtuen, sairaalalddkkeiden indikaatioiden laajennusten arviointiin sekd suosituksen
tuottamiseen olisi tirked kehittdd uusi kansallinen malli.

Uusien sairaalaladakkeiden kansallisen arvioinnin nykytila ja Fimean pilotoima
toimintamalli

Fimea-Palko prosessissa on toistaiseksi keskitytty arvioimaan kaikki uudet ensi kertaa markkinoille
tulevat sairaalalddkkeet. Arvioita on tehty vuosittain 10-15 kpl. Indikaatioiden laajennuksia ei ole
arvioitu viime aikoina.

EMA:n sairaalalddkkeiden indikaatioiden laajennuksille myontdmien myyntilupien lukuméaéra on n.
20-30 kpl vuodessa. Osa valmisteista ei kuitenkaan tule Suomen markkinoille, joten kansallisessa
arviointiprosessissa késiteltdvien indikaation laajennusten maarén arvioidaan olevan luokkaa 10-20
kpl vuodessa. Uusien ldéikkeiden arviointien ja suositusten kasittelyt on toistaiseksi saatu toteutettua
nykyisin henkilresurssein.

Fimea kéynnisti 1.3.2023 alkaen pilotin, jonka toimintamalli ja ohjeisto on kuvattu erillisessi
dokumentissa. Fimea otti vastaan ensimmaéiset mallin mukaiset uusien laékkeiden hakemusmateriaalit
5/2023. Tdman jilkeen pilotissa on arvioitu (tai on arvioinnissa) kaikki uudet ensi kertaa Suomen
markkinoille tulevat valmisteet. Palko on valmistellut suositukset kaikista Fimean pilotissa
arvioimista uusista myyntiluvan saaneista ladkevalmisteista.

Taustavalmisteluja ehdotetulle toimintamallille

Fimean HTA yksikko ja Palkon sihteeristd kartoittivat kevittalvella 2024 erilaisia vaihtoehtoja
indikaatioiden laajennusten ottamiseksi osaksi kansallista arviointitoimintaa. Nyt ehdotettava
toimintamalli on kartoitetuista vaihtoehdoista sellainen, jota olisi mahdollista pilotoida Fimean ja
Palkon toimesta nykyresurssein. Indikaatioiden laajennusten arviointiin ja suositusten valmisteluun
ehdotettavan menettelyn on tavoitteena olla riittdvén nopea ja nykytilanteeseen soveltuva huomioiden,


https://fimea.fi/documents/147152901/159465524/hakemuspilotit+210223.pdf/bbdd7762-7e44-7e7d-92f6-1ea61dbbe03b/hakemuspilotit+210223.pdf?t=1677665129793
https://fimea.fi/documents/147152901/159465524/hakemuspilotit+210223.pdf/bbdd7762-7e44-7e7d-92f6-1ea61dbbe03b/hakemuspilotit+210223.pdf?t=1677665129793

ettd nykyresurssit eiviat mahdollista tdysimittaisten uusille lddkkeille tehtdvien arviointien ja
suositusten mukaista menettelya.

Ehdotettua toimintamallia on tarkoitus pilotoida noin vuoden ajan, minka jélkeen pilotoinnin
perusteella arvioidaan toimintamallin toimivuus, hyodyt, kehittdmiskohteet sekd mahdollinen tarve
toiminnan laajentamiselle. Pilotin kokemusten ja tehdyn arvioinnin perusteella tulee arvioida myos
mahdollisen toiminnan laajentamisen edellyttdmat resurssit seké vaikutukset sidosryhmiin.

Uusien, ensimmaisté kertaa markkinoille tulevien, valmisteiden osalta nykyiseen menettelyyn ei tdssé
vaiheessa esitetd muutoksia.

Ehdotus toimintamallista
Mddrittelyt ja rajaukset

Kiytossi olevien lddkehoitojen indikaation laajennuksella tarkoitetaan téssé yhteydessé
ladkevalmistetta tai -hoitoa, jolla on jo aiemmin myyntilupa johonkin kédyttdaiheeseen X ja joka on
kaytossd Suomen markkinoilla, ja jolle on myonnetty kéyttdaiheen laajennus kayttoaiheeseen Y. Téssd
esitettidva toimintamalli koskee vain téllaisten 1ddkehoitojen arviointia ja suosituksen tuottamista
tilanteissa, jossa kédyttoonottoa mietitddn ja tarve kansallisesti toteutettavalle arvioinnille ja
suositukselle on tunnistettu.

Uudet, ensimmiistii kertaa markkinoille tulevat valmisteet arvioidaan Fimean toimesta nykyisin
menettelyin (hakemusmenettely tai viranomaisaloitteinen arviointi) ja ne kasitellddan Palkon
suositusprosessiin.

Ei kiytossi tai Suomen markkinoilla olevat valmisteet, joilla on jo myyntilupa jossakin
kayttdaiheessa X mutta eivit ole vield Suomen markkinoilla tai kdytdssa, ja joille myonnetdan
kéyttdaiheen laajennus kdyttoaiheeseen Y, pyritdén arvioimaan 1dhtokohtaisesti vastaavalla
menettelylla kuin uudet ensimmadista kertaa markkinoille tulevat valmisteet vaikkakin kyseessd on
teknisesti indikaation laajennus.

Kaytdssa olevien ladkehoitojen indikaation laajennusten arvioinnin prosessi
1. Suositusprosessin kdynnistyminen
a. Arviointiyliladkariverkosto ehdottaa mini-HTA:n tai muun menettelyn kautta
arvioinnin siirtdmista Fimea-Palko-prosessiin, mikali aihe on taloudellisesti
merkittavé tai siihen liittyy muutoin tarve mini-HTA:ta laajempaan késittelyyn.
b. Fimeassa tehdaan tarvittaessa aiheesta hyvin lyhyt tarvekartoitus, jossa arvioidaan
laékehoidon edellytyksié ja soveltuvuutta suositusprosessiin.
2. Palkon sihteerist6 arvioi aihe-ehdotuksen ja paasihteeri paattaa suositusvalmistelun
kaynnistamisesta.
a. Mikali Palko kdynnistaa suositusprosessin, tiedottaa se julkisesti asiasta ja Fimea
informoi myyntiluvan haltijaa.

i. Suositusprosessin kdynnistymiseen tai kdynnistamatta jattdmiseen vaikuttavat
aiheen hoidollinen ja taloudellinen merkitys, Palkon suositusvalmisteluun
kéytettavissa olevat resurssit sekd Fimean arviointilausunnon tuottamiseen
kulloinkin kaytettdvissa olevat resurssit.

b. Palkon sihteeristo pyytadé Fimealta arviointilausuntoa asiasta.
3. Arviointi (n. 4 vko)



a. Fimea pyytéé tarvittaessa myyntiluvan haltijalta lisatietoja ja tuottaa
arviointilausunnon.

b. Arviointilausunto toimitetaan Palkon sihteeristdlle. Lausunto toimitetaan néhtévaksi
my0s arvioinnin kohteena olevan ladkevalmisteen myyntiluvan haltijalle.
Arviointilausunto pyritdén tuottamaan n. 4 viikon kuluessa suositusprosessin
kaynnistymisestd, ellei Fimea muuta ilmoita.

c. Liitteessd 1 on kuvattu Fimean tuottaman arviointilausunnon sisélto. Joissakin
tilanteissa arviointilausuntoa voidaan laajentaa kattamaan my0s muita tietoja, joka
voi vaikuttaa myds arvioinnin kestoon.

4. Suosituksen laadinta

a. Fimean arviointilausunto esitellddn L&&kejaostossa (1. kasittely) ja Ladkejaosto linjaa
suosituksen valmistelua arviointilausunnon perusteella.

b. Palkon sihteeristd valmistelee suositusluonnoksen arviointilausunnon ja Ladkejaoston
linjausten perusteella, ottaen huomioon soveltuvin osin muun kéytgssa olevan
materiaalin.

c. Palkon vastuusihteeri vie suositusluonnoksen L&akejaoston kasiteltavéksi (2.
kasittely). Ladkejaosto paattad suositusluonnoksen viemisesté julkisesti
kommentoitavaksi otakantaa-palveluun (4 vkoa). Myyntiluvan haltija voi lahettda
suositusvalmistelun aikana kommenttinsa tai otakantaa- vaiheessa vastineensa Palkon
sihteeristolle. My6s muilta tahoilta voidaan pyytéaa lausuntoja tarvittaessa.

d. Palkon vastuusihteeri viimeistelee suositusluonnoksen otakantaa-palvelun
kommenttien, vastineen ja pyydettyjen lausuntojen perusteella ja vie suosituksen
Laakejaoston hyvaksyttavaksi esitettavaksi Palkon neuvostolle (3. kasittely).

5. Suosituksen hyvaksynta
a. Palkon Neuvostolle esitellaan suositusluonnos ja Palkon neuvosto
i. hyvéksyy suosituksen
ii. palauttaa suosituksen Laé&kejaostoon jatkovalmisteluun
iii. hylkaa suositusluonnoksen
6. Viimeistely ja julkaisu

a. Hyvéksytty suositus viimeistellaan ja julkaistaan Palkon nettisivuilla ja siita
tiedotetaan.

Prosessin vaiheet on kuvattu oheisessa kuvassa (kuva 1).
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Kuva 1. Indikaation laajennuksen Fimea-Palko (arviointi-suositus) prosessin ehdotus pilotointiin



Liite 1. Arviointilausunnon sisiltd (raportin pituus noin 8-15 sivua)

1. Taustaa sairaudesta

- millainen sairaus, ilmaantuvuus, kuolleisuus
- nykyinen hoitokaytantd, mahdolliset hoitolinjat, hoitosuositukset
- vertailuhoito/hoidot

2. Lyhyt kuvaus ladkkeesta

- kayttéaihe
- vaikutusmekanismi lyhyesti
- annostus ja antotapa

3. Keskeinen tutkimusnayttd
- mihin tutkimukseen/tutkimuksiin tutkimusnayttd perustuu?
3.1. Paatutkimuksen kuvaus

- tutkimuksen kohderyhma

- tutkimuskohortit

- annostus

- ensisijaisten ja toissijaisten lopputulosmuuttujien kuvaus

- mediaani seuranta-aika primaarianalyysin ajankohdassa (ja paivitetyssa analyysiajankohdassa)
- potilaiden tarkeimpien ominaispiirteiden kuvaus

3.2. Tutkimuksen tulokset: kliininen vaikuttavuus

- tutkimuksen paatulokset lyhyesti
- alaryhméaanalyysien tulokset tai maininta, jos sielté ei nouse mitaan erityista
- terveyteen liittyva elaménlaadun mittaaminen tutkimuksessa ja sen tulokset

3.3. Tutkimuksen tulokset: turvallisuus

- yhteenveto tutkimuksessa havaituista haittatapahtumista

- yleisimmat haittatapahtumat listattuna

- tutkimuksen aikaiset kuolemat

- EMAnN arviointiraportissa listatut turvallisuuteen liittyvat huolenaiheet ja kuinka paljon niité esiintyi
tutkimukset aikana

4. Kustannukset

- potilaskohtaiset ladke- ja annostelukustannukset tarkastellulle 1aékkeelle ja vertailuhoidolle kuukausittain
jaltai keskimaéraisen hoidon keston (tai hoidon keston mediaanin) mukaan

- mahdollisesti kumulatiiviset potilaskohtaiset kustannukset esim. kahden vuoden ajalta

- karkeasti esitetty budjettivaikutus, jos potilasmaéara on tiedossa

5. Kustannusvaikuttavuus

- tiedot muiden maiden arvioinneista (vertaa kappaleeseen 6)
- onko julkaistu tieteellisia artikkeleita, joissa tietoa kustannusvaikuttavuudesta
- pohdinta taloudelliseen arviointiin liittyvistéa epavarmuustekijoista erityisesti Suomen nakdkulmasta

6. Muiden maiden HTA-arvioinnit ja suositukset kayttoonotosta
- Yhteenveto muiden maiden arvioinneista ja suosituksista ja niiden perustelut

7. Yhteenveto ja pohdinta








