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Hyvat suosituksen laatijat,

Kiitdmme yksityiskohtaisesta ja perusteellisesta suositusluonnoksesta "Voretigeenineparvoveekki molempien alleelien
RPEG65-mutaatioista johtuvan perinnéllisen verkkokalvorappeuman hoidossa".

Seuraavassa haluamme kayttdd mahdollisuuden vastata luonnokseen ja esittdd ndkemyksemme eréista esille tulleista
epavarmuustekijoista, erityisesti potilaiden yldikdrajan osalta.

1) RPE65-geenivarianttien fenotyypeisséa on suuria eroja. Vaikka osalla kantajista nakokyky heikkenee nopeasti
jo nuorella ialla, on joukossa myos yksil6ita, joilla sairauden kulku on lievempi ja hitaampi hypomorfisten RPE-
alleelien johdosta. Naiden yksiléiden ndkoé sailyy pidempaan ja he saattavat soveltua voretigeenineparvoveekki-
hoidolle myds korkeammalla ialla [1-4].

2) Kaikissa tutkimuksissa, joissa arvioitin voretigeenineparvoveekin hyotyja RPE65-geenimutaatioiden
aiheuttamissa perinndllisissé  verkkokalvon dystroficissa  (tutkimukset 101/102/301/302/PERCEIVE),
tutkimuspopulaatiot sisélsivat yli 40-vuotiaita osallistujia (ikdjakauma: 2-51 vuotta). Yli 40-vuotiaat potilaat
soveltuivat vorotigeenineparvoveekki-hoidolla kuten nuoremmat potilaat muiden kriteerien tayttyessa. [5-7].

3) EMA:n arviointiraportin EMA/CHMP/700911/2018 mukaan, kokeneet silmélaakarit ovat parhaita ottamaan
huomioon kaikki tekijat, kuten verkkokalvon rakenteen seka toiminnan, ja perustamaan hoitopaatdksen
yksilélliseen riski-hyétyarviointiin. EMA:n  asiantuntijoiden mukaan, hoidolle soveltuvien potilaiden
tunnistamisessa tulee erityisesti huomioida sairauden vaikeusaste ian sijaan [8]. EMA:n hyvaksyma
kayttéaihe: Luxturna on tarkoitettu aikuisten ja pediatristen potilaiden hoitoon tilanteessa, jossa vahvistetuista
molempien alleelien RPE65-mutaatioista johtuva perinnéllinen verkkokalvorappeuma on johtanut n&én
heikentymiseen ja potilaalla on riittédvésti elinkykyisid verkkokalvosoluja.

4) Euroopan ladkevirasto (EMA) on myodntanyt voretigeeniparvoveekille (Luxturna) myyntiluvan vuonna 2018.
Monet eurooppalaiset HTA viranomaiset (AEMPS, AIFA, HAS, IQWiG, NCPE, NICE, Nye Metoder, Medicinradet,
NT-radet, SMC, jne.) ovat arvioineet ja suositelleet voretigeenineparvoveekin kayttéa. Yhdessakaan naista HTA
arvioinneista ei ole paadytty rajoittamaan kayttéa potilaan ikdan perustuen [9]. Maailmanlaajuisesti
voretigeenineparvoveekki on saanut korvattavuuden yli 30 maassa, eikd k& naissdkdan maissa maarita
voretigeenineparvoveekin kliinista kayttoa.

Edelld mainittuihin seikkoihin perustuen pyyddmme Palveluvalikoimaneuvostoa tarkastelemaan uudelleen suosituksen
rajoitusta ikdan perustuen, silla parhaan tamanhetkisen tiedon perusteella elinkelpoisten ndakoaistinsolujen maara on
ainoa hoitovastetta annustava tekija. Hoitopaatdksen tulisi perustua hoitavan lagkarin arvioon, kliinisiin tekijoihin ja
potilaskohtaiseen yksilolliseen arvioon.
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