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Kirjallinen kysymys Kkystiseen fibroosiin kehitettyjen uuden suku-
polven liddkkeiden saattamisesta laikekorvausjirjestelmin piiriin
ja harvinaisiin sairauksiin tarkoitettujen laakkeiden laakekorvat-
tavuusasioiden valmistelusta Laikkeiden hintalautakunnassa

Eduskunnan puhemiehelle

Kystista fibroosia (cystic fibrosis) sairastavia on Suomessa noin 100 henkil6d. Kyseessa on peit-
tyvésti periytyvé, etenevd, moneen elimeen vaikuttava monogeneettinen aineenvaihduntasai-
raus, joka lyhentdi elinidinennustetta ja on henked uhkaava. Keskiméérdinen elinidnennuste kys-
tistd fibroosia sairastavilla henkil6ill4 on 40 vuotta.

Kystiseen fibroosiin on olemassa sairauden juurisyyhyn vaikuttavia, niin kutsuttuja modulaatto-
rilddkkeitd, jotka ovat erittdin tehokkaita ja pysdyttavat sairauden etenemisen sekd nostavat elin-
idnennustetta. Naitd ladkkeitd on potilailla kdytdssd mm. USA:ssa, muualla Euroopassa ja muissa
Pohjoismaissa, mutta ei Suomessa. Uusista ladkkeistd kdytimme usein myds ilmaisua "uuden su-
kupolven ladkkeet".

Euroopassa myyntilupa on tilld hetkelld kolmella lddkkeelld; Kalydeco, Orkambi ja Symdeko.
Trikafta-nimiselle lddkkeelle on myyntilupahakemus jéatetty viime marraskuussa. Kalydecolle so-
veltuvia kayttdjid ei Suomessa ole, mutta sen sijaan Orkambista ja Symkevistd hyotyvid on n.
20—25 potilasta. Trikafta laajentaa 14dkityksen piiriin soveltuvat potilaat n. 50 suomalaiseen.
Asiantuntijoiden mukaan Trikafta tulee 1dhivuosina mullistamaan kystisen fibroosin hoidon
myds Suomessa. Trikafta on paitsi soveltuvalta kayttdjdjoukoltaan laajin myds vaikuttavuudel-
taan tdhdnastisista merkittdvin. Ladkkeitd kayttdvien potilaiden tarinat ja tutkimustulokset ovat
jopa lupaavampia kuin on uskallettu toivoa. Valtaosalla naitd lddkkeitd maailmalla kdyttaneista
keuhkofunktiot ovat parantuneet, sairaalahoito ja suonensisdiset antibioottihoidot ovat vihenty-
neet merkittavésti, paino on noussut ja eldménlaatu on parantunut pysyvasti. Trikaftan avulla jot-
kut potilaat USA:ssa ovat jopa péédsseet eroon joistakin kroonisista bakteerikannoista.

Talla hetkelld Ladkkeiden hintalautakunnan (Hila) késittelysséd olevat korvaushakemukset Or-
kambille ja Symkeville ovat ensiarvioisen tirkeitd vélietappeja ennen Trikaftan saamista Suo-
meen. Uusien ladkkeiden ongelmana on kuitenkin korkea hinta.

Kun ladkekorvattavuutta ei ole vahvistettu, asiakas maksaa ladkkeen kokonaan itse, eikd kaytéin-
nossé sellaisia potilaita ja perheitd Suomessa ole, joilla olisi mahdollisuus kustantaa itse ndma
ladkkeet sen korvattavuutta odotellessa. Monella potilaalla ei ole kuukausia aikaa odottaa titi
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paitostd. Kaikissa Pohjoismaissa ja ldhes kaikissa EU-maissa ndma ladkkeet ovat potilaiden saa-
tavilla. (Suomen CF-yhdistys)
Harvinaisten tautien parantavien tai merkittévisti elinikdé pidentévien ladkeaineiden markkinoil-
le tulo houkuttaa myds taloudellisen hyddyn tavoitteluun. Témaé johtaa yhteiskuntamme eettiseen

keskusteluun yhdenvertaisuuden ja inhimillisen kérsimyksen hinnasta.

Edelld olevan perusteella ja eduskunnan tyojérjestyksen 27 §:4én viitaten esitdn asianomaisen
ministerin vastattavaksi seuraavan kysymyksen:

Mitd hallitus aikoo tehdd, jotta harvinaisia sairauksia sairastavat ihmiset saavat kdyttoon-
sd uuden sukupolven lddkkeitd,

aikooko hallitus edistdd kystistd fibroosia sairastavien henkiloiden mahdollisuutta saada
markkinoille tulevia uusia lddkkeitd kdyttéonsd lddkekorvattavuuden keinoin ja

miten Lddkkeiden hintalautakunta (Hila) valmistelee tdilld hetkelld harvinaisiin sairauk-
siin kehitettyjen lddkkeiden lddkekorvattavuuteen liittyvid asioita?
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