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Eduskunnan puhemiehelle

Arviolta 300 000 suomalaisella on harvinaissairaus, joista moneen ei ole saatavilla hoitoa. Myos
monen sydpétaudin ennuste on edelleen huono, vaikka sydvéin hoidossa on otettu merkittdvia
edistysaskeleita. Ladketieteen kehitys luokin jatkuvasti uusia mahdollisuuksia parantaa potilai-
den hoitoa ja eliménlaatua. Esimerkkeini niisti ovat solu-, kudos- ja geenihoitolddkkeet, joiden
avulla voidaan hoitaa oireiden sijaan sairauden perimmadistd syytd. Suomen sairaanhoitojarjestel-
madlle uusien hoitojen hyddyntdminen on kuitenkin ollut haastavaa.

Perinteisten hoitomuotojen tarpeisiin kehitetyt arviointimenetelmdamme eivét ole tdysin yhteen-
sopivia uusien solu-, kudos- ja geenihoitojen kanssa. Uudet hoidot, joissa osassa lddke voidaan
antaa potilaalle vain kerran sen sijaan, ettid potilas saisi loppueldménsa toistuvia ladkehoitoja,
haastavat perinteiset hyoty-kustannusarviointimallit. Potilaan varhaisille elinvuosille painottuva
tehokas hoito voi vahentdd seké suorasti ettd epdsuorasti potilaan koko elinajan hoitokustannuk-
sia.

Hoitojen kustannuksia ja hyotyja olisikin mielekk&ddmpai tarkastella potilaan eldméin mittaisena
kokonaisuutena, jossa huomioitaisiin myos yhteiskunnan kokonaiskustannukset ja parantuneen
toimintakyvyn myotd saatavat hyodyt. Hoitojen kustannusten ja hydtyjen arviointi nykyisté laa-
jemmasta perspektiivisté tukisi myos potilaiden eldménlaadun parantamisen pddméaérad. Geeni-
ja muiden uusien lddkehoitojen kanssa yhteensopivia maksu- ja riskinjakomalleja on Suomessa-
kin jo ansiokkaasti tutkittu, ja niiden kdyton lisddmiseen tulisi suhtautua avoimesti.

Nostan uusien hoitojen kdyttéonoton kehityskohdaksi voidaan nostaa terveydenhuollon palvelu-
valikoimaneuvosto (Palko), jonka tehtdvéni on antaa suosituksia siitd, mitkd tutkimus-, hoito- ja
kuntoutusmenetelmdt kuuluvat julkisin varoin rahoitettuun terveydenhuollon palveluvalikoi-
maan Suomessa. Palkon arviointiprosessia olisi tarpeen kehittdd aiempaa strukturoidummaksi ja
keskustelevammaksi. Ruotsissa ja Tanskassa arviointiprosessi on vuorovaikutuksellinen, 1dpiné-
kyva ja aikataulutettu, ja nédistd maista on hyva ottaa esimerkkia.

Uusien hoitojen tuomisessa potilaiden saataville Suomi ei parjaad vertailussa parhaille eurooppa-
laisille verrokkimaille. Suomen terveydenhuoltojarjestelmén tietynasteisesta hitaudesta kertoo
esimerkiksi spinaalisen lihasatrofian (SMA) hoitoon tarkoitetun geeniterapian kayttodnotto.
SMA on harvinainen perinnéllinen sairaus, joka aiheuttaa lihasten surkastumista. Sairaus johtaa
vakavimmillaan elinikdiseen hengityskonehoitoon ja varhaiseen kuolemaan, ja lievemmissikin
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muodoissa erittdin vakavaan toimintakyvyn alenemiseen. Suomessa syntyy vuosittain noin 3—4
SMA:ta sairastavaa lasta. Sairauden hoitoon tarkoitettu geeniterapia sai Euroopan lddkeviraston
myyntiluvan vuosi sitten toukokuussa, ja Fimea julkaisi hoitoa koskevan arviointiraporttinsa lo-
kakuussa 2020. Palveluvalikoimaneuvostossa hoitoa koskevan suosituksen késittely on kuiten-
kin kesken, eika téta potilaille ja heiddn omaisilleen toivoa tuovaa hoitoa ole vield Suomessa jul-
kisen terveydenhuollon maksamana saatavilla.

Jotta uusista lddkehoidoista saataisiin tdysi hy6ty, on monien sairauksien hoidossa varhainen
diagnoosi erittdin tirkedd. Varhaisen toteamisen merkitys korostuu erityisesti joidenkin geneet-
tisten sairauksien kohdalla. Mikali sairautta ei havaita ja aleta hoitaa ajoissa, potilas kérsii peruut-
tamattomia vaurioita eikd optimaalista hoitotulosta voida enédé saavuttaa. Sosiaali- ja terveysmi-
nisterio julkaisi toukokuussa 2020 vastasyntyneiden seulontaa koskevan selvityksen, jossa poh-
ditaan ratkaisuja vastasyntyneiden seulonnan kehittdmiseksi Suomessa.

Esimerkiksi SMA:n kohdalla varhainen hoitoon péésy voi merkittdvésti vaikuttaa potilaan ennus-
teeseen: vastasyntyneiden seulontaohjelmassa havaittua sairautta voidaan hoitaa usein jo ennen
oireiden alkua, miké voi parantaa hoidon tehoa huomattavasti.

Norjassa, Ruotsissa ja Tanskassa uusien hoitojen edellyttimia kdytantoja kehitetddn Suomea su-
juvammassa yhteistyossd terveydenhoitoalan eri toimijoiden kanssa. Pohjoismaista erityisesti
Tanska tarjoaisi meille erinomaisen esimerkin: maan uusi Growth Plan for Life Science -strate-
gia painottaa uusien innovatiivisten hoitojen edistdmisté, sairaanhoidon ja ladketieteen rinnak-
kaista kehittdmista seka tiivistd yhteistyotd yhteiskunnan, valtion ja ladkeyritysten vélilla.

Ladketiede kehittyy vakaasti geeniterapioiden ja muiden uusien hoitomuotojen suuntaan. Vaka-
vien sairauksien syiden hoitaminen avaa uusia mahdollisuuksia potilaille ja heité hoitaville terve-
ydenhuollon ammattilaisille. Uusien hoitojen kdyttdonottoon Suomessa liittyvét haasteet heratta-
vét kuitenkin kysymyksen siité, ovatko sosiaali- ja terveysministerid ja sen alaiset toimielimet pa-
nostaneet riittdvésti, jotta nditd uusia hoitoja voitaisiin Suomessakin nopeasti hyddyntéa.

Edelld olevan perusteella ja eduskunnan tyojérjestyksen 27 §:44n viitaten esitédn asianomaisen
ministerin vastattavaksi seuraavan kysymyksen:

Miten hallitus aikoo kehittdd uusien lddkkeiden ja harvinaislddkkeiden arviointia ja kdiyt-
téonottoa koskevia toimintatapoja vastaamaan uusien hoitomuotojen tuomiin haasteisiin
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milloin ja miten vastasyntyneiden seulontaa kehitetddn niin, ettd lista seulottavista sai-
rauksista pdivitetddn sddnnollisesti ja ilman tarpeettomia viiveitd?
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