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Vastaus Kkirjalliseen kysymykseen harvinaisten sairauksien hoidosta ja
ladkityksesta

Eduskunnan puhemiehelle

Eduskunnan tydjérjestyksen 27 §:ssd mainitussa tarkoituksessa Te, Arvoisa puhemies, olette
toimittanut asianomaisen ministerin vastattavaksi kansanedustaja Mia Laihon /kok ndin
kuuluvan kirjallisen kysymyksen KK 83/2018 vp:

Miten hallitus edistdd harvinaisten sairauksien hoidon jdrjestimistd ja

miten hallitus aikoo varmistaa, ettd Suomi ei jdd jilkeen muista EU-maista uusien
harvinaisten lddkkeiden kdyttoonotossa esimerkiksi nusinerseeni-lidkityksen osalta?

Vastauksena kysymykseen esitdn seuraavaa:

Harvinaissairaudella tarkoitetaan EU:n harvinaisladkeasetuksen mukaan sairautta, joka on enintién
viidelld ihmiselld kymmenestatuhannesta. Arviolta yli 300 000 suomalaisella on jokin harvinainen
sairaus, vamma, oireyhtyma tai epdmuodostuma. Viestostéd heitd on noin kuusi prosenttia ja
terveydenhuollon palveluiden kiyttdjistd merkittavésti tatd suurempi osa. Harvinaislaédkkeitd koskeva
asetus tuli voimaan EU:ssa huhtikuussa 2000. Asetuksen mukaisesti Euroopan ladkevirasto EMA
myontdd hakemuksesta harvinaisladkestatuksia valmisteille, joista kehitetddn ladkkeita
harvinaissairauksien hoitoon.

Vuoden 2018 alusta voimaan tulleen valtioneuvoston asetuksen erikoissairaanhoidon tyonjaosta
ja erdiden tehtdvien keskittimisestd (582/2017) nojalla harvinaissairauksien ehkiisy,
diagnostiikka, hoito ja kuntoutus on keskitetty viiteen yliopistolliseen sairaalaan. Liséksi asetus
siséltdd monien yksittdisten harvinaissairauksien hoidon jérjestdmistd koskevia sdannoksid,
joilla on tarkoitus riittdvd osaaminen ja voimavarojen tehokas kdyttd ja siten parantaa hoidon
laatua ja potilasturvallisuutta. EU:n potilasdirektiivilli on luotu edellytykset perustaa
vapaachtoisia eurooppalaisia osaamisverkostoja erityisesti harvinaissairauksien alalle. Verkostot
aloittivat toimintansa viime vuonna ja ensimmaéisessé vaiheessa Suomesta niihin osallistuu 11
eri yksikkod. Lisdksi direktiivi edistdd harvinaissairauksiin liittyvén tiedon levidmistd muun
muassa Orphanet-tietokannan avulla.

Uusien ladkkeiden korkea hinta on noussut ongelmaksi kaikissa korkean elintason maissa.
Talloin joudutaan hakemaan tasapainoa uusien lddkkeiden nopean kéyttoon saamisen ja
terveydenhuollon kustannusten hallinnan vélilld. Kaikki uudet lddkkeet eivit tarjoa merkittdvai
lisdhydtyd aiempiin hoitomenetelmiin nédhden.

Harvinaislddkkeet ovat usein sairaalalddkkeitd eli niiden anto edellyttdd sairaalaolosuhteita.
Téalla hetkelld Suomessa kunnat, sairaanhoitopiirit tai niiden muodostamat hankintarenkaat
neuvottelevat tosiasiallisen hankintahinnan valmistajan kanssa. Menettelyyn sovelletaan julkisia
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hankintoja koskevaa sadntelyd. Kun lddke on patenttisuojan piirissa, ladkevalmistajan halukkuus
alentaa hintaa voi olla rajallinen. Toistaiseksi ei ole ratkaistu, miten sairaalaolosuhteissa
kaytettdvien lddkkeiden hankinta ja kustannusten kohdistuminen toteutetaan sote-uudistuksen
jélkeen.

Korkean hinnan liséksi paétoksid uusien lddkkeiden kéyttdonotosta vaikeuttaa se, ettd tiedot
ladkkeen vaikuttavuudesta ja turvallisuudesta voivat heti myyntiluvan mydntédmisen jilkeen olla
rajalliset. Ladkkeen ostajan ndkokulmasta tdstd johtuvaa riskid hallitsemaan on eri maissa
kehitetty riskinjakosopimuksia eli hallitun kdyttoonoton sopimuksia, joissa lddkkeestd viime
kiddessd maksettu hinta voidaan sopia riippuvaiseksi lddkehoidon vaikuttavuudesta tai
turvallisuudesta. Télloin myos lddkkeen markkinoija kantaa osan taloudellisesta riskisté.

Avohoidon ladkkeiden osalta toteutettiin vuoden 2017 alusta lakimuutos, jonka mukaan
Ladkkeiden hintalautakunta Hila voi hyvdksyd uudelle lddkehoidolle korvattavuuden ja
tukkuhinnan ehdollisena, jos hoidolle on osoitettu erityinen léédketieteellinen tarve, mutta
esimerkiksi lddkevalmisteen kdyton kustannusvaikuttavuutta ei vield voida ennakoida riittdvin
hyvin. Ehdollista korvattavuutta koskevan péédtoksen osana on Hilan ja lddkevalmisteen

vastuunjako.

Sosiaali- ja terveysministerid on pééttinyt toteuttaa vuoden aikana 2018 selvityksen siitd,
minkélainen riskinjakosopimusmalli voisi sopia sairaalalddkkeille ja edellyttdisiko se
sdddosmuutoksia. EU:ssa, OECD:ssd ja WHO:ssa on vireilld selvityksid ja hankkeita, joilla
pyritddn edistdmiin uusien lddkkeiden saamista markkinoille kohtuullisin hintoihin. Suomi
seuraa kansainvilisten toimijoiden hankkeita ja osallistuu niihin tarpeen mukaan. Periaatteet,
joiden perusteella kukin maa pdittda ladkkeen tarjoamisesta julkisessa terveydenhuollossa,
paétetddn kuitenkin kansallisesti ja ne vaihtelevat maittain.

Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto (Palko) antaa suosituksia siitd kuuluuko jokin
terveydenhuollon menetelméd julkisesti rahoitetun terveydenhuollon piiriin. Palko antoi
15.3.2018 suosituksen, jonka mukaan SMA-taudin hoidossa kéytettiva nusinerseeni-lddke voisi
kuulua terveydenhuollon palveluvalikoimaan ladketieteellisesti maédritellylld potilasjoukolla,
mikdli sen todellinen hankintahinta saadaan neuvotteluissa huomattavasti ns. listahintaa
matalammaksi.

Eri maiden nusinerseenia koskevissa ratkaisuissa on néhtivissd tavoite saada lddke kaytt6on
rajatusti madritellylle potilasjoukolle, mutta kohtuullisella hinnalla. Esimerkiksi Alankomaat
suosittelee lddkkeelle 85 %:n hinnanalennusta. On tarkeés, ettd Suomessakin pystytdén luomaan
menettelyt, joiden avulla pystytdén hallitsemaan uusien ladkkeiden kayttoonottoon liittyvid
taloudellisia epdvarmuuksia ja joiden avulla lddkkeistd tosiasiassa maksettava hinta voidaan
suhteuttaa niistd saatavaan terveyshyotyyn.

Helsingissd 29.3.2018
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Perhe- ja peruspalveluministeri Annika Saarikko



