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Viranomaiset ja laakkeen saatavuuden pullonkaulat

Pekka Kurki

Lddkkeen matka potilaan Iuo

Tarkoituksenmukaisen ladkehoidon hyvé saatavuus on tdrkeéda potilaan terveyden edistdmiselle. Saatavuusvaikeuksia voi
syntya lddkkeen elinkaaren eri vaiheissa ja joskus niiden taustalla voivat olla myos viranomaisvaatimukset. Viranomaiset

tasapainoilevat toisaalta lddkkeiden haittojen ja kustannusten seka toisaalta hyGtyjen ja riittdvan saatavuuden valilla.

Ladkkeiden saatavuusongelmia esiintyy lddkkeen koko elinkaaren aikana. Potilas saattaa odottaa ladkettd, joka on olemassa,
mutta se ei jostakin syysté ole hdnen ulottuvillaan. Saatavuusongelma on sekin, ettd vaikeaan sairauteen ei ole keksitty eikd
kehitetty lddkettd.

Viranomaisilla on sormensa pelissé kaikissa lddkkeen saatavuuteen liittyvissd asioissa — hyvissd ja joskus pahoissakin.
Tyypillistd on, ettd lddkkeiden tarpeen lisddntyessd halutaan saatavuuden parantamista, kun taas vakavien haittojen
ilmaantuessa vaaditaan valvonnan kiristdmistd. Viranomaiset joutuvat siis tasapainoilemaan turvallisuuden ja saatavuuden

valilla.

Ladkehoidon kehitys ja vieston ikddntyminen johtavat lddkkeiden kustannusten ja saatavuuden ristiriitaan. Ladkkeitd
kehitetddn tarkoituksiin, joissa ladkkeelle 10ytyy maksaja. Maksajat sekd koyhissd ettd vauraissa maissa ovat vaikeuksissa ja
haluavat todisteita ldadkkeiden kustannusvaikuttavuudesta. Jos lddkkeiden maksaja ja kehittaja eivat pddse sopuun

ladkkeelld saadun terveyden hinnasta, syntyy vakava saatavuusongelma.

Viranomaiset, ladkeyritykset ja muut lddkealan toimijat yrittavit avata ladkkeen saatavuuden pullonkauloja. Usein kady niin,
ettd yhden pullonkaulan avauduttua toinen syntyy seuraavaan vaiheeseen ladkkeen matkalla potilaan luo(kuvio 1). Ratkaisu
ladakkeiden saatavuusongelmiin edellyttaa kaikilta osapuolilta — poliitikot, viranomaiset ja ladkeyritykset mukaan luettuna

- halua uusien toimintatapojen kehittdmiseen ja entisistd luopumiseen.
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Tarkoituksenmukaisen lddkehoidon saatavuus on tirked edellytys potilaan terveyden edistdmisessd. Sen sijaan saatavuuden

helpottaminen lddkkeiden kidyton lisidmiseksi ei ole mikéén itseisarvo.

Kuwvio 1. Ladkkeen matka potilaan lug yksinkertaistettuna,

Ll kehittii lidkkeen
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Potilas tarvitsee uutta lisketta.

Viranomainen
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turvallinen ja sen h itta-
suhde on suotuisa.
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Potilas saa liakkeen. Hintaviranomainen
korvattavuuden laa

hoidollisen arvon perusteella.
Ladke toimitetaan jakeluketjuun
.~ Ja se phstyy spteskiiin d

Turvallisuuden maksimointi heikentaa lddkkeiden saatavuutta

Naistakin helmistd joudutaan pieni osa poistamaan markkinoilta turvallisuusongelmien takia.

Ladkeala on tarkassa viranomaisvalvonnassa. Nykyaikaisen lddkevalvonnan alkuvuosikymmenille oli tyypillistd reagointi
erilaisiin lddkekatastrofeihin, jolloin valvonta jatkuvasti tiukentui. Tiukat laatu- ja turvallisuusvaatimukset ovat lisanneet
ladakekehityksen kestoa, kustannuksia ja siten myos ladkkeiden hintoja. Vain suuret 1adkeyritykset pystyvit sietdmaan

ladkekehitykseen liittyvaa taloudellista riskia.

Ladkekehitys ja -valmistus ovat nopeasti keskittyvaa globaalia liiketoimintaa, joka painottaa toiminnassaan suuria
ladkemarkkinoita. Pienten maiden pienet markkinat voivat jadda katveeseen. Uusien innovatiivisten lddkkeiden
vuosittainen maard ndyttdd vihenevin. Sdédntely ja kilpailun puute aiheuttavat tunnetusti jihmeyttd, joka johtaa helposti
saatavuusongelmiin. Ladkeviranomaisten toiminnassa ldédkkeen turvallisuuden rinnalle on siten tullut yha voimakkaammin
sen saatavuuden turvaaminen. Tima ndkyy sekd Suomen Ladkepolitiikka 2020 -asiakirjassa ettd Euroopan ladkeviraston

strategiassa Road Map to 2015.

Viranomainen uuden ladkkeen kummina?

Ladkeinnovaatioiden kehitysta on tuettu taloudellisesti Suomessa varsin vaatimattomin tuloksin. Pullonkaulana ei siis
nayttdisi olevan ainoastaan raha. On viitteita siitd, ettd yksi syy lddkekehityksen epdonnistumiseen on tietimattomyys
viranomaisvaatimuksista. Ladkkeen kehitys EU:ssa tapahtuu samoilla sidnnoilla kaikissa jasenmaissa. Vaatimukset
perustuvat lainsddddntoon, Euroopan farmakopeaan ja monenlaisiin ohjeistoihin. Ohjeistojen tarkoitus on lisdta

viranomaisvaatimusten ennakoitavuutta ja harmonisoida ladkkeiden arviointikriteerit EU:ssa ja laajemminkin.

Jos halutaan poiketa ohjeistoista tai jos ohjeistot eivit ole kattavia, voi lddkkeen kehittdjd pyytdad kansallisilta
ladkeviranomaisilta tai Euroopan lddkevirastosta tieteellista neuvontaa. Alustavat tiedot viittaavat siihen, ettd tieteellinen
neuvonta lisdd lddkkeen mahdollisuuksia paastd markkinoille. Tima on rohkaissut viranomaisia kehittdmain tieteellistd

neuvontaa yha houkuttelevammaksi varsinkin pienille ja keskisuurille yrityksille.

Ladkkeen kehittdjat haluaisivat kdyttda korvaavia menetelmid tavanomaisten teho- ja turvallisuustutkimusten sijasta.
Viranomaiset puhuvat usein termistd “regulatory science”, kun pohdiskellaan uusimpien tieteellisten menetelmien, kuten
biomarkkereiden ja adaptiivisten tutkimusasetelmien, soveltamisesta lddkevalvonnan tarpeisiin. Tavoitteena on saada

mahdollisimman nopeasti selvyys lddkkeen mahdollisuuksista selvitd markkinoille. Seki teollisuuden, terveydenhuollon
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ettd yhteiskunnan kannalta olisi toivottavaa, ettd mahdollisimman moni lupaava lddkekehitysprojekti onnistuisi ja huonot
karsiutuisivat jo varhaisessa vaiheessa. Ndin rajalliset resurssit saadaan mahdollisimman tehokkaaseen kayttoon uusien

ladakkeiden kehittamisessa.

Ladkekehitys on keskittynyt padasiassa suurten kansainvélisten lddkeyritysten késiin, mika ei ole hyvé asia innovaatioiden
hyodyntdmisen ndkokulmasta. Monella taholla on pelétty, ettd kliiniseen tutkimusvaiheeseen on syntynyt pullonkaula.
Viranomaiset pyrkivit nopeuttamaan kliinisten lddketutkimusten aloittamista harmonisoimalla kansallisesti pddtettdvid

vaatimuksia.

Kliinisid tutkimuksia on siirretty halvempiin maihin. Suomi voi kuitenkin halutessaan kilpailla laadulla ja
erikoisosaamisella, jos kdytossa on tutkijaverkostoja ja korkeatasoisia tutkimuskeskuksia. Ladketutkimus tarjoaa
mahdollisuuden saada Suomessa kdyttoon uusia lupaavia hoitoja varhaisessa vaiheessa. Terveydenhuollon pitédisi

tarkastella sen piirissd tapahtuvaa ladkekehitystd pikemminkin kilpailuetuna kuin yliméardisend riesana.

Ladkkeiden jakelujdrjestelma tienhaarassa

Apteekkilaitos on ladkevalvonnan ndakokulmasta vanha instituutio. Se on vastuussa ladkkeiden saatavuudesta maan eri
kolkissa. Viranomainen péattad apteekkien perustamisesta Suomessa. Ladkejakelun turvaamiseksi harvaan asutuilla alueilla
on mahdollista perustaa sivuapteekkeja ja apteekkien palvelupisteitd. Verkkoapteekkitoiminta on mahdollista myos

Suomessa.

Apteekit ovat saaneet uusia tehtdvid, kuten lddkevaihdon. Lidkevaihdon edellyttavaa valikoimaa voi joskus olla vaikea
ylldpitda ja yksittdisen ladkkeen saatavuudessa voi olla ongelmia. Toisaalta lddkevaihto voi olla avainroolissa uuden

ladkehoidon rahoittamisessa.

Apteekkilaitokseen kohdistuu ristiriitaisia muutospaineita. Toisaalta sen halutaan olevan julkisen terveydenhuollon jatke
lddkeasioissa, jolloin se olisi enemmain yhteiskunnan ohjauksessa ja toimisi kansanterveyden ehdoilla. Vaatimusta voidaan
perustella silld, ettd yhteiskunta kdytannossa rahoittaa apteekkien toiminnan. Toisaalta ladkkeiden jakelua pidetdan
puhtaasti liiketoimintana, jota haluttaisiin tehostaa ja vapauttaa avoimelle kilpailulle seka lisatd varsinkin

itsehoitoldadkkeiden myyntikanavia.

Lidkkeiden jakelujdrjestelmét kehittyvit eri suuntiin Suomessa ja naapurimaissamme. EU haluaa edistdd sisimarkkinoita ja
vidhentdd kaupan esteitd. Nama tekijat on ennen pitkaa otettava huomioon Suomessa tehtdessa ladkkeiden

vahittdisjakeluun liittyvia linjauksia.

Pitaako itsehoitoladkkeiden saatavuutta parantaa?

Itsehoito on terveydenhoidon kulmakivi. Tarkein osa itsehoitoa on terveiden elintapojen noudattaminen. Monet tilapdiset
kolhut, saryt ja vaivat voidaan hoitaa omin voimin. Ladkkeiden pitéisi yleensi olla itsehoidossa vain muun hoidon tukena
tarvittaessa. Itsehoitolddkkeitd on saatavissa muun muassa kivun ja ohimeneviin infektiosairauksiin liittyvien oireiden,

kuten kuumeen ja yskén, seké allergisten oireiden, lievien ruuansulatuselin- ja ihosairauksien hoitoon.

Nykyisen laajuisessa kaytossd itsehoidon haitat nayttavat selvésti hyotyjd pienemmiltd. Sen sijaan itsehoitolddkkeiden
kayton, valikoiman ja jakelukanavien lisidminen on kiistanalainen asia, vaikka kysymys onkin tavallaan lddkkeiden
saatavuudesta. Laajentamista puoltaa toive terveydenhuollon kuormituksen vihentymisestd, ladkekorvausten
vihentymisestd, paremmista katteista ja ladkkeiden helpommasta saatavuudesta. Laajentamista vastaan puhuu pelko
ladkkeiden haittojen lisdantymisestd, vakavien sairauksien diagnoosin viivastymisesta ja ladkkeettoméan hoidon
vesittymisestd. Erityisen huolestuttavana pidetédén itsehoitolddkkeiden tuloa kroonisten, seurantaa vaativien ja vakavia

komplikaatioita aiheuttavien sairauksien hoitoon.

Liadkkeiden saatavuus poikkeusoloissa on turvattava
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Elintdrkeiden lddkkeiden saatavuus on turvattava kaikissa oloissa. Lidkevalmistuksen osaaminen ja kapasiteetti on
kaventunut Suomessa. Rokotteiden ja plasmaperaisten ladkkeiden tuotantoa ei enéa ole ja aseptinen ldadketuotanto on

uhanalainen.

Lait lddkkeiden velvoitevarastoinnista ja huoltovarmuuden turvaamisesta on laadittu ladkkeiden saatavuuden turvaamiseksi
poikkeusoloissa Suomessa. Lakien tarkoitus on varmistaa vaikeiden sairauksien ladkehoito seki laaja yleiskirurginen
valmius. Sosiaali- ja terveysministerio, Fimea, Huoltovarmuuskeskus, Terveyden ja hyvinvoinnin laitos seka
terveydenhuollon yksikot ovat vastuussa ladkeaineiden ja -valmisteiden saatavuudesta poikkeusoloissa. Kaikkein

kriittisimpid valmisteita sdilytetddn valtion varmuusvarastoissa.

Lakia ja asetusta velvoitevarastoinnista ryhdytddn uudistamaan, koska ne eiviat nykymuodossaan turvaa kaikkea lain
tarkoittamaa lddkehoitoa. Velvoitevarastoinnin periaate on, ettd varastointivelvoite maaraytyy edellisen vuoden myynnin
perusteella. Tdmaé johtaa siihen, etta riittdva varasto saadaan ainoastaan, jos varastointivelvoite koskee niita ladkkeita, joita
normaalioloissa kdytetddn eikd menneen ajan halpalddkkeitd. Toinen tédrked linjanveto on niiden sairauksien luettelo,
joiden hoito halutaan lailla turvata. Kolmas peruskysymys on méadritelld se, minkélaiseen uhkaan halutaan varautua.
Adripdind ovat toisaalla sodan kaltainen poikkeustila ja toisaalla esimerkiksi tuotevirheen aiheuttama tilapdinen
saatavuusongelma. Jalkimmadisia esiintyy usein ja velvoitevarastot pelastavat usein potilaan ja ladkeyrityksen

saatavuusongelmasta.

Lapsille tulossa paremmin tutkittuja ladkkeita

Lapset ovat meiddn silmateridmme, myos ladkkeiden kehittédjien ja viranomaisten. Niinpa lapsia suojeltiin takavuosina
ladketutkimuksilta. Tamdn seurauksena suurta osaa lapsilla kdytetyistd ladkkeistd ei ole tutkittu lapsilla, mikd on

turvallisen ja tehokkaan lddkehoidon kannalta nurinkurista.

Lastenlddkeasetus (Regulation (EC) No 1901/2006) tuli voimaan 2007 ja antoi vihdoin vauhtia lapsille sopivien lddkkeiden
kehittamiselle. Asetus koskee kaikkia uusia ladkkeitd niin kauan kuin niiden tieto- ja patenttisuoja on voimassa. Se
voivat saada. Asetuksen toimeenpano on Euroopan ladkeviraston ja sen lastenlddkekomitean vastuulla. Ladkkeen kehittajid

motivoivat useat edut, joista merkittdvin on lddkkeen suoja-ajan pidentdminen.

Kliinisten tutkimusten osalta tilanne on kddntynyt paélaelleen — nyt lastenlddketutkimuksia on tarjolla enemman kuin
tutkimuskeskukset pystyvit tekemdéan. Pullonkaula on siirtynyt toiseen paikkaan. Aika nayttdd, kuinka nopeasti lapset

saavat paremmin tutkittuja ladkkeita.

Helpotusta harvinaissairauksien ladkehoitoon

verenpainetautiin, hyperkolesterolemiaan, tyypin 2 diabetekseen ja muihin erittdin yleisiin sairauksiin. Tiede on kuitenkin
oikullinen eikd aina edisty sielld, missa sitd haluttaisiin hyodyntaa, vaan jossakin muualla, esimerkiksi harvinaisten
sairauksien hoidossa. Ladkkeen kehittdminen erittdin harvinaisten sairauksien hoitoon ei silti ole ollut kaupallisesti kovin

kiinnostavaa. Tilanne muuttui vuonna 2000 hyviksytyn harvinaislddkeasetuksen (Regulation (EC) No141/2000) ansiosta.

Harvinaislddkeasetuksen soveltamista ja toteuttamista koordinoivat Euroopan ldadkevirasto ja sen harvinaislddakekomitea
COMP. COMP arvioi hakemuksia harvinaislddkestatuksen saamiseksi. Harvinaislddkestatuksen saanut lddke saa pidennetyn

suoja-ajan ja sen kehittdjd erindisid etuja ladkkeen kehittdmisessa.

EU:n ensimmadiset harvinaislddkkeet, agalsidaasi alfaa tai betaa sisdltdvit Replagal® ja Fabrazyme® saivat myyntiluvat yhta
aikaa vuonna 2001 Fabryn taudin hoitoon. Fabrazymen alkutaival Suomessa oli vaivalloinen, koska lddkkeiden maksajia
kauhistuttivat ladkkeen vuosikustannukset, 100 000—-200 000 euroa vuodessa. Saatavuuden pullonkaula siirtyi

kehittamisestd lddkkeen kustannuksiin.
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Liadkkeiden hinta ja korvattavuus

Uusi lddke ei menesty markkinoilla, ellei sille I16ydy maksajaa. Yhteiskunta maksaa suurimman osan lddkehoidon
kustannuksista lddkekorvauksina tai sairaalakustannuksina. Nykyinen korvausjéarjestelma toimisi paremmin, jos kdytossa

olisi parempaa tietoa uuden lddkkeen hoidollisesta ja taloudellisesta arvosta.

Ladkeyritykset joutuvat yleensa tekemdan myyntiluvan myontamisen jdlkeen lisatutkimuksia ladkkeen hoidollisen ja
taloudellisen arvon méaarittamiseksi, mikd hidastaa ladkkeen kayttoonottoa. Nykyisin ldadke joutuu odottamaan lisdtietojen
ja kokemusten kertymistd muutaman vuoden ennen mahdollista erityiskorvauspdédtosta. Taustalla on yhteiskunnan tarve
hillitd ladkekustannusten nousua tilanteessa, jossa viaeston ikddntyminen lisdd ladkkeiden kulutusta ja toisaalta viahentda

yhteiskunnan kykya lisdta panostusta terveydenhuoltoon vastaavasti.

Markkinoille tulee yhd enemman uusia ladkkeitd, joiden hinta ylittda entisen ladkehoidon kustannukset moninkertaisesti.
Ladkehoito radtdloidddn tulevaisuudessa vastaamaan sairauden alatyyppid ja vaihetta tai potilaan yksilollistd vastetta

ladkehoitoon. Ndiden lddkkeiden kehittdminen on yhté kallista kuin ennenkin, mutta markkinat ovat pienemmadt.

Fimea on yhdessi ladkealan muiden toimijoiden kanssa kdynnistiméssd lddkkeiden hoidollisen ja taloudellisen arvon
systemaattista arviointitoimintaa Suomessa. Tarkoituksena on tukea rationaalista ladkkeiden kdyttoa ja
ladkekorvausjdrjestelmdd. Toimivat lddkemarkkinat turvaavat ladkekustannusten kestévia kehitystd. Fimea kiinnittda
erityistd huomiota rinnakkaisladkkeiden ja biosimilaariladkkeiden saatavuuteen. Ndin turvataan epasuorasti uusien
innovaatioiden padsy sairasvakuutuksen piiriin. Ladkkeen hoidollisen arvon mééritys vaatii viranomaisten,
tutkimuslaitosten ja terveydenhuollon yhteisty6td arvioinnin nopeuttamiseksi. Lisdksi vaaditaan yhteistyota viranomaisten
ja ladketeollisuuden vililla, jotta 1adkkeiden tehoa ja turvallisuutta koskevissa varmistavissa tutkimuksissa saataisiin myos

korvattavuuden kannalta tarkeita tietoja.

Pekka Kurki
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