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Pitkalle kehitettyja terapioita harvinaissairauksiin

Veijo Saano

Useimpien harvinaissairauksien hoitoon tarvitaan uusia hoitotapoja, kuten ATMP-valmisteita. Ndiden valmisteiden

kehitystyo on vilkasta, vaikka harvinaissairauksien kliinisissd tutkimuksissa niitd on toistaiseksi vahan.

Useimmat harvinaissairauksista ovat perinnéllisia tiloja. Korjaavan tai parantavan hoidon antaminen niihin ei yleensa
onnistu tavanomaisilla Iddkinnallisilld keinoilla, vaan tarvitaan uusia hoitotapoja, kuten solu- ja geeniterapiaa,

monoklonaalisia vasta-aineita ja regeneratiivisia kudosvalmisteita.

Seka geeni- etti soluterapiavalmisteita hyviksytty harvinaislaakkeiksi

Vaikka geeni- ja soluterapiavalmisteiden osuudet kliinisissa tutkimuksissa olevista harvinaislddkkeistd ovat vield pienet,
noin 3 % ja 2 %, on kyseisten valmisteiden kehitystyo vilkasta. Harvinaislddkestatusta haetaan yleensa varhain, jo ennen
kliinista tutkimusvaihetta. Harvinaisladkekomitea COMP on toimintansa ensimmaisen kymmenvuotiskauden aikana,
vuoden 2010 loppuun mennessa, puoltanut harvinaislddkestatuksen myontdamistéd 64:1le harvinaisldakkeelle, jotka kuuluvat
ATMP-ryhmaan.

Geeniterapioiden piiristd harvinaislddkkeiksi on hyviaksytty geeniterapiatuotteita, joista kehitetddn ladkkeitd muun muassa
seuraaviin sairauksiin: Wiskott-Aldrichin sairaus, beeta-talassemia, metakromaattinen leukodystrofia, Duchennen
lihasdystrofia, Pompen tauti, retinitis pigmentosa, Leberin amauroosi, Stargardtin tauti ja epidermolysis bullosa.
Soluterapiavalmisteita on kehitteilld muun muassa Crigler-Najjarin sairauteen seké useisiin harvinaisiin maksasairauksiin

ja syOpatauteihin.

Harvinaisladkkeiden kehittiminen hyodyttdd myos yleisten sairauksien hoitoa
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Laajemmin tarkasteltuna noin 30 % 900:sta harvinaislddkestatuksen saaneista valmisteista on innovatiivisia ja niitd voidaan
pitdd ATMP-ryhmadn kuuluvina, esimerkkind kantasoluvalmisteet. Niille on odotettavissa useita kdyttosovellutuksia. Ndin
harvinaissairauksien tutkimus ja hoitomenetelmien kehittdminen harvinaissairauksiin hyodyttdd myos yleisten sairauksien

hoitoa.
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