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Ladkevalmisteen tarve ja sen suhde nykyiseen hoitokdytant66n

Spinaalinen lihasatrofia (Spinal Muscular Atrophy, SMA) on harvinainen ja perinndllinen
neuromuskulaarisairaus. Sairaus aiheuttaa etenevaa lihasheikkoutta lilkkehermoperéisen lihassurkastumisen
seurauksena. Lihasheikkous vaikuttaa ldahes kaikkiin tahdonalaisiin lihaksiin.

Sairaus aiheuttaa hoitamattomana vaikeaa etenevaa liikuntakyvyttdmyytta ja usein lyhentaa elaman
pituutta merkittavasti. Sairaus vaikuttaa vaikeusasteesta riippuen muun muassa kykyyn istua tai kavella,
hengittdmiseen ja nielemiseen seka kasien, kdsivarsien, paan ja niskan liikkeisiin. SMA ei vaikuta kognitioon.

SMA:sta on olemassa eri vaikeusasteita. Vaikeimmissa tapauksissa oireet alkavat heti syntymasta ja
lievimmissakin tapauksissa jo lapsuudessa. Vaikeusasteita kuvataan tyypeilla SMA1, SMA2 ja SMAS3, joista
SMAZ1 on vakavin. SMA on kaikissa vaikeusasteissaan oireiden alkamisen jalkeen jatkuvasti eteneva sairaus.

Suomessa on arviolta noin 120 SMA:ta sairastavaa henkil6a. Valmisteyhteenvedon mukaan Evrysdi on
tarkoitettu kaikille yli 2 kk vanhoille potilaille, joilla on diagnosoitu SMA1, SMA2 tai SMAS3. Ladke sopii siis
kaikille Suomen SMA-potilaille. Ladkettd on mahdollista kdyttda myos vield oireettomilla potilailla, joilla on
geenitestilla varmistettu SMA-sairaus.

Evrysdi-ladkevalmiste vaikuttaa SMA-sairauden perussyyhyn eli se lisda elimiston kykya tuottaa SMA:ta
sairastavilta puuttuvaa SMN-proteiinia. Kyseessa on elinikdinen ladkehoito.

Talla hetkelld vain pientd osaa sairastavista hoidetaan kahdella Suomessa kaytdssa olevalla SMA-laakkeella
eli Spinrazalla ja Zolgensmalla, mutta suurin osa on ilman ladkehoitoa. Voidaankin todeta, etta yleisin
SMA-hoito Suomessa talla hetkelld on lddkkeetdn hoito. Ladkkeettdmaan hoitoon verrattuna ladkevalmiste
tuottaa erittdin merkittavan hyodyn, koska silla voidaan pysdyttaa taudin eteneminen ja jopa palauttaa
menetettyd toimintakykya. Nain ollen Evrysdi-lddkkeelle on huutava tarve Suomen SMA-potilaiden
hoidossa.

Ladkevalmisteesta havaitut hyodyt

Ladkkeen myyntilupa perustuu kahteen kliiniseen kokeeseen. Firefish-kokeeseen osallistui alle 7 kk ikaisia
vauvoja, jotka sairastivat tyypin 1 SMA:ta. Kahden vuoden hoidon jalkeen yli 80% vauvoista olivat elossa
ilman pysyvaa hengitystukea ja merkittava osa vauvoista pystyi istumaan. Tama ei ole taudin luonnollisessa
kulussa mahdollista. Sunfish-kokeeseen puolestaan osallistui 2-25-vuotiaita tyyppien 2 ja 3 SMA-potilaita.
Kokeessa nahtiin vuoden hoidon jalkeen ladkeryhmassa merkittavaa liikkuntakyvyn paranemista, kun taas
lumeryhmassa nahtiin lievdada huononemista.

Uusimpina tutkimustuloksina mainittakoon Jewelfish- ja Rainbowfish-kokeet, seka Sunfish-kokeen kahden
vuoden seuranta. Jewelfish-kokeessa havaittiin 1-60 -vuotiailla potilailla SMA-taudissa puuttuvan
SMN-proteiinin tason kaksinkertaistuneen ja toimintakyvyn stabiloituneen, mitkd molemmat sailyivat



kahden vuoden seurannan ajan. Rainbowfishissa vastasyntyneilla aloitetun hoidon tuloksena suurin osa
lapsista pystyi seisomaan ja jopa kdvelemaan vuoden hoidon jdlkeen. Sunfish-kokeen kahden vuoden
seurannassa nahtiin 2-25-vuotiaiden tyyppien 2 ja 3 SMA-potilailla 1ddkeryhmassa merkittavaa liikuntakyvyn
paranemista tai stabiloitumista, kun taas lumeryhman toimintakyky laski.

Kaikissa kokeissa laake todettiin turvalliseksi.

Tutkimuksissa havaituilla I1adkehoidon hyddyilld on merkityksellinen vaikutus potilaiden terveyteen ja
jokapaivaiseen elaméanlaatuun. Mita pidemmalla aikajaksolla asiaa tarkastellaan, sitd suuremmaksi
muodostuu ero hoitoa saavan ja ilman hoitoa olevan potilaan terveydessa ja toimintakyvyissa.

Ladkevalmisteen kayttotavan edut

Evrysdi on suun kautta otettava ladke. Tama annostelutapa on potilaalle helpompi kuin lannepistona
sairaalassa annettavan Spinrazan. Monilla SMA-potilailla on skolioosin takia tehty selkdarangan
luudutusleikkaus, mika vaikeuttaa osaltaan lannepiston antamista ja voi tehda sen jopa mahdottomaksi.
Lannepistona annettavaan ladkkeeseen voi myos liittya antotavasta johtuen ohimenevia haittavaikutuksia.

SMA:ta sairastavat kokevat kotikayttoladkkeen olevan itsemaaraamisoikeuden kannalta perustellumpi -
samalla vastuu hoidosta siirtyy enemman hoitavalta taholta itse sairastavalle. Tama motivoi hoitoon ja tuo
tunteen vaikuttamismahdollisuuksista oman sairautensa aktiiviseen hoitoon.

Ladke voidaan tarvittaessa annostella myos PEG-letkun tai nend-mahaletkun kautta, mikdantaa laajemmat
mahdollisuudet annostelulle eika rajaa nielemisvaikeuksista karsivia potilaita hoidon ulkopuolelle.

Potilaan oikeus hoitoon

Hoitojen kuulumisesta julkisin varoin jarjestettyyn terveydenhuoltoon saddetdaan Terveydenhuoltolain 7 a §
:ssd. Pykalan sisdltoé voidaan hoitojen osalta kirjoittaa yksinkertaistaen seuraavasti:

Kaikki ladketieteellisesti perustellut hoidot, joiden riski-hyotysuhde on potilaan kannalta edullinen pois
lukien ne kalliit hoidot joiden vaikuttavuus on vdhainen, kuuluvat julkisesti rahoitettuun terveydenhuoltoon.

Ladketieteellinen perusteltavuus ja edullinen riski-hydtysuhde tulee ilmi Evrysdin myyntiluvan
myontamisperusteissa.

Kliinisten tutkimusten perusteella voidaan todeta, ettad Evrysdi-ladkehoidon todennakoisin vaikutus kaikilla
Suomen SMA-potilailla olisi vahintddn taudin etenemisen pysahtyminen.

SMA on erittdin vaikeasti vammauttava ja henked uhkaava sairaus, joten taudin etenemisen pysayttamista ei
voida mitenkaan pitaa vahaisena vaikutuksena. SMA:n lddkehoitojen ja taman kyseisen lddkevalmisteen on
kuuluttava terveydenhuollon palveluvalikoimaan ja taten korvattaviin ladkkeisiin.

Perustuslain 19 §:n mukaan julkisen vallan on turvattava jokaiselle riittavat terveyspalvelut. Palvelujen
riittdvyytta arvioitaessa voidaan lahtokohtana pitaa sellaista palvelujen tasoa, joka luo jokaiselle ihmiselle
edellytykset toimia yhteiskunnan taysivaltaisena jasenena.

SMA johtaa usein erittdin vaikeaan lilkkuntavammaisuuteen, joka rajoittaa kokonaisvaltaisesti toimintakykya
ja ndin vaikeuttaa yhteiskunnan taysivaltaisena jasenena toimimista. Esimerkiksi kavely, pyoratuolin kadytto,
puhedanen kuuluvuus, tietokoneen tai puhelimen kaytto, paan pystyssa pitdminen, itsendinen sydminen,
asennon vaihto sangyssa tulevat SMA:n myo6ta vaikeiksi tai mahdottomiksi. Toimintakyvyn lisédminen tai



sdilyttaminen mahdollistaa SMA:ta sairastavalle itsendisemman eldman seka osallistumisen ja vaikuttamisen
yhteis60n ja yhteiskunnan toimintaan.

SMA:ta sairastavat eivat ela sairaalassa vaan pyrkivat vammansa aiheuttamien rajoitusten puitteissa
olemaan aktiivisia, tyotatekevia, koulua kadyvia, harrastavia, sosiaalisia, positiivisia, oikeuksiaan puolustavia
ja muutenkin yhteiskunnan toimintaan vaikuttavia yhteiskunnan jasenia.

Taudin etenemisen pysayttavan ldakehoidon vaikutukset potilaan kannalta

SMA on eteneva sairaus, joka hoitamattomana lyhentaa elinian pituutta merkittavasti. Onkin
ymmarrettdvaad, etta taudin etenemisen pysdyttaminen on potilaille kaikkein tarkeinta. Nahdaan, ettd tdman
tulee riittda hoidon antamisen perusteeksi. Ero pysdahtyneen ja etenevan taudin valilla — vaikka se lyhyella
aikavalilla tarkasteltuna olisikin pieni — kasvaa vuosi vuodelta ja muodostuu lopulta todella merkittavaksi.
Laaja eurooppalainen tutkimus tukee tata potilaiden nakemysta
(https://pubmed.ncbi.nIm.nih.gov/28237437/ ).

Nadennadisesti pienelta vaikuttava toimintakyvyn menetys voi olla potilaalle valtavan suuri. Pienet voimien
menetykset muuttavat mahdottomiksi esimerkiksi itsendisen sydomisen seka nielemisen, sahkopyoratuolin
kadyton, voimakkaan puhedanen tuottamisen, tietokoneen tai puhelimen kayton tai padn pystyssa pitamisen.
Toisaalta taas pienikin toimintakyvyn lisdys on todella merkityksellista.

Kavelykyvyn menettaminen on suuri ja konkreettinen menetys, joka koskettaa erityisesti SMA3-potilaita.
Ladkehoidolla kavelykyvyn sailyttaminen olisi mahdollista. On todellinen tragedia, jos ladkehoito ei ole
naiden ryhmien saatavilla.

Perheissa SMA vaikuttaa kokonaisvaltaisesti perheen arkeen, vanhempien tydssakdyntiin ja tulevaisuuden
suunnitteluun. Mahdollisimman varhaisessa vaiheessa aloitettu lddkehoito kaventaisi eroa ns. normaalin
vanhemmuuden ja erityislapsen vanhemmuuden valill3, koska lapsen avuntarve arkisissa toimissa ei olisi
niin suuri ja huoli lapsen tulevaisuudesta ei olisi jatkuvasti lasna. Tama tukisi vanhempien jaksamista ja
eheyttdisi perheen sisdista dynamiikkaa.

SMA vaikuttaa voimakkaasti sairastavan ja laheisten psyykeeseen. IIman ladkehoitoa toimintakyvyn
menetyksen pelko ja tuska on aina ldsna niin sairastavalla kuin laheisillakin. Lidkehoidon myo6ta tieto taudin
pysahtymisesta lisda elamanmyonteisyytta ja auttaa suunnittelemaan tulevaisuutta. Etenevaa sairautta
sairastavat tietdvat, ettd taudin pysahtyminen muuttaisi eldman totaalisesti.

Sama sairaus - eri potilasryhmat

On raastavaa sairastaa vakavaa sairautta, johon ei saa hoitoa, vaikka toimivaksi ja turvalliseksi osoitettu
hoito olisi olemassa. Ndin on asianlaita suurimmalla osalla Suomen SMA-potilaista. Tama kokonaan ilman
ladkehoitoa oleva potilasjoukko on kaikkein eniten ladkehoidon tarpeessa.

Evrysdia on tutkittu eri potilasryhmilla vastasyntyneistda 60-vuotiaisiin. Ladke on hyddyttanyt kaikkia
potilasryhmia, mutta tutkimukset ovat painottuneet nuorempiin potilaisiin ja heilld hoidon hyoty on ollut
viela selkeampi. Jos tata taustaa vasten neuvotteluissa paadyttaisiin ratkaisuun, jossa eri potilasryhmia
kohdeltaisiin eri tavalla, niin eikd sen sijaan ettd osa potilaista jatettdisiin epdoikeudenmukaisesti hoidon
ulkopuolelle, kannattaisi harkita esimerkiksi alhaisempaa lddkkeen hintaa niille potilasryhmille, joille naytto
hoidon hyodyista on vaatimattomampi. Tama ratkaisu olisi ndhdaksemme hyvin looginen ja potilaiden
terveyden kannalta paras mahdollinen.


https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/28237437/

Evrysdin kdytté Euroopassa

Evrysdi on otettu kansallisilla paatoksilla korvattavaksi ladkkeeksi laajalti Euroopassa, ks. kartta
https://smafinland.fi/evrysdi/. Suomi vaikuttaisi olevan poikkeustapaus Euroopassa. Tahan olisi aika saada
muutos. Lisshuomiona toteamme, etta suurin osa kartan maista hoitaa myos aikuispotilaat.

SMA Finland ry:lla ei ole asiaan liittyvia sidonnaisuuksia.
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