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Sidonnaisuuksia

* Selvitysmies (STM), ladkekorvausjarjestelman kehittaminen
e Laadkkeiden hintalautakunnan asiantuntijaryhma (pj.)

* Valtakunnallinen ladketieteellinen tutkimuseettinen toimikunta (TUKIJA)
pj. vuosina 2006-2014

* Asiantuntijalausuntoja Fimealle ja EMA:lle
e Laadkemarkkinoinnin valtakunnan jasen (Laaketeollisuus ry)

* Asiantuntijaluentoja laaketeollisuuden jarjestamissa ja tukemissa
koulutustilaisuuksissa

e Asiantuntijalausuntoja laaketeollisuudelle

e Laakkeisiin liittyvaa perustutkimusta, jota rahoittavat mm. Business
Finland



STM:n toimeksiannon tavoitteet™

1. Ladkekorvausjarjestelman kehittaminen nykyjarjestelman pohjalta

— jarjestelman selkeyttaminen (korvausluokat, niiden taso ja sisalto ja

miten niita jatkossa tarkastellaan)
korvausjarjestelman laajuus (korvattavuuden edellytykset)

2. Ladkekorvausjarjestelman kehittamistarpeet muuttuvassa
toimintaymparistossa ja rajapinnat

Sote-uudistuksen huomioiminen (esim. monikanavarahoituksen
yksinkertaistaminen)

uudistuva myyntilupamenettely (EMA:n mahdolliset toimintamallit)
uudet ja kalliit Iadkkeet, harvinaislaakkeet
rationaalinen laakehoito (esim. |aakkeettomat hoitovaihtoehdot)

3. Arvio mahdollisista laakekorvausjarjestelman toimenpiteista
laakekustannusten hillitsemiseksi

* Lddkekorvausjdrjestelmdn kehittdminen. Selvityshenkilon loppuraportti. Sosiaali- ja
terveysministerion raportteja ja muistioita 20/201 8.
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Milj. euroa (vuoden 2017 rahana)
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Nykyinen laakekorvausjarjestelma

e Sairausperusteinen jarjestelma ohjaa korvausmenoja ja
|aakkeenmaaraamista monin tavoin

e Jarjestelmalla on tuettu erityisesti kansansairauksien
|aakehoitoja ja niiden sairauksien laakehoitoja, jotka
aiheuttavat huomattavia potilaskohtaisia kustannuksia

e Korvattavuuden rajoittaminen on mahdollistanut kalliiden
|ladkkeiden ottamisen korvausjarjestelmaan

* Valtaosa korvaustapahtumista on vaivattomia seka potilaalle
etta sairausvakuutusjarjestelmalle



Laakekorvausjarjestelman tavoitteita

* Parhaiden hoitokaytantdjen mukainen ladkehoito
kaikille sita tarvitseville

* Turvaa erityisesti paljon laakkeita kayttavien ja
pienituloisten henkildiden tarkoituksenmukaisen
laakehoidon

* Kannustaa edullisempien valmisteiden kayttéon

e Mahdollistaa uusien innovatiivisten laakkeiden
kayttoonoton



Muuttuva laakehoito

Laakehoidon merkitys kasvaa terveyden- ja sairaanhoidossa

Laakehoitojen mahdollisuudet lisaantyvat sairauksissa, joihin ei ole viela
tehokasta hoitoa (mm. harvinaissairauksien tutkimus ja laakekehitys)

Ladkkeen maaritelma muuttuu

Uudenlaiset biologiset laakkeet, geenien toimintaan ja proteiinien

tuotantoon vaikuttavat valmisteet, geeni- ja soluterapiatuotteet,

kudosmuokkaustuotteet, |laake-laiteyhdistelmat

Ladkkeiden

maara kasvaa

uudet vaikutusmekanismit

poikkeavat turvallisuusongelmat

kayttoaiheiden tarkentuminen (yksil6llinen laakehoito)
kustannusvaikuttavuus



Orphan Drug Approval Trends

In the decade leading up to the passage of the Orphan Drug Act, only 10 industry-
supported products for rare diseases were brought to market

* Since 1983: 600+ orphan drug indications approved from 450+ distinct drug products

Number of FDA Orphan Drug Approvals
H

S0

15 a4p

=

-
b=
™

ao -

2013
2014
04

2007 |

“Product”™ defined == drugs having the same active ingredient and formulation

*2017 figwres of 9/15,/2007F 4

https://www.fda.gov/downloads/Forindustry/DevelopingProductsforRareDiseasesConditions/UCM581335.pdf



Analysis of orphan designations in the European Union
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2017: A year of FDA “firsts” in rare diseases

Tisagenlecleucel
— First gene therapy approval in the United States
 Avelumab
— First FDA-approved treatment for metastatic merkel cell carcinoma
e Lesipasvir + sofosbuvir
— First HCV direct-acting antivirals appoved for use in adolescnts
* Celiponase alpha
— First FDA-approved treatment for a form of Batten disease
* Edaravone
— First new treatment for patients with ALS over 2 decades
e lbrutinib

— First FDA-approved therapy for the treatment of chronic graft-versus-host
disease (GVHD)

* Benzidazole
— First treatment approved for the treatment of Chagas disease

https://www.fda.gov/downloads/Forindustry/DevelopingProductsforRareDiseasesConditions/UCM581335.pdf



Availability and affordability of cancer medicines™

Policy and economic objectives
Off-label prescribing

Price regulation and procurement
Pricing policies in countries

Controlling costs

Differential pricing

Managed entry agreements

Cross-border collaboration

Generic medicines
Transcparency

Research and development costs
Pediatric oncology

Balancing public health and industry
needs

Voluntary licensing and TRIPS (Trade-
related aspects of Intellectual Property
Rights)

Patient access initiatives

Competition

*WHO: Informal Advisory Group on the availability and affordability of cancer medicines
Report of the meeting 4-6 April 2018, Geneva, Switzerland
http://www.who.int/medicines/areas/access/Improving-affordability-effectiveness-of-cancer-medicines/en/



http://www.who.int/medicines/areas/access/Improving-affordability-effectiveness-of-cancer-medicines/en/

Harvinaissairauksien laakkeet

* Selvitystyossa esilla olleita asioita mm.

— Kustannusvaikuttavuus arviointi,
terveystaloustieteelliset selvitykset

— HAKE-keskusten osaamisen
hyodyntaminen

— Kansalliset hoitolinjaukset

— Orphan drug — status

— Harvinaissairauksien korvausluokka
— Kayttoéaiheen ulkopuolinen kaytto

— Pohjoismaiden ja eurooppalainen
vhteistyo

— Laakkeiden hankinta




Arviointitoiminta

* Yhtenadinen kansallinen laakkeiden hoidollisen arvon arviointi
ja kustannusvaikuttavuusarviointi tulisi tehda kattavasti
kansallisella tasolla kaikille ladakkeille [dadkemuodosta (suun
kautta annostelu, suonensisainen annostelu) riippumatta

* Erityinen peruste talle on potilaiden yhdenvertainen
mahdollisuus vaikuttavaan, turvalliseen, kohtuuhintaiseen ja
innovatiiviseen laakehoitoon



Sairaalalaakkeet

 Eivat ole viranomaisen toteuttaman korvattavuus-
ja/tai hintasaantelyn piirissa

e Laakkeiden hintojen saantelya toimeenpannaan
hankintamenettelyn kautta (kilpailutus)

e Laakehankintamenettelylld ei suoraa yhteytta
hoidolliseen ja taloudelliseen arviointiin

* Sairaanhoitopiirit tai erityisvastuualueet paattavat
kukin tahollaan uuden laakkeen kayttéonotosta

e Kaytannot vaihtelevat eri alueilla



Pienten potilasryhmien laakehoitojen
hoidollisen arvon arviointi

Laaketieteellinen ja terveystaloustieteellinen kokonaisarviointi

Sairauden laatu, laakkeen tarpeellisuus ja taloudellisuus seka tutkimuksissa ja
kaytossa osoitettu hoidollinen arvo

o Laadkkeen teho verrattuna vertailuvalmisteisiin

o Laakkeen siedettavyys verrattuna vertailuvalmisteisiin

o Ladkkeen taloudellisuus verrattuna vertailuvalmisteiin ja/tai hoitoihin
o Sairauden vaikeusaste (vaikea, pitkaaikainen)

o Ladkehoidon valttamattomyys

o Korvaava tai korjaava vaikutustapa

Ladakehoidon hoidollisen arvon ja tarpeen arviointi suhteessa aiheutuviin
kustannuksiin verrattuna vastaavien hoitojen hyotyihin ja kustannuksiin



Laakkeiden hoidollisen arvon arviointi:
toimijat ja laakeryhmat

Hila
Kela

Fimea
PALKO
Sairaanhoitopiirit

FinCCHTA

EunetTHA

Euroopan komissio*

EU:n komission ehdotus 31.1.2018

Ladkeryhma/teknologiat

Sairausvakuutuslain perusteella korvattavien avohoidon ladakkeiden
hoidollinen arvo ja kustannusvaikuttavuus (uudet vaikuttavat ladkeaineet ja
merkittava kayttdaiheen laajentuminen, terveystalousselvitys vaatimuksena)

Antaa lausunnon Hilalle avohoidon ladkkeista. Lausunnossa on arvioitava
esitetyn korvattavuuden edellytykset ja hinnan tai hinnan korotuksen
kohtuullisuus ja sairausvakuutukselle aiheuttavat kustannukset

Arviointeja sairaaloissa kaytettavista uusista ladakkeista (kliininen
vaikuttavuus, turvallisuus ja taloudellisuus)

Antaa suosituksia Fimean arvioimista sairaalalaakkeista siita, kuuluuko ladke
julkisesti rahoitettuun palveluvalikoimaan

Sairaalaldaakkeiden arviointi ja hankinta (erityisvastuualueiden
ladkearviointiryhmat)

Terveydenhuollon menetelmien arviointi

Terveysteknologian arviointi, jasenvaltioiden viranomaisten ja toimielinten
verkosto

Laakkeiden, ladkinnallisten laitteiden ja in vitro -diagnostiikan arviointia



Laakkeiden hoidollisen arvon
arviointi ja kayttoonotto

Hakemus

|

Hoidollinen arvo, terveystaloudellinen arviointi

Lautakunta Sairaala-
Sihteeristo |G5kkeet

Avoterveyden-
huollon ladkkeet

Asiantuntijaryhma Asiantuntijaryhma

Toimeenpano

Kela Ervaf

vhteistybalueet
Sairaalalddkkeet

Avohuollon
lddkkeet




Laakevirasto

e Seka avohuollon reseptilaakkeiden etta
sairaalalaakkeiden hoidollisen arvon arviointitoiminta
ja paatoksenteko olisi tarkoituksenmukaista yhdistaa
vhteen yksikkoon (lautakuntaan)

* Lautakunnan luonteva sijoituspaikka olisi
|adkevirastoksi muutettava Fimea (Finnish Medicine
Agency, FMA)



Toimeenpanojarjestelma

* Kelan tehtavana olisi edelleen tehda paatokset
korvausoikeuksien edellytyksista ja asiakkaiden
korvausoikeuksista lautakunnan paatosten
perusteella

* Seka laakekorvausjarjestelmaa etta Kelan
toimeenpanojarjestelmaa olisi kehitettava
nuomioimaan nykyista paremmin hyvan
noitokaytanndn mukainen laakehoito, erityiset
noidolliset perusteet ja yksildllisen laakehoidon
tarpeet potilaiden eriarvoisuuden vahentamiseksi




Yksilollistetty laakehoito ja erityiset hoidolliset
perusteet

* Kelalle mahdollisuus erityistilanteissa laaketieteellisin perustein vaikeissa ja
pitkaaikaisissa sairauksissa tehda erillisia paatoksia korvattavien laakkeiden osalta

Valmisteen tulee olla laakekorvausjarjestelmassa

Korvausoikeus myonnetdan erikoissairaanhoidon hoitavasta yksikosta
annetun B-lausunnon tarpeellisuusharkinnan perusteella moniammatillisessa
asiantuntijaryhmassa, jossa kuullaan tarvittaessa paatoksentekoa tukevaa
alan laaketieteellista asiantuntijaverkostoa

Diagnoosin edellytetaan perustuvan hyvien kansallisten ja kansainvalisten
hoitosuositusten mukaisiin diagnostisiin perusteisiin

Lausunnossa on sairautta ja sen aiempaa hoitoa ja hoitotuloksia koskevien
tietojen lisaksi esitettava hyvan hoitokaytannon mukainen hoitosuunnitelma,
jossa valmisteen tarve osoitetaan tieteelliseen tutkimusnayttéon perustuen

Korvausoikeus myonnetaan maaraaikaisena asianmukaisen
hoitosuunnitelman edellyttamaksi ajaksi



Yksilollistetty laakehoito ja erityiset
hoidolliset perusteet

e Sokeuttava silmatulehdus (Behcetin tauti,
harvinainen immunologinen tila)

* Yksilollistetty mutaatioperusteinen leukemioiden
laakehoito

 Desmoidikasvain (harvinaissairaus)



Sokeuttava silmatulehdus

* Behcetin tauti on useissa eri elimissa esiintyva verisuonitulehdus,
jonka aiheuttajaa ei tiedeta

* Pohjois-Euroopassa esiintyvyys noin 0,3 sataatuhatta kohden
* Silmatulehdus on yksi taudin vakavimmista ilmenemismuodoista

 Hoidon tavoitteena on lievittaa tulehdusta, estaa oireiden
paheneminen ja uusiutuminen seka ehkaista nadnmenetys
* Hyvan hoitokaytannén mukainen laakehoito
— Kortikosteroidihoito

— Immunosuppressiiviset ladkkeet (atsatiopriini, syklofosamidi,
metotreksaatti)

— Infliksimabi
— Interferoni alfa-2a ja alfa-2b



Interferoni alfa-2a:n kayttoaiheet ja

korvattavuus
fbyahest fortaws
* Karvasoluleukemia Peruskorvattavuus Erityiskorvattavuus Rajoitettu
* Krooninen (302) (117) erityiskorvattavuus
myelooinen (180)
leukemia (KML)
* |honT- Pahanlaatuiset veri-, Leukemiat, muut Muut pahanlaatuiset
solulymfooma luuydin- ja pahanlaatuiset veri- ja kasvaimet, joita ei ole
* Follikulaarinen imukudostaudit ja luuydintaudit seka muualla asetuksessa
non-Hodgkinin eraat kasvainsairaudet pahanlaatuiset erikseen mainittu, kun
lymfooma imukudostaudit kysymyksessa on
* Pitkalle edennyt melanooma tai
munuaissyopa munuaissyopa
* Maligni
melanooma

e Krooninen
hepatiitti B ja C



Yksilollistetty syovan laakehoito

Uudet syopalaakkeet ovat entista useimmin suun kautta
annosteltavia valmisteita

Mutaatioperusteisissa hoidoissa parhaan hoitokaytannon mukainen
ladkehoito suun kautta otettavilla valmisteilla ei ole aina korvattavaa

Eriarvoisuus harvinaisia syopia sairastavien ja kansantauteina
esiintyvien syopien valilla

Eriarvoisuus ladkkeiden kaytdssa sairaalassa suonensisaisesti
kaytettavien ja avohuollon suun kautta annosteltavissa valmisteissa

Toimeentulotuesta voidaan myontaa maksusitoumus vastaavalle
avohuollon syopalaakkeelle, mika myos johtaa eriarvoisuuteen
potilaiden kesken



Laakeherkkyystutkimus syovan
yksilollistetyssa laakehoidossa

Syovan toteaminen

l

Laakeherkkyystutkimus

|

Laakehoidon valinta potilaskohtaisesti

l

Hoidon tehon ja siedettavyyden seuranta




Yksilollistetty mutaatioperusteinen leukemioiden
laakehoito

* Kroonisen myelooisen leukemian (KML) lddkehoito on
kehittynyt viime vuosina nopeasti

— Diagnoosi perustuu Philadelphia-kromosomin (Ph) tai
fuusiogeenin (BCR-ABL1) osoittamiseen luuydin- ja/tai
verinaytteesta

— Ensilinjan hoito tyrosiikinaasin estdjat imatinibi ja nilotinibi
— Toisen linjan hoitona dasatinibi, bosutinibi ja ponatinibi

— Osalle potilaista kehittyy taydellinen resistenssi kaikille
edellda mainituille ladkkeille Thr315lle mutaation vuoksi

— Munuaissydvan hoidossa kaytettava aksitinibi tehoaa
KML:n hoidossa, jos potilaalla BCR-ABL1 geenin Thr315lle
mutaatio®

*Pemovska ym. Nature 2016



Desmoidikasvain

Sidekudoskasvaimia, joilla on taipumus infiltroida
ymparoiviin kudoksiin

Suoliliepeen desmoidikasvaimia todetaan
Suomessa vuosittain muutamalla potilaalla

Kirurginen poisto

Antiestrogeenit, tulehduskipuladakkeet,
solusalpaajat mm. liposomaalinen doksorubisiini

Solusalpaajat eivat ole korvattavia tassa
kayttdaiheessa



Keuhkoverenpainetauti (pulmonaalihypertensio)

* Keuhkovaltimoiden verenpainetauti on harvinainen sairaus. Uusia
tapauksia ilmaantuu arviolta 5-10/miljoona asukasta/vuosi.

e Potilaiden ennuste on huono, silla nykyhoidollakin noin 15 % potilaista
kuolee ensimmaisen vuoden aikana. Osa potilaista soveltuu
keuhkonsiirtoon.

* Itsesyntyinen (idiopaattinen) keuhkoverenpainetauti (alkusyyta ei
tunneta) on keuhkoverenpainetaudin harvinainen muoto, sita
todetaan vuosittain yhdella tai kahdella suomalaisella, ja useimmat
sairastuneista ovat 45—60-vuotiaita ja 70 % ovat naisia.

e Laadkevaihtoehtoja on useita (sildenafiili, tadalafiili, ambrisentaani,
bosentaani), useimmissa tapauksissa kaytetaan useaa laaketta yhta
aikaa

e Laakkeet parantavat potilaan suorituskykya ja todennakoisesti myos
ennustetta

 Elintavoilla tai muilla keinoilla ei voida vaikuttaa
keuhkoverenpainetaudin syntyyn



Erityiskorvattavat sairaudet

* Eraiden vaikeiden ja pitkaaikaissairauksien
sairauksien siirtoa alemmasta (65 %) ylempaan
erityiskorvausluokkaan (100 %) tulisi harkita, koska
ne muihin ylemman erityiskorvausluokan sairauksiin
verrattuna siihen luokkaan kuuluisivat

e Korvattavuuden edellytyksia tulisi ajantasaistaa
muuttuvan laakehoidon ja hyvan hoitokdaytannon
mukaisiksi

* Kelan asiantuntijalaakarien tulisi seurata nykyisten
sairauksien luokittelun ajantasaisuutta ladkehoidon
kehittyessa



Ehdollinen korvattavuus

* Ehdollisen korvattavuuden malli tulisi vakinaistaa ja
ottaa kayttoon erityisen kalliiden ja innovatiivisten
|laakkeiden hallittuna kayttéonottona myds
sairaaloissa

* Ehdollisen korvattavuuden malli tarjoaisi
mahdollisuuden myds harvinaissairauksien
|aakkeiden korvattavuuden kansalliseen
arviointityohon, kayttéoonottoon ja hankitaan seka
vhdenvertaisuuden varmistamiseen alueiden valilla



Harvinaissairauksien laakkeet

Harvinaissairauksien hoito on keskitetty
vhteistyoalueille

Yhdenvertaisuuden varmistaminen
alueiden valilla

Selvitystyodssa on ollut esilla mm.

— Velvoite yhteistyoalueille
harvinaissairauksien ladakekustannuksista ja

— Laakekustannusten kansallinen rahoitus
yksittaistapauksissa

— Uusi korvausluokka

Ehdollinen korvattavuus —malli (hallitun
kayttodnoton sopimus), kansallinen
hoidollinen arviointi




Rahoitus

e Rahoituksen osalta valtion osuus (67 %) laakekorvauksien
rahoituksesta Sosiaali- ja terveyspalvelujarjestelman
uudistuksen yhteydessa olisi hyva siirtaa maksuvastuulliselle
maakunnalle yleiskatteellisena*

* Maakunnille muodostuisi kannuste hallita laakekustannuksia
ja ohjata lagkkeen maaraamista (edulliset valmisteet,
viitehintajarjestelmaan kuuluvat valmisteet ja biosimilaarit)
alueillaan kustannusvaikuttavasti, ja samalla myos laakkeen
maaraajien kustannustietoisuus lisaantyisi

*Maakunta- ja SOTE-uudistus, reformiryhma 13.4.2018:

Arvion mukaan laakekorvausmenot olisivat vuoden 2022 tasossa 1 568 milj. euroa;
vakuutettujen osuus 523 milj. euroa, valtion/maakuntien osuus 1063 milj. euroa ja
potilaiden omavastuuosuudet 746 milj. euroa



Ladkekorvaus- ja toimeenpanojarjestelman
kehittaminen huomioimaan uudistuva laakehoito

* Laakehoitojen mahdollisuudet lisaantyvat sairauksissa, joihin
ei ole viela tehokasta hoitoa

* Uudet markkinoille tulevat ladkkeet on yha useammin
tarkoitettu pienille potilasryhmille tai harvinaissairauksien
hoitoon

* Nopeutetut myyntilupamenettelyt, rajallisempi naytto
hoidollisesta arvosta ja kustannusvaikuttavuudesta

* Yksil6llistetty laakehoito, erityiset hoidolliset perusteet
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