
Sairaalalääkkeet 
harvinaissairauksissa

Miia Turpeinen
Dos, arviointiyl.
OYS

Harvinaissairauksien kansallinen 
konferenssi
22.10.2018



Harvinaissairauksista

• Melkein kaikki perinnölliset sairaudet ovat harvinaisia, mutta kaikki 
harvinaiset sairaudet eivät ole perinnöllisiä.
– Infektiosairauksia, autoimmuunisairauksia, harvinaisia syöpiä...  

• Syy on usein tuntematon 
• Usein vakavia, kroonisia ja eteneviä 
• Monet voidaan todeta joko syntymässä tai lapsuusiässä, yli puolet 

ilmenevät vasta aikuisiällä
– Diagnoosin viiveet 

• Parantavaa hoitoa on vain harvoin tarjolla, mutta elämänlaatuun ja 
pituuteen voidaan usein vaikuttaa

• HUS laskelma: 18 % esh-budjetista kuluu harvinaissairauksiin 



Diagnoosi voi johtaa täsmähoitoon

Field MJ & Boat TF, eds. 2010



Harvinaislääkkeet
• US Orphan Drug Act 1983, Japani 1993, Australia 1997

FDA Law Blog



Harvinaislääkkeet
• EMA/Euroopan parlamentti ja neuvosto 2000

– Sairaus on hengenvaarallinen tai kroonisesti invalidisoiva
– Ilmaantuvuus < 5/10000/vuosi tai lääkkeen käytön vähäisyys ei 

riitä kattamaan kehityskuluja
– Ainoa kyseiseen harvinaiseen sairauteen käytettävä lääke 

(estohoito/diagnoosimetodi) tai olennainen parannus hoidon 
tehoon, siedettävyyteen tai käyttöominaisuuksiin.

– Hakemukset käsittelee EMAn Committee for Orphan Medicinal
Products (COMP)
• Harvinaislääkestatuksen saaneille lääkkeille on tarjolla tieteellistä ja hallinnollista 

neuvontaa 
• Helpotukset myyntilupa- ja muista lääkevalvonnan maksuista
• Löyhemmät tutkimusvaatimukset, kohdennetut kliiniset tutkimukset
• Kansallinen tuki
• 10 vuotta kestävä suoja rinnakkaisvalmisteiden suhteen 



EMA 2018



EMA 2018



Morel et al. 2016



2017 FDA:n hyväksymät harvinaislääkkeet



”Outstanding contribution
to public health”

”Accelerated assesment”

”Approved under
exceptional circumstances”

EMA 2018





19.10.2018









Harvinaislääkkeen hinta

Ollendorf et al., ICER, 2017



Apteekkari 4/2016



19.10.2018

Kurko & Koskinen, Kelan tutkimusblogi 9/2017



Kurko & Koskinen, Kelan tutkimusblogi 9/2017



Kiviniemi, Sic! 4/2016











Ollendorf et al., ICER, 2017
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