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Tiivistelmd

TIVISTELMA

Potilaiden ja potilasjirjestdjen mahdollisuudet osallistua ja tuoda niakokul-
mia terveydenhuollon menetelmien arvioinnin eri vaiheisiin (engl. health
technology assessment, HTA) ovat yleistyneet viime vuosikymmenina. Tama
koskee myo0s lddkkeiden korvattavuuteen ja kdyttoonottoon liittyvaa paatok-
sentekoa, johon kokemustiedon katsotaan tuovan arvokasta ndkokulmaa.
Tamaén vaitoskirjatyon tarkoituksena oli tutkia, mika merkitys potilasjirjes-
tojen tekemilla lausunnoilla on ja miten potilasjarjest6jen osallisuus toteutuu
ladkkeiden hintalautakunnan (Hila) ja terveydenhuollon palveluvalikoima-
neuvoston (Palko) lausunto- ja padtoksentekoprosesseissa. Aihetta tutkittiin
selvittamalla, kuinka paljon potilasjarjestot ovat osallistuneet eli antaneet
ladkkeisiin liittyvia lausuntoja Hilalle ja Palkolle, mitd haasteita lausuntojen
antamiseen potilasjirjestéjen ndkokulmasta liittyy, miten potilasjarjestGjen
edustajat kokevat osallisuuden toteutumisen, ja miten viranomaiset hyodyn-
tavat lausuntoja suosituksia tai korvattavuutta koskevassa paitoksenteossa.
Tutkimuksessa saatua tietoa voidaan hyodyntida seka potilasjiarjestGjen etta
viranomaisten toiminnan kehittimisessa potilasndkokulman huomioimiseksi
lddkkeiden arvioinnissa.

Tutkimuskokonaisuus muodostuu neljasta osatyosté ja taustoittavasta
kirjallisuuskatsauksesta, jossa potilasjirjestojen osallisuuden toteutumista
tarkastellaan Sherry Arnsteinin osallistumisen portaiden ja Health Technology
International (HTAI) -jarjeston laatustandardien valossa, sekd tutkimuksen
yhteenvedosta.

Osaty0ssa I tutkittiin, kuinka paljon potilasjirjestot ovat antaneet 1aak-
keisiin liittyvia lausuntoja Hilalle ja Palkolle vuosina 2017—2021. Tutkimuksen
aineistona olivat viranomaisten tutkijan tietopyynt66n antamat vastaukset,
jotka sisélsivat Hilan ja Palkon vastaanottamien lausuntojen méaérin ja sen,
mihin lddkevalmisteeseen tai suositusluonnokseen lausunto oli kohdentunut.
Viitoskirjan yhteenvetoa varten aineistoa tdydennettiin vuosien 2022 ja 2023
tiedoilla. Aineisto analysoitiin kuvailevilla kvantitatiivisilla menetelmilla.

Osatyo0ssa 11 tutkittiin potilasjirjest6jen ja viranomaisten kokemuksia
keskindisestd yhteistyosti, potilasjarjestdjen antamista lausunnoista ja niihin
mahdollisestiliittyvista haasteista. Lisdksi tutkittiin potilasjarjestojen tieto- ja
koulutustarpeita ladkkeiden arvioinnista. Osatyo III keskittyi potilasjarjesto-
jen edustajien kokemuksiin osallisuuden toteutumisesta sekd viranomaisten
nakemyksiin siitd, mika on lausuntojen merkitys suositusta tai korvattavuutta
koskevassa paatoksenteossa. Osatoiden II ja III aineistona oli potilasjirjesto-
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jen ja viranomaisten edustajien puolistrukturoidut yksilo- ja parihaastattelut
(n=21), jotka analysoitiin laadullisella sisdllénanalyysilla.

Osatyo0 IV toteutettiin kyselytutkimuksena (n=503), jonka tavoitteena oli
tutkia, miten hyvaksi kansalaiset arvioivat omat tietonsa ladkekehityksesti ja
terveydenhuollon menetelmien arvioinnista, ja mista ladkekehityksen osa-alu-
eista he ovat kiinnostuneita oppimaan lisda. Aineisto analysoitiin tilastollisilla
menetelmilla (Pearsonin khiin nelio -testi ja logistinen regressio).

Tutkimukseni perusteella potilasjarjestot ovat ottaneet lausuntomahdol-
lisuudet myonteisesti vastaan. Lausuntojen méaara on kuitenkin ollut melko
pieni suhteessa kasiteltyjen korvattavuushakemusten tai laakkeisiin liittyvien
suositusluonnosten kokonaisméaardaian. Lausuntoja on annettu eniten syopa-
lddkkeiden jaimmuunivasteen muuntajien seka tuki- jaliikuntaelinten sairauk-
sien ladkkeiden ryhmiin kuuluvista valmisteista. Lausuntojen antamisessa
oli haasteita, joista merkittavimmat liittyvit siihen, ettd potilaskokemuksia
uusista ladkkeista on vaikea saada ja ettd resursseja lausuntojen valmisteluun
on jarjestoOissa rajallisesti. Osaamisen puute oli yksi lausuntojen antamisen
esteistd. Viranomaisten nakokulmasta potilasjarjest6jen lausunnot eivit aina
vastaa kisiteltavaan asiaan, mika johtuu osittain siité, ettd Hilalle saapuneiden
hinta- ja korvattavuushakemusten yksityiskohdat eivit ole julkisia. Viranomai-
set arvostivat eniten lausuntoja, jotka lisdavit heidan ymmarrystaan sairastu-
neen hoidon kokonaisuudesta, harvinaisista sairauksista seka hoidoista, joista
tieteellinen naytto on vield vahiista. Lausuntojen merkitys paatoksenteossa oli
kuitenkin vahéinen. Pienet tyontekijaresurssit ovat tutkimuksen perusteella
haaste my6s viranomaisorganisaatioissa, ja yksi este potilasjirjestGjen osal-
listumista tukevien toimintamallien ja viestinnidn kehittamiselle.

Organisaatioiden tasolla potilasjarjestot ja viranomaiset ovat tehneet pit-
kajanteista yhteistyotd. Lausuntojen antaminen koettiin kuitenkin yksisuun-
taisena ja kokemus osallisuudesta oli potilasjirjestojen edustajien mukaan
melko heikkoa. HTAi-jarjeston laatustandardien mukaan viestinti ja tiedotus
lausuntomahdollisuuksista seka niiden aikatauluista toteutuu Hilan ja Palkon
toiminnassa melko hyvin. Palautteen antamisessa, raportoinnissa ja potilas-
nakokulman dokumentoinnissa oli kuitenkin puutteita. Arnsteinin osallisuu-
den portaiden asteikolla lausuntojen antaminen nihdaan yhtena naennéisen
osallisuuden muotona, sillda lausunnon antajalla ei ole tietoa siitd, miten hei-
dén esille tuomiaan ndkokulmia hyodynnetdaan paiatoksenteossa. Paatoksen-
teon avoimuutta ja lapindkyvyytta seka osallisuuden kokemusta voisi jatkossa
vahvistaa esimerkiksi ottamalla potilas- tai kansalaisyhteiskunnan edustaja
mukaan Hilan ja Palkon asiantuntijaryhmiin tai paattaviin elimiin, dokumen-
toimalla ja avaamalla asian kaisittelyyn liittyvaa keskustelua julkisesti seka
kehittamalla palautteen antamista lausunnoista ja niiden merkityksesta.



Abstract

ABSTRACT

The involvement of patients and patient organisations in health technology
assessment (HTA) has become increasingly common in recent decades. This
also applies to decision-making on the reimbursement and uptake of new
medicines. Patients’ perspectives are seen as valuable input for decision-
making. The purpose of this dissertation was to describe patient organisations’
participation and experiences of involvement in the medicine-related
consultation processes of Finland’s Pharmaceutical Pricing Board (Hila) and
Council for Choices in Healthcare (Palko). The present study investigated the
extent to which patient organisations have provided submissions to Hila and
Palko, how patient organisation representatives perceive their participation and
involvement, preparation of submissions and the possible challenges of this,
and how the authorities use patient organisations’ submissions in decision-
making on recommendations and reimbursement. The knowledge gained from
this study can be used to improve the operations of both patient organisations
and the authorities.

This dissertation consists of four studies (I-IV) and a summary that
examines the implementation of patient involvement based on Sherry Arnstein’s
ladder of participation and the quality standards for patient involvement of
Health Technology Assessment International (HTA1).

Study I examined the level of participation, which was measured as
the number of submissions made by patient organisations to Hila and Palko
between 2017 and 2021 based on the responses to a request for information from
the authorities; the information included the number of submissions received
by Hila and Palko and the medicinal products or draft recommendations to
which the submissions related. In the dissertation summary, these data were
supplemented with data from 2022 and 2023. The data were analysed using
descriptive quantitative methods.

Study II explored the experiences of patient organisations and public
authorities in terms of cooperation, the submissions made by patient
organisations and the challenges faced by the latter. The information and
training needs of patient organisations were also investigated.

Study III focused on the experiences of involvement of patient organisation
representatives and the views of the authorities on the role of patient
organisations’ submissions in decision-making on recommendations and
reimbursement. The data used in Studies IT and III came from semi-structured
interviews (n=21) with members of patient organisations and the authorities,
and they were analysed using qualitative content analysis.
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Study IV was a quantitative survey (n=503) that assessed how citizens
evaluated their knowledge about medicine development, including HTA, and
which areas of medicine development they were interested in learning more
about. The data were analysed using statistical methods (Pearson’s chi-square
test and logistic regression).

The results indicate that patient organisations have welcomed the
opportunity to provide submissions. However, the number of submissions
has been relatively small compared to the total number of reimbursement
applications and draft recommendations processed. Submissions have been
most frequently made regarding medicines in the categories of cancer drugs and
immunomodulators, as well as musculo-skeletal system. There were challenges
associated with making submissions. For example, it is difficult to document
patient experiences with new medicines, and patient organisations have limited
resources to prepare submissions. Lack of expertise was also an obstacle. From
the authorities’ perspective, patient organisation submissions do not always
correspond to the matter under consideration, partly because the details about
the medicines’ price and reimbursement applications received by Hila are
not public. For the authorities, the most valuable statements were those that
enhanced their understanding of the overall treatment of patients, rare diseases
and treatments with limited scientific evidence. However, the submissions
were of minor importance in the decision-making process. According to the
findings, limited staff resources were a challenge also in government agencies,
and they constituted a barrier to developing models and communication that
supported patient organisations’ involvement.

At the organisational level, patient organisations and public authorities
have worked together on a long-term basis. However, according to the
patient organisations, the provision of submissions was perceived as one-
way communication, and the experience of involvement was rather poor.
According to the HTAi’s Quality Standards for Patient Involvement in HTA,
communication and information on consultation opportunities and timelines
are fairly well implemented in Hila and Palko, but there are shortcomings in
providing feedback, reporting and the documentation of patient perspectives.
On Arnstein’s scale of participation, giving opinions is seen as a form of
tokenism, as the person or organisation doing so is not aware of how their
views are used in decision-making. The experience of involvement and the
openness and transparency of decision-making could be strengthened by
including a patient or civil society representative in Hila’s and Palko’s expert
groups and decision-making bodies, by documenting the debate on the issue
and opening it up to the public, and by providing feedback on submissions
and their relevance.



Kiitokset

KITOKSET

Tama vaitoskirjatyo sai alkunsa tyoeldmassa koetusta ihmettelysta ja havain-
nosta, joka kiteytyi siihen, ettd osallisuudesta puhutaan ja sitd halutaan edistaa,
mutta tietoa osallisuuden toteutumisesta ladkkeiden arvioinnissa, osallisuutta
edistdavien toimintamallien vaikutuksista tai niihin liittyvistd haasteista ei
ollut saatavilla. Kiitdn lampimé&sti Suomen Sy6papotilaat ry:n (SSP) toimin-
nanjohtaja Minna Anttosta, joka kannusti tutkimaan aihetta ja aloittamaan
vaitoskirjaopinnot tyon ohessa. Erityiskiitos my6s muille SSP:n tyckavereille
ja luottamushenkil6ille hyvista keskusteluista sekd yhteisestd pohdinnasta
potilaan osallisuuden teemojen aarella.

Olen valtavan kiitollinen ohjaajilleni dosentti Tuuli Lahdelle ja profes-
sori Marja Airaksiselle innostavasta, kannustavasta ja asiantuntevasta ohja-
uksesta jatko-opintojeni ajan. Olen saanut teiltd molemmilta arvokasta palau-
tetta, rohkaisua, korjausehdotuksia ja ndkokulmia tyon eri vaiheissa. Ilman
teiddn ohjaustanne vaitoskirjan tekeminen ei olisi onnistunut ja kiitdn teita
molempia syddmeni pohjasta.

Tyoni esitarkastajina ovat olleet tyoelaméaprofessori, dosentti Juha Laine
ja johtava tutkija, dosentti Anna-Maria Isola. Kiitdn esitarkastajia hyvista ja
selkeistd kommenteista ja parannusehdotuksista, joiden ansiosta viitoskirjan
yhteenvedosta tuli aiempaa parempi. Esitarkastajien kommenteista sain myos
inspiraatioita ja ndkokulmia tulevaisuuden tutkimusaiheisiin. Kiitan professori
Jari Kylmiaa lupautumisesta vastavaittdjaksi. Hinen kirjoittamistaan laadul-
lisen tutkimuksen menetelméoppaista seki artikkeleista opin jatkuvasti lisda
tutkimuksen teon eri vaiheissa.

Kiitdn lampimésti professori Katri Himeen-Anttilaa ja Potilaan osalli-
suus rationaalisen ladkehoidon tutkimuksessa -ryhméai hyvisté ja innosta-
vasta yhteistyosta osallisuuden parissa seka lakimies Kaisa-Maria Kimmelid
antoisista keskusteluista ja aidon kiinnostuksen jakamisesta osallisuuden seka
priorisoinnin teemoista.

Tama tyo ei olisi ollut mahdollinen ilman haastateltaviani, joita kiitdn
haastatteluun osallistumisesta sekd arvokkaista ndkemyksisté ja ajatuksista
osallisuutta, lausuntojen valmistelua ja niiden merkitysta koskien. Olen kiitol-
sujen toimittajille, joiden antamat korjausehdotukset ovat parantaneet teksteja
huomattavasti.

Vaitoskirjatyoni on kirjoitettu paivitéiden ohessa. Jatko-opintovuosiin
on mahtunut eri ty0yhteistja ja -tehtavii, jotka kaikki ovat tavalla tai toisella
lisinneet ymmarrystani vaitoskirjani aihepiiristi, potilasjarjesttjen osallisuu-
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desta ja/tai ladkkeiden arvioinnista seka kayttoonotosta. Isot kiitokset SSP:n
lisdksi kaikille Cancer 10 -hankkeessa mukana olleille seka Kleftstrom labin
tyokavereille, SOSTEn tyokavereille ja jasenjarjestoille sekda FICANin tiimille.
SOSTElle kiitos joustavista tyGjirjestelyistd ja mahdollisuudesta osittaiseen
opintovapaaseen.

Lammin kiitos vanhemmilleni, jotka ovat olleet aina tukena ja antaneet
hienon esimerkin elinikéisestad oppimisesta. Kiitos sisaruksille ja muulle per-
heelle, l1aheisille ja ystaville, joiden kanssa olen saanut viettda merkityksellista
aikaa aivan muiden asioiden kuin viitéskirjan parissa. Suurimmat kiitokset
puolisolleni Fukille ja lapselleni Venlalle, jotka ovat tukena ja piristyksena
arjessa, ja auttavat asettamaan asioita oikeisiin mittasuhteisiin.
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LISTA KAYTETYISTA LYHENTEISTA

ATC-luokitus

ATMP

CADTH
EMA
Fimea

FinCCHTA

Hila

HTA

Kela

NICE

Palko
QALY
SMC

STM

TLV

WHO

Laidkkeiden ryhmittely anatomis-terapeuttis-kemiallinen
(Anatomical Therapeutic Chemical, ATC) luokitus-
jarjestelmian mukaisesti (WHO Collaborating Centre for
Drug Statistics Methodology, ATC classification index
with DDDs, 2024)

Advanced Therapy Medicinal Product, pitkille kehitetyssa
terapiassa kaytettavit ladkkeet (EU-asetus 1394/2007/EY)

Canadian Agency for Drugs and Technologies in Health
European Medicines Agency, Euroopan ladkevirasto
Ladkealan turvallisuus- ja kehittdmiskeskus

Finnish Coordinating Center for Health Technology
Assessment, Kansallinen HTA-koordinaatioyksikko

Ladkkeiden hintalautakunta

Health Technology Assessment, terveydenhuollon
menetelmien arviointi

Kansaneldkelaitos

National Institute for Health and Care Excellence
(Englanti ja Wales)

Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto
Quality Adjusted Life Year
Scottish Medicines Consortium

Sosiaali- ja terveysministerio

Tandvards- och lakemedelsformansverket (vastaa Suomen
Hilaa Ruotsissa)

World Health Organization



Mirjami Tran Minh

ALKUPERAISJULKAISUT (I-IV)
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1 JOHDANTO

Miten ladkkeen kiyttdjien ja heitd edustavien jirjestojen osallisuus toteutuu
ladkehoitojen arvioinnissa ja korvattavuuteen liittyvissa paitoksenteossa?
Tama vaitoskirjatutkimus sai alkunsa kysymyksestd, jota pohdin tyosken-
nellesséni potilasjarjestossa ja seuratessani ladkealan nopeaa kehitysta. Uudet
ladkkeet saavat myyntiluvan yhd useammin rajallisella tieteelliselld naytoll4,
ja hoitojen kayttoonotossa on Euroopan sisdlld maakohtaisia eroja (Wilking
ym., 2019; Mardetko ym., 2021; Mills & Kanavos, 2022; Wilsdon ym., 2023).
Euroopassa myyntiluvat bioteknologisesti valmistetuille 1adkkeille seki uusille
ladkkeille, jotka ovat tarkoitettu immuunikatoviruksen (HIV/AIDS), syGvan,
diabeteksen, hermoston rappeumasairauksien, autoimmuunisairauksien ja
muiden immuunijirjestelman toimintahairididen, virussairauksien seka har-
vinaissairauksien hoitoon myonnetian keskitetysti EU:n laajuisesti, mutta
jasenvaltioiden arviointi- ja kdyttoonottoprosesseissa on suurta vaihtelua
(Asetus (EY) N:o 726/2004; Allen ym., 2017a, 2017b). Uudet hoidot ovat yha
kalliimpia, hoidon tarve ja kysynta kasvavat vdeston ikdantymisen, diagnos-
tiikan kehittymisen ja hoitojen yksilollistymisen johdosta, ja terveydenhuollon
resurssit ovat rajallisia (Leighl ym., 2021; Rome ym., 2022; Kansanelédkelai-
tos, 2024a). Naiden tekijoiden vuoksi uusien hoitojen kiyttoonottoa ja kayton
laajuutta joudutaan arvioimaan ja usein myos rajaamaan. Terveydenhuollon
menetelmien arviointi (health technology assessment, HTA) tuottaa tietoa
taman paitoksenteon tueksi (Velasco ym., 2008, s. 6-17; O’Rourke, 2020).
Potilaat ja potilasjarjest6t on tunnustettu tarkedksi sidosryhmaiksi, jonka
niakokulmat tulee huomioida myyntilupaa, ladkkeiden arviointia ja korvat-
tavuutta koskevissa menettelyissa ja paatoksenteossa (HTAi, 2014; Euro-
pean Medicines Agency, 2022; EUnetHTA, 2023a). Esimerkiksi Euroopan
ladkeviraston EMAn toiminnassa potilasjarjestéilla ja potilasedustajilla on
merkittdva rooli: potilasjarjestdjen edustajilla on kaksi paikkaa EMA:n hal-
lintoneuvostossa, potilasedustajat osallistuvat asiantuntijoina tieteellisiin
neuvoa-antaviin ryhmiin ja yksittdisia potilaita voidaan kutsua kuultavaksi
lddkevalmistekomitean (CHMP) kokouksiin ladkkeen myyntilupakasittelyn
yhteydessa (European Medicines Agency, 2023). Suomalaisten potilaiden on
mahdollista osallistua EMA:n jarjestimiin kuulemisiin EMA:n yhteisty6-
kumppaneiksi hyviksymien eurooppalaisten kattojarjest6jen kautta (eligible
patients and consumers organisations) (European Medicines Agency, 2022,
2024). Suomessa potilaat ja potilasjarjestot voivat antaa lausuntoja ladkkeiden
hintalautakunnalle (Hila) ja terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvostolle
(Palko) kun viranomaiset arvioivat ladkehoidon sisillyttdmista korvausjar-
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jestelmaén tai terveydenhuollon palveluvalikoimaan. Suomalaisten potilaiden
tai potilasjirjestjen osallisuuden toteutumista kansallisessa korvattavuuteen
jaterveydenhuollon palveluvalikoimaan liittyvissa padtoksenteossa ei kuiten-
kaan ole aiemmin tutkittu.

Tutkimustietoa asiasta tarvitaan, silld kustannusten kasvaessa ja tervey-
denhuollon resurssien ollessa rajalliset, hoitovalikoimaa joudutaan vaistaméatta
rajaamaan. Mikaili hoitovalikoimaa rajaavilla paitoksilla ei ole potilaiden tai
terveydenhuollon ammattilaisten hyviaksyntaa, riskind on epaluottamus mak-
sajien, palveluntuottajien ja potilaiden vililla (Saarni, 2023). Potilaiden osal-
lisuus voi auttaa lisidméaan luottamusta suosituksiin sekd vahvistaa hoitoon
sitoutumista (Graffigna & Barello 2018; Sipild ym., 2022). Avohuollon resep-
tiladkkeiden ja sairaalalddkkeiden kustannukset ovat Kansanelidkelaitoksen
(Kela) ja Ladkealan turvallisuus- ja kehittimiskeskuksen (Fimea) mukaan
kasvaneet viime vuosina merkittavasti (Lddkealan turvallisuus- ja kehittamis-
keskus Fimea ja Kansaneldkelaitos, 2022, 2024). Kustannukset kasvavat toki
myo6s muualla terveydenhuollossa (Terveyden ja hyvinvoinnin laitos, 2023a).
Vuonna 2022 ladkkeiden kokonaismyynti Suomessa oli 3 756 miljoonaa euroa,
josta avohoidon reseptiladkkeiden myynti oli 2 493 miljoonaa euroa ja sairaala-
ja laitosmyynti tukkuohjehinnoin 865 miljoonaa euroa (Ladkealan turvalli-
suus- ja kehittdmiskeskus Fimea ja Kansanelikelaitos, 2024). Kokonaismyynti
kasvoi 3,8 %. Avohoidon lddkkeistd maksettiin Kela-korvauksia yhteensa 1
772 miljoonaa euroa. Korvaussumma kasvoi edelliseen vuoteen nahden 3,6
%. Kasvutahti on ollut sama jo useita vuosia. Korvauksia saa vuosittain noin
3 miljoonaa suomalaista. (Ladkealan turvallisuus- ja kehittdmiskeskus Fimea
ja Kansaneladkelaitos, 2022, 2024.)

Avohoidon ladkkeiden korvattavuudesta paattda Hila, joka saa vuosit-
tain myyntiluvan haltijoilta eli ladkeyrityksiltd noin 9oo hinta- tai korvat-
tavuushakemusta (Ladkkeiden hintalautakunta 2024b). Uudet, merkittavat
sairaalalddkkeet arvioidaan pdiasiassa Fimeassa, jonka jidlkeen Palko tekee
suosituksen siitd, kuuluuko hoito suomalaiseen palveluvalikoimaan (Ladke-
alan turvallisuus- ja kehittimiskeskus, 2018; Ekholm, 2022). Hilan ja Palkon
paatoksilla ja suosituksilla on suoria vaikutuksia potilaiden hoitoon Suomessa.

Osallisuuden ja demokratian periaatteiden mukaan kansalaisilla on
oikeus osallistua heitd koskevaan paatoksentekoon (YK:n kansalaisoikeuk-
sia ja poliittisia oikeuksia koskeva yleissopimus 8/1976; Suomen perustus-
laki 11.6.199/731; Quick & Bryson, 2016). Osallisuuden vahvistamista voidaan
perustella my6s paatoksenteon prosessien ja laadun parantumisena, mika ter-
veydenhuollossa voi nayttaytya esimerkiksi potilas- ja asiakaskeskeisempina
palveluina (Hakari, 2013, s. 59-60; Quick & Bryson, 2016; Nolte ym., 2020;
Marzban ym., 2022).
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Tutkimusnéytto ja taloudellinen arviointi muodostavat pohjan Hilan ja
Palkon arvioinnille ja paatoksenteolle (Asetus 360/2011; Laine, 2021; Laine
ym., 2020; Ladkkeiden hintalautakunta, 2023a). Laikehoitojen kohdalla talou-
dellinen arviointi tarkoittaa kdytdnnossa kustannusvaikuttavuusanalyysia,
jossa tarkastellaan arvioitavan lddkehoidon kustannuksia ja vaikutuksia ja
verrataan niitd yhteen tai useampaan vaihtoehtoiseen hoitoon (Kiviniemi &
Rannanheimo, 2020; Laine ym., 2020). Tutkimusnaytto ja kustannusvaikut-
tavuus eivit kuitenkaan ole ainoita padtoksentekoon vaikuttava tekijoitd, vaan
arvioinnissa ja paatoksenteossa on huomioitava my6s oikeudenmukaisuus,
yhdenvertaisuus ja paatosten laajemmat yhteiskunnalliset vaikutukset (Saarni,
2023).

Suomessa potilaiden osallisuutta (engl. patient involvement, patient enga-
gement) terveydenhuollossa on viime vuosina tutkittu asiakasraatien ja Kdypa
hoito -suositusten yhteydessa (Jones & Pietild, 2019, 2020; Sipild ym., 2022).
Naiissid tutkimuksissa on tunnistettu useita osallisuuden hy6tyja: osallisuu-
den avulla voidaan kuvata sairauden vaikutuksia arkeen, varmistaa potilaille
merkityksellisten aiheiden kisittely suosituksessa seka edistda suositusten
ymmarrettivyytta ja potilaiden luottamusta ja sitoutumista suosituksiin ja
hoitoon. Osallisuuden edellytyksiksi tunnistettiin edustuksellisuus, avoin ja
osallistava prosessi, ymmarryksen ja tiedon tuki ja prosessin legitimiteetti.
(Sipild ym., 2022.)

Samoja hyotyja ja osallisuuden edellytyksia on havaittu ladkkeiden arvi-
ointitoimintaan terveydenhuollon priorisointiin liittyvissa kansainvalisissa
tutkimuksissa (Whitty, 2013; Abelson ym., 2016; European Patients Forum,
2013; Livingstone ym., 2021;). Hyodyistd huolimatta osallisuuden toteutumi-
sessa on raportoitu haasteita ja esteiti, jotka liittyvat osallisuuden toteuttamis-
jajarjestamistapoihin seka potilasjarjestéjen ja viranomaistahojen resurssei-
hin (European Patients Forum, 2013; Scott & Wale, 2017; O’rourke ym., 2020;
Dimitrova ym., 2022).

Oman vaitoskirjatutkimukseni keskiossd on potilasjirjestojen osalli-
suus ja sen toteutuminen Hilan ja Palkon lausuntoprosesseissa. Tutkimuk-
seni keskittyy potilasjirjestdjen kollektiiviseen, edustukselliseen osallisuuteen
potilasjarjestojen edustajien kokemusten ja tulkintojen kautta. Laadullisia ja
maarallisia menetelmid yhdisteleva vaitoskirjani sijoittuu terveystieteiden ja
sosiaalifarmasian tutkimuskenttdan. Vaitoskirjani koostuu neljasta vertais-
arvioidusta artikkelista ja yhteenveto-osasta. Yhteenveto-osan Kkirjallisuus-
katsauksessa luvussa 2 kuvaan ladkkeiden arviointitoimintaa myyntiluvasta
terveydenhuollon menetelmien arviointiin ja sithen, miten Suomessa paatetaan
ladkkeen kuulumisesta korvausjirjestelmaian (avohoidon ladkkeet) tai anne-
taan suositus palveluvalikoimaan kuulumisesta (sairaalaldakkeet). Luvussa
3 kisittelen potilaiden ja potilasjirjestojen osallisuutta terveydenhuollossa,
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terveydenhuollon menetelmien arvioinnissa ja sithen pohjautuvassa paatok-
senteossa aikaisemman tutkimuksen perusteella. Maarittelen osallistumiseen
ja osallisuuteen liittyvia kisitteitd ja malleja erityisesti Sherry Arnsteinin
osallistumisen portaiden ja terveydenhuollon menetelmien arvioinnin kan-
sainvélisen Health Technology Assessment International (HTAi) -jarjeston
suositusten nakokulmasta (Arnstein, 1969; HTAI, 2014). Kuvaan lisiksi kan-
sainvilisia esimerkkeja potilaiden ja potilasjarjestdjen osallistumisen mah-
dollisuuksista ja haasteista, joita liittyy osallisuuteen ja sen toteutumiseen
tutkimusten perusteella.

Tutkimusosan luvuissa 4 ja 5 kuvaan tutkimuksen tavoitteet, tutkimus-
kysymykset, aineistot ja menetelméat. Luvussa 6 esittelen osat6ideni keskei-
simmat tulokset, ja pohdinnassa (luku 7) kasittelen tuloksia ja niiden merki-
tystéd aikaisempaan kirjallisuuteen suhteutettuna seka arvioin tutkimukseni
heikkouksia ja vahvuuksia. Yhteenvedon viimeisessad osassa (luku 8) esittelen
tutkimuksen johtopa&tokset, suositukset ja jatkotutkimusaiheet.

Tama vaitoskirjatutkimus sai alkunsa kaytannon tyossa havaituista tie-
don tarpeista. Tutkimuksen tavoitteena on tuottaa tietoa, joka hyodyttiaa seka
potilasjirjestdja, jarjestojen tyontekijoitd, luottamushenkil6ita ettd viranomai-
sia, ja pidemmalla tdhtdimelld my0s sairastuneita ja heidén laheisidan. Tutki-
muksen avulla potilasjarjestot voivat kehittda omaa toimintaansa ja kohdentaa
lausuntoja niihin hoitoihin, joissa potilasjarjestolausuntojen merkitys on suu-
rin, ja viranomaiset voivat kehittda omia toimintamallejaan potilaslahtéisem-
maéksi sekd aitoa osallisuutta paremmin tukeviksi.
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2 VAIHEET MYYNTILUVASTA UUDEN
LAAKKEEN KAYTTOONOTTOON

2.1 Laakkeiden myyntilupa

Ennen ladkkeiden hintalautakunnan (Hila) ja terveydenhuollon palveluvalikoi-
maneuvoston (Palko) arviointia sekd paatosta ladkkeen korvattavuudesta tai
suositusta palveluvalikoimaan kuulumisesta, uusi ladke on kdynyt 1api monta
tutkimus- ja arviointivaihetta. Lidke voidaan tuoda markkinoille vasta, kun
ladkeyritys on hakenut ja saanut sille myyntiluvan (Ladkelaki 395/1987, Euro-
pean Medicines Agency, 2016a). Myyntilupaa on perinteisesti haettu laajojen
faasin III satunnaistettujen kontrolloitujen tutkimusten jilkeen, kun ladke-
valmisteen tehoa ja turvallisuutta on tutkittu tuhansia ihmisia kasittavissa
kliinisissa tutkimuksissa (European Medicines Agency, 1998). Euroopassa
ladkkeiden myyntilupajiarjestelma on harmonisoitu ja se pohjautuu EU-
lainsdddant6on. Myyntilupajarjestelmén tarkoituksena on varmistaa, etti
myynnissi olevat ladkkeet ovat turvallisia, tehokkaita ja laadukkaita, ja etta
ladkkeen hy6dyt ovat suurempia kuin sen haitat (European Medicines Agency,
2023). Myyntiluvan edellytyksena on, ettd valmiste on todettu lddkkeena tar-
koituksenmukaiseksi, se tayttda valmistusta ja laatua koskevat vaatimukset
sekd sen koostumus ja muut tiedot ovat asianmukaisesti ilmoitettu (Ladkelaki
395/1987).

Euroopassa ladkkeiden myyntilupa voidaan myontéaa keskitetyssa, hajau-
tetussa, kansallisessa tai tunnustamismenettelyssa (Euroopan komissio, 2019).
EU-lainsdddannon mukaan keskitetty menettely on pakollinen esimerkiksi
bioteknologisesti valmistetuille lddkkeille seka uusille vaikuttaville aineille,
jotka ovat tarkoitettu harvinaissairauksien, syovin, diabeteksen, hermoston
rappeumasairauksien, autoimmuunisairauksien ja virustautien hoitoon. My6s
pitkille kehitetyissa terapioissa (engl. advanced therapy medicinal products,
ATMP) kaytettavit ladkkeet, kuten geeniterapiat, somaattiset soluhoidot
tai kudoslddkkeet kuuluvat keskitetyn menettelyn piiriin. (Asetus (EY) N:o
726/2004; European Medicines Agency, 2023). Keskitetyssa menettelyssa 14a-
keyritys toimittaa myyntilupahakemuksen Euroopan ladkevirastoon EMA:an,
joka koordinoi hakemuksen kasittelyd. EMAn lddkevalmistekomitean tieteel-
lisen arvion ja myonteisen suosituksen jilkeen Euroopan unionin komissio
myontda ladkkeelle myyntiluvan. (European Medicines Agency, 2023). Suurin
osa tassd tutkimuksessa kisitellyistd ladkevalmisteista on tarkoitettu sy6vin,
autoimmuunisairauksien, diabeteksen tai harvinaissairauksien hoitoon (liite 1
ja 2). Ne sisiltyvit siten keskitetyn menettelyn kautta myyntiluvan saaneisiin
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ladkkeisiin, mika tarkoittaa myyntilupaa kaikissa EU- ja ETA-maissa. Laak-
keiden hinnoista, korvauksista ja kayttoonotosta paatetdan kuitenkin aina
kansallisella tasolla (European Medicines Agency, 2023).

2.2 Nopeutetut myyntiluvat

EMA on 2000-luvulla ottanut kaytt66n mekanismeja, joiden avulla myynti-
lupaprosesseja on mahdollista nopeuttaa (Asetus (EY) N:o 726/2004, Asetus
(EY) N:0 507/2006). Tavoitteena on ollut saada uusia, erityisesti harvinaisten
sairauksien hoitoon kaytettdvid ladkkeitd nopeammin potilaiden saataville.
Osa uusista ladkkeista tulee siten arvioitavaksi aiempaa varhaisemmassa vai-
heessa. (Pelkonen ym., 2017; Kurko ym., 2022; Ollila ym., 2022; Mills ym.,
2023). Esimerkiksi niin sanotun nopeutetun arvioinnin (Accelerated assess-
ment) perusteella arviointiaikaa voidaan lyhentdd 210 paivastd 150 paivaan,
mikaili 1aakkeelld katsotaan olevan huomattava merkitys kansanterveydelle,
tai jos ladke on tarkoitettu sellaisen sairauden hoitoon, johon ei ole saatavilla
muita hoitovaihtoehtoja. (Asetus (EY) N:o 726/2004; European Medicines
Agency, 2020.)

EMA voi my6s suositella myyntiluvan myontdmista tavanomaista vahai-
semman nayton perusteella (ehdollinen myyntilupa, conditional marketing
authorisation) sellaisen hengenvaarallisen tai harvinaisen sairauden hoitoon,
johon ei ole olemassa tyydyttavaa hoitoa. Ehtona tillaisen myyntiluvan myon-
tamiselle on se, ettd myyntiluvan haltija toimittaa lisitietoja ladkkeesta viela
myO6hemmassa vaiheessa (Asetus (EY) N:o 507/2006; European Medicines
Agency, 2020, 2023; Garsen ym., 2021).

Mikali 1adke on tarkoitettu sellaisen sairauden hoitoon, jota sairastaa
enintdin viisi 10 000:sta EU:n kansalaisesta ja sairaus on hengenvaarallinen
tai kroonisesti invalidisoiva eika siihen ole saatavilla hyvaa hoitoa, yrityksen
on mahdollista hakea harvinaisldikestatusta (orphan designation). Harvinais-
ladkkeiden kehittajille EM A tarjoaa tieteellistd ja hallinnollista neuvontaa seka
helpotuksia myyntilupa- ja muihin ladkevalvonnan maksuihin. (Asetus (EY)
N:0 141/2000; Laikealan turvallisuus- ja kehittimiskeskus Fimea, 2023b).

PRIME (PRIority MEdicines), uusin EMAn myyntiluvan nopeuttamista
edistavista jarjestelyistid otettiin kayttoon vuonna 2016 (Asetus (EY) N:o
726/2004; European Medicines Agency, 2016b). PRIMEn tavoitteena on tukea
uusien ladkkeiden paatymista potilaiden kayttoon sellaisten sairauksien hoi-
dossa, joihin ei ole aiemmin ollut saatavilla 1d4dketta tai tilanteissa, joissa uusi
lddke on selkedsti aiempaa parempi. PRIME-jarjestelyyn valitut ladkkeiden
kehittdjat saavat EMAlta tukea ja tieteellistd neuvontaa seka apua tutkimus-
suunnitelman valmisteluun. (DRA Consulting, 2017; Garsen ym., 2021).
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Yksi lddke voi kuulua useampaan edelld mainittuun kategoriaan, jolloin
esimerkiksi PRIME- ja/tai harvinaisladkestatuksen saanut valmiste voi saada
myyntiluvan nopeutetun menettelyn tai ehdollisen korvattavuuden kautta
(Kurko ym., 2022; European Medicines Agency, 2023b). Esimerkiksi vuosien
2010-2021 vililld myyntiluvan saaneista syopaladkkeistd (n=66) 32:11a oli
harvinaisldakestatus, 16 valmisteen myyntilupa oli ehdollinen, ja 10 ladketta
kuului molempiin kategorioihin (Kurko ym., 2022).

2.3 Terveydenhuollon menetelmien arviointi (HTA)

Uudet innovatiiviset 1adkkeet saavat myyntiluvan keskitetysti Euroopan unio-
ninja ETA-alueen laajuisesti, mutta lddkkeiden hinnoista, korvauksista ja kayt-
toonotosta padtetadan kansallisella tasolla (European Medicines Agency, 2023).
Terveydenhuoltojarjestelmien rakenteet ja rahoitus vaihtelevat eri EU-maissa,
ja siten myo6s niiden mahdollisuudet ottaa kaytt6on uusia hoitoja. Hoitojen
kayttoonotossa tutkimusnaytollda on suuri merkitys. Sen lisdksi on pohdittava,
kannattaako yhteiskunnan resursseja kayttaa tdhan hoitoon, ja mika on sen
suhteellinen hy6ty potilaalle ja yhteiskunnalle (Kiviniemi & Rannanheimo,
2020; Laine, 2014, 2021).

Myyntiluvan myontamisen jalkeen uuden ladkehoidon hyotyja, haittoja,
kustannuksia ja kustannusvaikuttavuutta muihin hoitovaihtoehtoihin verrat-
tuna arvioidaan terveydenhuollon menetelmien arvioinnin (health technology
assessment, HTA) avulla (Pelkonen ym., 2017; O’Rourke ym., 2020). Yleisesti
tunnustetun maaritelman mukaan HTA on monitieteinen prosessi, jossa kayte-
tddn parhaita saatavilla olevia tietoja ja menetelmii terveysteknologian arvon
maarittdmiseksi sen elinkaaren eri vaiheissa (Suomalainen ladkariseura Duo-
decim, 2017; O’Rourke ym., 2020). Tarkoituksena on tuottaa tietoa pa&atok-
sentekoa varten ja edistdd oikeudenmukaista, tehokasta ja korkealaatuista
terveydenhuoltojarjestelmaa (O’Rourke ym., 2020). Arviointia koskevien peri-
aatteiden mukaan terveydenhuollon menetelmien arvioinnin tulisi olla syste-
maattista ja lapinakyvaa ja pohjautua tutkittuun tietoon (O’'Rourke ym., 2020;
World Health Organisation, 2024).

Uuden hoitomenetelmén soveltaminen kaytant6on ei siis riipu ainoastaan
sen kliinisestd hyodystéa ja taloudellisista ndkékulmista, vaan sithen vaikuttavat
aina my6s monet muut tekijit, kuten sosiaalinen kontekstija ymparoiva yhteis-
kunta (Clausen & Yoshinaka, 2004; Palmhgj Nielsen ym., 2008, s. 24; Saarni,
2010). Terveydenhuollon menetelmien arvioinnissa tulisi tarkastella terveys-
vaikutusten ja hoidon kustannusten ohella eettisié, sosiaalisia, kulttuurisia ja
oikeudellisia kysymyksid, samoin kuin menetelmén vaikutuksia potilaisiin,
heidén ldheisiinsa, hoitohenkilokuntaan ja yhteiskuntaan. Kokonaisarvio voi
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vaihdella riippuen paatoksentekotilanteesta ja siitd, keiden nakoékulmista vai-
kutuksia arvioidaan ja ketka osallistuvat arviointiin tai tuottavat sithen tietoa.
(Pelkonen ym., 2017; Suomalainen Ladkariseura Duodecim, 2017; O’Rourke
ym., 2020). Kustannusvaikuttavuuteen liittyva harkinta on Suomessa keskei-
nen osa-alue terveydenhuollon menetelmien arvioinnissa ja osin my6s paatok-
senteossa (Laine ym., 2020; Laine, 2021). Kiviniemen ja Rannanheimon (2020)
mukaan kustannusvaikuttavuuden painoarvoa on kuitenkin vaikea arvioida
tarkasti, silla Hilan paatosten perustelut eivit ole julkisia, ja sairaalalddkkei-
den osalta kustannusvaikuttavuustiedon hyodyntdminen on ollut hajanaista.

Kustannusvaikuttavuusanalyyseissi terveyshy6tya mitataan yleisestilaa-
tupainotettujen elinvuosien avulla (Quality-Adjusted Life-Year, QALY)(Kivi-
niemi & Rannanheimo, 2020; Laine ym., 2020). Tatd hyodynnetddn myos Hilan
ja Palkon arvioinneissa (Asetus 360/2011; Ladkkeiden hintalautakunta, 2023,
Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto, 2023a, 2023b). Laatupainotetut
elinvuodet lasketaan arvioimalla potilaan elinvuodet tietyn hoidon aloituk-
sen jalkeen ja painottamalla jokainen vuosi eliménlaatupisteilld (Kiviniemi &
Rannanheimo, 2020). Laatupainotettujen elinvuosien laskennassa kéaytetdan
padasiallisestiyleisia elamanlaatumittareita. Yleisten elaiméanlaatumittareiden
avullavoidaan vertailla erilaisia menetelmia ja potilasryhmié, mutta haasteena
on, etti ne eivit pysty mittaamaan tai kuvaamaan riittavalla tarkkuudella eri
sairaus- ja potilasryhmien tai hoitojen erityispiirteita tai vaikutusta elaméan-
laatuun (Patrick & Deyo, 1989; Carr & Higginson, 2001).

2.4 Terveydenhuollon menetelmien arvioinnin vaiheet

Terveydenhuollon menetelmien arviointi voidaan jakaa useampaan osaan, ja
yksi kéytetyistd jaoista on jako tieteellisen ja kustannusvaikuttavuutta kos-
kevan tiedon kerdamiseen ja analysointiin (assessment), tiedon kontekstuali-
sointiin, arviointiin ja kayttoonottoa koskeviin suosituksiin (appraisal) seka
niiden perusteella tehtdvaian paatoksentekoon (Walley, 2007; Kristensen ym.,
2008; Sandman & Heintz, 2014; Allen ym., 2017; Saarni, 2023). Allen ym.
(2017) tunnistivat 28 eri tapaa, jolla tiedon kerdaminen, arviointi ja paatok-
sentekoprosessit voidaan jarjestaa riippuen siitd, kuka HTA-tiedon tuottaa ja
keradd, kuka arvioi suhteellisen hyodyn, ja kuka tekee kaytt6onottoa koskevat
suositukset ja paatokset.

Suomessa HTA-arviointien toteutus ladkkeiden osalta riippuu toistai-
seksi siitd, mitd kautta valmiste tulee potilaiden kaytt6on. Avohoidon l143ak-
keet ja sairaalalddkkeet arvioidaan eri mekanismeilla ja niitd ohjaa erilainen
lainsdadanto (Sairausvakuutuslaki 21.12.2004/1224; Terveydenhuoltolaki
30.12.2010/1326). Avohoidon ladkkeella tarkoitetaan lddkevalmistetta, jonka
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potilas hankkii avohuollon apteekista, ja joka voidaan rahoittaa sairausva-
kuutuksen kautta (Ruskoaho, 2018; Sosiaali- ja terveysministerio, 2023a).
Sairaalaldakkeelld tarkoitetaan puolestaan valmistetta, jonka annostelu tai
kayttokuntoon saattaminen edellyttiaa sairaalamaisia olosuhteita (Sosiaali- ja
terveysministerio, 2023c). Kuvassa 1 on esitetty avohoidon ja sairaalalaak-
keiden arviointi ja paatoksenteko tidssa tutkimuksessa hahmotetulla tavalla
(Stevens & Milne, 2004; Kristensen ym., 2008; Pelkonen ym., 2017; Saarni,
2023). Sairaala- ja avohoidon lddkkeiden arviointia kisitellddn tarkemmin
luvuissa 2.6.1 ja 2.6.2.

Terveydenhuollon

Palkon sihteeristd

Fimea pdattda Fimea tuottaa ima-
€ arvioinnin ja kokoaa Jaladkejaosto pa:?:vv::th:r:ma
aloittamisesta tai arviointi- valmistelevat kokous paattas
lagkeyritys hakee raportin, j| suosituksen N mydnteisen
(pilotti 2023 toimittaa — Ota kantaa mydnteisen
alkaen) materiaalia -palvelussa tai kielteisen
raporttia varten tull‘eet.lal.fsur.l‘nor suosituksen
potilasjarjestdilta hyvaksymisests
Ladkeyritys Tieto siséltyy Hilan sihteeristd Ladkkeiden
lshettsa hinta- ladkeyrityksen valmistelee hintalautakunta
ja korvattavuus- toimittamaan esityksen tekee padtoksen
hakemuksen hakemukseen lautakunnalle korvaus-
Hilalle | 'dskeyrityksen [ jarjestelmadn
ﬂ ! hakemuksen kuulumisesta
perusteella ja tukkuhinnasta
huomioiden mm.
Hilan asiantuntija-
ryhmadn, Kelan ja
potilasjarjestdjen

\ / \ / \ lausunnot y /

Kuva 1. Sairaala- ja avohoidon laékkeiden arviointiprosessi ja paatds suosituksesta tai korvat-
tavuudesta (Stevens & Milne, 2004; Kristensen ym., 2008; Pelkonen ym., 2017; Saarni, 2023;
Laakkeiden hintalautakunta, 2024a; Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto, 2024b).

On esitetty, ettd HTA-prosessi on aina arvoladattua (Saarni, 2010; Clark
& Weale, 2012; Sandman ym., 2020). Terveydenhuollon menetelmien arvioin-
nin tavoitteena on parantaa terveytta ja hyvinvointia seki terveydenhuollon
toimintaa ja paatoksentekoa. Sen tulisi tukea yleista periaatetta siita, etti ter-
veydenhuollon tulee pohjautua niytt66n perustuviin menetelmiin (evidence-
based medicine, EBM). Niytto6n perustuvan toiminnan ja terveydenhuollon
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menetelmien arvioinnin sisilla tehdaan kuitenkin jatkuvasti arvovalintoja,
jotka voivat liittyd esimerkiksi arvioinnin kohteiden, tutkimuskysymysten ja
tulosmuuttujien valintaan seki siithen, mika hyviksytaan riittavaksi naytoksi
(Grunwald, 2004; Laine, 2014; Rozmovits ym., 2018; Saarni, 2010, 2023). Kes-
keinen kysymys on myo0s se, kenen nikokulmasta vaikutuksia tulisi arvioida
(Suomalainen Ladkariseura Duodecim, 2017).

Potilasndkokulma on noussut yha tarkeammaiksi osaksi terveydenhuollon
menetelmien arviointia INAHTA, 2021). Potilaat ja 1dheiset ndhdidan nykyi-
sin aktiivisina toimijoina, jotka vaikuttavat sekd hoitoon ettd hoidon tulok-
siin (Suomalainen Liadkariseura Duodecim, 2017). Potilasndkokulman merki-
tysta on korostettu uusien ladkehoitojen ja harvinaisten sairauksien kohdalla,
joissa potilasryhmit ovat usein pienié ja myyntilupa on myonnetty suhteellisen
vahaisen tutkimusnayton perusteella (Annemans ym., 2017a; Nicod ym., 2019;
Wilking ym., 2019). Yhdeksi merkittaviksi haasteeksi nykyjarjestelméassa on
kuitenkin noussut ristiriita ladketieteen mahdollisuuksien, ihmisten odotus-
ten, uusien hoitojen kustannusten ja terveydenhuollon kiytettavissa olevien
resurssien vililla (Saarni, 2010, 2023; Kaila & Lohiniva-Kerkeld, 2020; Torkki
ym., 2022). Tama lisda tarvetta sddnnostelylle ja priorisoinnille terveyden-
huollossa (Saarni, 2010; Torkki ym., 2022).

2.5 Eurooppalainen HTA-yhteisty6

Ratkaisut menetelmien kayttoonotosta tehdaian kansallisella tasolla, mutta
paillekkaisen HTA-tyon vahentamiseksi EU:ssa on tehty vapaaehtoista arvi-
ointiyhteisty6td vuodesta 2006 lahtien EUnetHTA-hankkeen yhteydessa (Kris-
tensen, 2008; EUnetHTA 2021). EUnetHTA-yhteistyossé on tuotettu yhteisia
kliinisia arviointeja, joita jasenvaltiot ovat voineet hyodyntda omassa laajem-
massa arviossaan. EUnetHTA-toiminta paattyi syyskuussa 2023, mutta HTA-
yhteistyo jatkuu entista tiiviimpéana jisenvaltioiden HTA-koordinointiryhmén
johdolla EU:n HTA-lainsdddinnon astuessa voimaan vuonna 2025 (Asetus
(EU) 2021/2282; EUnetHTA, 2023b). Vuonna 2025 yhteisen kliinisen arvi-
oinnin piiriin tulevat syopaldiakkeet ja pitkille kehitetyt terapiat (ATMP), joita
ovat geeni- ja soluterapiassa kdytettavat valmisteet ja kudosmuokkaustuotteet
(Asetus (EU) 2021/2282). Vuonna 2028 mukaan tulevat harvinaissairauksien
ladkkeet ja vuonna 2030 kaikki uudet myyntiluvalliset lddkevalmisteet. Siir-
tyméakauden jilkeen arviointeihin osallistuminen ja yhteisten kliinisten arvi-
ointiraporttien kdyttd on jasenvaltioissa pakollista (Asetus (EU) 2021/2282;
Rajaniemi, 2023). Yhteinen kliininen arviointi sisiltda arvioitavaa menetelmaa
koskevan kliinisen nayton tieteellisen kokoamisen ja sen vertaamisen yhteen
tai useampaan jo kiytossa olevaan menetelmédian (Asetus (EU) 2021/2282;
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Sosiaali- ja terveysministerio, 2023c). Taloudellisen, oikeudellisen, eettisen,
organisatorisen ja sosiaalisen arvioinnin toteuttaminen on jatkossakin kunkin
jasenvaltion omalla vastuulla (Asetus (EU) 2021/2282; Sosiaali- ja terveysmi-
nisterio, 2023c).

2.6 Laakkeiden arviointi ja kdyttoonotto Suomessa

2.6.1 Avohoidon ladkkeiden arviointi ja korvattavuus

Avohoidon reseptilddkkeiden osalta viranomaisen arviointiprosessi Suomessa
alkaa ladkeyrityksen lahetettyd hinta- ja korvattavuushakemuksen Hilalle.
Hilan toiminta perustuu sairausvakuutuslakiin (21.12.2004/1224). Hilan orga-
nisaatio koostuu sihteeristostd, joka valmistelee korvattavuus- ja tukkuhin-
tahakemukset paitoksentekoa varten, lidkkeiden hintalautakunnasta, joka
paattaa korvausjarjestelmaan sisillytettavistd valmisteista sekd asiantunti-
jaryhmaisti, joka antaa lausuntoja korvattavuus- ja tukkuhintahakemuksista
laakkeiden hintalautakunnalle (Lasikkeiden hintalautakunta, 2024a).

Hakijana toimivan ladkeyrityksen on liitettdva hakemukseensa selvi-
tys ladkkeen kayttotarkoituksesta, hoidollisesta arvosta ja korvattavuudella
saavutettavista hyodyista verrattuna muihin saman sairauden hoidossa kay-
tettaviin ladkevalmisteisiin (Sairausvakuutuslaki 21.12.2004/1224; Pelkonen
ym., 2017, Ladkkeiden hintalautakunta, 2023b) Lisdksi hakemukseen tulee
sisallyttda selvitys lddkehoidon kustannuksista ja taloudellisuudesta, arvio
ladkkeen myynnista ja valmistetta kayttavien potilaiden méarasts, selvitys
markkinaennusteesta seka hinta- ja korvattavuustiedot Euroopan talousalu-
een (ETA) maissa. (Sairausvakuutuslaki 21.12.2004/1224; Pelkonen ym., 2017,
Ladkkeiden hintalautakunta, 2023b). Hakemustyyppeja on erilaisia riippuen
esimerkiksi siitd, onko kyseessi uusi vaikuttava ladkeaine tai muu uusi 1aa-
kevalmiste, uusi rinnakkaisvalmiste, uusi ladkemuoto, uusi vahvuus, uusi
pakkauskoko/pakkausmuoto, uusi erityislupavalmiste, laajennushakemus tai
uusintahakemus (Laidkkeiden hintalautakunta, 2024c).

Sairausvakuutuslainmukaan Hilavoi pyytaa tarvittaessalausunnot Kelalta
ja Hilan asiantuntijaryhmalta paatoksentekonsa tueksi (21.12.2004/1224).
Myyntiluvan haltijan lahettiman hakemuksen ja edelld mainittujen lausun-
tojen lisdksi Hila voi paitoksissadn ottaa huomioon myos muuta, kyseista
ladkevalmistetta koskevaa tietoa, kuten potilasjirjestéjen lausuntoja laake-
valmisteen hoidollisesta arvosta potilasniakokulmasta katsottuna (Ladkkeiden
hintalautakunta, 2020b).

Hilan on sairausvakuutuslain mukaisesti otettava huomioon pa&tokses-
sdan ladkkeen hoidollinen arvo (21.12.2004/1224). Peruskorvattavuudesta paa-
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tettdessd ladkkeen hoidollisen arvon tulee olla sairausvakuutuslain mukaan
vahaistd suurempi. Peruskorvattavuus voidaan hyviksya enintdan myyntilu-
paviranomaisen ladkevalmisteelle vahvistaman valmisteyhteenvedon ja siina
hyviksyttyjen kiayttoaiheiden mukaisessa laajuudessa (Sairausvakuutuslaki
1224/2004). Erityiskorvattavuuden kohdalla vaatimuksena on, etta ldidke-
valmisteen hoidollisesta arvosta vaikean ja pitkdaikaisen sairauden hoidossa
sekd sen hyodyllisyydesti on riittavasti kdyttokokemusta ja tutkimustietoa.
Ladkevalmisteen erityiskorvattavuuden edellytykseni on, ettd valmiste on
hyviaksytty peruskorvattavaksi (Sairausvakuutuslaki 1224/2004).

Sairausvakuutuslain (1224/2004) mukaan Hila voi rajoittaa ladkkeen
peruskorvattavuuden tarkoin mairiteltyihin kayttoaiheisiin eli vain tietylle
potilasjoukolle. Erityiskorvattavuus voidaan rajoittaa koskemaan vain sai-
rauden tiettyd muotoa tai vaikeusastetta (Ruskoaho, 2018; Sairausvakuutus-
laki 1224/2004). Korvattavuuden rajoittamisella on mahdollistettu erityisen
kalliiden lddkkeiden ottaminen mukaan korvausjarjestelmaan kohdentamalla
hoidot eniten hyo6tyville potilaille (Ruskoaho, 2018). Erityiskorvausluokkia on
kaksi, joista ylempi erityiskorvaus on 100 % lddkekohtaisen omavastuun tai
poikkeavan ladkekohtaisen omavastuun ylittavalta osalta ja alempi erityiskor-
vaus 65 % (Kansaneldkelaitos, 2024b).

Euroopan unionin nopeutettujen myyntilupamenettelyjen johdosta
uusien lddkkeiden hinta- ja korvattavuushakemuksissa tieto voi olla rajallista.
Paatoksia uusien lddkkeiden kayttoonotosta tehddan aiempaa vihdisemman
niyton perusteella, ja 1ddkkeiden hoidollisiin ja taloudellisiin vaikutuksiin liit-
tyy epavarmuutta. (Sosiaali- ja terveysministerio, 2019; Kurko ym., 2022; Mills,
2023). Epavarmuus voi liittya esimerkiksi tutkimusasetelmaan, jos myyntilupa
on myoOnnetty vertailuryhméttémaén, yksihaaraisen tutkimuksen perusteella,
tai jos potilaiden maara on tutkimuksessa ollut hyvin pieni (Kurko ym., 2022;
Mills, 2023). Tallaisissa tilanteissa voi olla vaikea osoittaa hoidon hyotyja tai
kliinisesti merkittavia haittoja (Kurko ym., 2022).

Epavarmuuden hallintaan on kehitetty kansainvélisesti erilaisia riski-
enjakomalleja ja hallitun kayttoonoton sopimuksia (Hwang ym., 2020). Nai-
den suomalainen sovellus, ehdollisen korvattavuuden malli, otettiin kaytto6n
Hilassa vuonna 2017 ja se on voimassa 31.12.2025 saakka (Sairausvakuutus-
laki 1224/2004; Sosiaali- ja terveysministerio, 2019; Martikainen & Pelkonen,
2020). Sairausvakuutuslain mukaan Hila voi tehda korvattavuus- ja tukku-
hintapaatoksen ehdollisena, jos “uudelle 1adkehoidolle on osoitettu erityinen
ladketieteellinen tarve ja hoitokustannuksiin, kyseisen ladkevalmisteen hoi-
dolliseen arvoon, kustannusvaikuttavuuteen tai muihin vastaaviin ladkeval-
misteen korvattavuuteen tai tukkuhinnan kohtuullisuuden arviointiin vai-

1224/2004). Ehdollisen korvattavuuden mallissa Hila ja ladkeyritys tekevat
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luottamuksellisen sopimuksen korvattavuuden ehdoista, jonka tarkoituksena
onjakaa uuden valmisteen kayttoonottoon liittyvaa taloudellista riskia. Toistai-
seksi tehdyt sopimukset ovat olleet taloudellisia ja niissa on sovittu palautus-
maksusta Kelalle (Sosiaali- ja terveysministerio, 2023b). Valtaosa ehdollisesti
korvattavista ladkkeistd on syopalddkkeita (Martikainen & Pelkonen, 2020).
Helmikuuhun 2024 mennessi ehdollisen korvattavuuden kautta korvausjar-
jestelmaédn on hyvéaksytty hieman yli 70 ladkevalmistetta (Ladkkeiden hinta-
lautakunta, 2024d).

2.6.2 Sairaalaladkkeiden arviointi ja suositukset

Sairaalassa kaytettéville hoidoille ja niiden kaytt6onotolle ei ole yhta tarkasti
maadriteltyja arviointiperusteita kuin Hilan arvioimille avohoidon ldakkeille
(Rajaniemi, 2023). Sairaalaladkkeiden arviointeja toteuttaakin useampi taho.

Uusien sairaalaldikkeiden HTA-arviointi tiedon kokoamisen osalta teh-
didan padosin Fimeassa (Sosiaali- ja terveysministerio 2023c). Fimean tavoit-
teena on ollut arvioida kaikki uudet sairaalaldikkeet ja merkittavat kaytto-
aiheen laajennukset, mutta kidytannossa arviointeihin on valittu vuosittain
10—-12 sairaalalddkettd (Ekholm, 2022). Fimea valitsee sairaalalddkkeiden
arviointiin soveltuvat aiheet Euroopan ladkeviraston ladkevalmistekomitean
(CHMP) positiivisista myyntilupalausunnoista. (Ladkealan turvallisuus- ja
kehittamiskeskus, 2018).

Fimea ottaa aiheen valinnassa ja tarkeysjarjestykseen asettamisessa huo-
mioon terveysongelman yleisyyden, vakavuuden ja sairaustaakan, ladkehoidon
talousvaikutukset seka ladkehoidon odotetut vaikutukset kyseisen terveyson-
gelman hoitokdytantoihin (Lidkealan turvallisuus- ja kehittamiskeskus, 2018).
Aihe-ehdotuksen Fimealle voi tehdd my6s muu taho, kuten sairaala tai 144-
keyritys. (Ladkealan turvallisuus- ja kehittdmiskeskus, 2018). Lisdksi vuonna
2023 Fimea kaynnisti pilotin hakemusmenettelysti sairaalalddkkeiden arvi-
ointitoiminnassa (Ladkealan turvallisuus- ja kehittamiskeskus Fimea, 2023a).

Fimea voi hy6dyntda arvioinneissa julkisten tutkimustulosten lisaksi
ladkeyrityksen sille toimittamaa materiaalia, kuten lisitietoja kliinisista tut-
kimuksista, alaryhméaanalyyseista, hoidon kestosta, elaménlaatuun liittyvista
tiedoista, hoidon kustannuksista, arvioidusta potilasmaarastd Suomessa ja
hoidon budjettivaikutuksesta. Yritys voi toimittaa Fimealle myos kustannus-
vaikuttavuus-analyysin. Fimea tekee lisdksi yhteistyota yliopistosairaaloiden
arviointiylilddkareiden ja kliinisten asiantuntijoiden kanssa. (Lddkealan tur-
vallisuus- ja kehittimiskeskus, 2018; Ekholm, 2022). Kliiniset asiantuntijat
ovat oman alansa erikoislddkareita ja he kommentoivat arviointiryvhman tuot-
tamaa materiaalia seki vastaavat kysymyksiin erityisesti nykyisten hoitokay-
tdntojen ja tutkimusndyton sovellettavuuden osalta (Ladkealan turvallisuus-
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ja kehittamiskeskus, 2018). Fimea on tehnyt suosituksen potilasnikékulman
huomioimisesta haastattelututkimuksella ladkkeiden hoidollisen ja taloudelli-
sen arvon arvioinnissa seka siihen liittyvassa ladkeinformaatiossa (Ladkealan
turvallisuus- ja kehittimiskeskus, 2012; Kleme ym., 2014; Himeen-Anttila
ym., 2016). Tutkimusta suosituksen toteutumisesta ei ole kuitenkaan tehty.

Fimealla ei ole resursseja arvioida kaikkia uusia sairaalalaakkeita tai
kayttoaiheita. Mikali Fimea ei arvioi hoitoa, arviointi voi tapahtua kansal-
lisen HTA-koordinaatioyksikké FinCCHTA:n (Finnish Coordinating Center
for Health Technology Assessment) koordinoiman arviointiverkoston kautta.
Verkostossa ovat mukana yliopistosairaaloiden arviointiylildakarit ja muita sai-
raanhoitopiirien arviointitoiminnasta vastaavia henkil6ita. (Rajaniemi, 2023;
Sosiaali- ja terveysministerio, 2023c).

FinCCHTA julkaisee sivuillaan entisilla erityisvastuualueilla (erva) ja
nykyisilla yhteistoiminta-alueilla (YTA) tehtyjen, niin sanottujen mini-HTA-
ehdotusten perusteella tehtyjen sairaalatason arviointien otsikot sekd vuodesta
2023 alkaen my0s niiden johtopaatokset (FinCCHTA, 2024). Mini-HTA:ssa
arvioidaan tiivistetysti uuden, kustannusvaikutuksiltaan merkittavin tervey-
denhuollon menetelmén etuja ja haittoja, taloudellisia vaikutuksia seki seura-
uksia potilaalle ja organisaatiolle tutkimusnaytt6on pohjautuen (Raséanen ym.,
2021). Tassd tutkimuksessa kisitellddn ainoastaan Fimean ja Palkon arvioimia
sairaalaladkkeita.

Fimean koostaman raportin pohjalta Palko tekee myonteisen, ehdollisesti
myonteisen tai kielteisen suosituksen siiti, tuleeko hoito sisillyttdd suomalai-
seen palveluvalikoimaan (kuva 1). Fimea ja Palko tekevit yhteistyo6té ja Palkon
tavoitteena on tehda suositukset kaikista Fimean arvioimista sairaalalaak-
keistéd (Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto, 2024b).

Palkon organisaatio koostuu sihteeristdsta, jaostoista ja asiantuntijoista
seki varsinaisesta paatoksentekoelimesti eli terveydenhuollon palveluvali-
koimaneuvoston kokouksesta (Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto,
2024d). Palkon sihteeristo tekee yhteistyossi jaostojen kanssa esivalmistelun
neuvoston kokouksessa tapahtuvaa padtcksentekoa varten. Sihteeristé huo-
lehtii lisdksi neuvoston ja jaostojen kokousten valmistelusta, viestinnisti ja
sidosryhmayhteistyostd. Neuvoston kokouksissa paitetdan suositusten seka
kuvantamiskriteerien laatimisen aloittamisesta ja niiden hyviaksymisesta.
(Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto, 2024d.) Terveydenhuoltolain
(30.12.2010/1326) ja sithen vuonna 2014 tulleiden lakimuutosten (1202/2013)
mukaan “neuvostossa on puheenjohtaja ja enintddn 15 jasenta, joilla kullakin
on henkilokohtainen varajasen. Neuvosto tulee asettaa siten, etti sosiaali- ja
terveysministerio, Terveyden ja hyvinvoinnin laitos, Sosiaali- ja terveysalan
lupa- ja valvontavirasto, Kansaneldkelaitos ja Suomen Kuntaliitto ry ovat
edustettuina. Neuvostossa tulee lisiksi olla ladketieteen, hammaslaiaketie-
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teen, hoitotyon, oikeustieteen, terveystaloustieteen sekd suomalaisen tervey-
denhuolto- ja sosiaaliturvajarjestelméan asiantuntemus” (Terveydenhuoltolaki
30.12.2010/1326).

Palkon suositukset eivit ole oikeudellisesti sitovia. Terveydenhuoltolain 7a
§:n 3 momentti mahdollistaa yksittdisen potilaan hoidon palveluvalikoimaan
kuulumattomilla menetelmilld “jos se on potilaan henkei tai terveytta vaka-
vasti uhkaavan sairauden tai vamman takia ladketieteellisesti valttaméatonta
potilaan terveydentila ja sairauden ennakoitavissa oleva kehitys huomioon
ottaen” (Terveydenhuoltolaki 30.12.2010/1326). Vaikka suositukset eivit ole
sitovia, niiden painoarvoa voi kuitenkin pitd4 suurena Palkon lakisdateisen
mandaatin vuoksi (Kaila & Lohiniva-Kerkeld, 2020).

2.6.3 Arviointijdrjestelman haasteet ja ldhitulevaisuuden
muutokset

Avohoidon ja sairaalalddkkeiden arviointitoiminnan ja arviointia ohjaavien
periaatteiden erilaisuus on tunnistettu haasteeksi lukuisissa suomalaista 14a-
kehuoltoa koskevissa raporteissa. Professori Heikki Ruskoahon vuonna 2018
julkaistun, ladkekorvausjéarjestelman kehittdmista koskevan loppuraportin
ensimmaiinen ehdotus oli, ettd yhtendinen kansallinen lddkkeiden hoidollisen
arvon ja kustannusvaikuttavuuden arviointi tulisi tehd4 kattavasti kansalli-
sella tasolla kaikille 1ddkkeille ladkemuodosta riippumatta (Ruskoaho, 2018).
Perusteena tille ehdotukselle oli potilaiden yhdenvertainen mahdollisuus
vaikuttavaan, turvalliseen, kohtuuhintaiseen ja innovatiiviseen ladkehoitoon
(Ruskoaho, 2018).

Ladkehoitojen ohjauksen ja rahoituksen kehittdmisen yhdeksi tavoitteeksi
on asetettu avo- ja sairaalaladkkeitda koskevien periaatteiden ja menettelyjen
lahentdminen (Sosiaali- ja terveysministerio, 2023c). Timén edistamiseksi
sosiaali- ja terveysministerio on kevaalld 2024 asettanut tydryhman, joka laatii
ehdotuksen ladkkeiden arviointi- ja paitoksentekojarjestelmasta. Tyon tavoit-
teena on Petteri Orpon hallitusohjelmakirjauksen mukaan uudistaa lddkkeiden
kayttoonottoon liittyvit arviointiprosessit ja -kriteerit, jotta ne olisivat yhte-
néiset riippumatta ladkkeen annostelumuodosta (Valtioneuvosto, 2023; Sosi-
aali- ja terveysministerio, 2024.) Vuoden 2025 alussa voimaan tulevassa EU:n
HTA-asetuksessa ei erotella toisistaan avo- ja sairaalaldikkeitd, ja asetuksen
voimaantulo ohjaa arviointitoiminnan yhdenmukaistamista kansallisesti (Ase-
tus (EU) 2021/2282, Sosiaali- ja terveysministerio, 2023c). HTA-asetus astuu
voimaan vaiheittain, ja ensimmaéisend yhteisen kliinisen arvioinnin piiriin
tulevat syopaldiakkeet ja pitkille kehitetyt terapiat tammikuusta 2025 alkaen
(Asetus (EU) 2021/2282). Vuonna 2028 mukaan tulevat harvinaissairauk-
sien ladkkeet ja vuonna 2030 kaikki uudet myyntiluvalliset lddkevalmisteet.
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Vaiheet myyntiluvasta uuden lddkkeen kdyttoonottoon

Arviointeihin osallistuminen ja yhteisten kliinisten arviointiraporttien kaytto
tulee olemaan pakollista kaikissa jasenvaltioissa. (Asetus (EU) 2021/2282.;
Rajaniemi, 2023).
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3  OSALLISUUS TERVEYDENHUOLLON
MENETELMIEN ARVIOINNISSA JA
LAAKKEIDEN KAYTTOONOTOSSA

3.1 Mita osallisuus on?

Osallisuutta pidetddn joustavana kisitteend, jota voidaan tilanteen mukaan
tulkita eri tavalla (Theis 2009; Raivio ja Karjalainen 2013; Piskur ym., 2014;
Isola ym. 2017; Maunu & Kiilakoski 2018; Salminen ym. 2021). Osallisuudelle
on kuitenkin luotu erilaisia viitekehyksii. Kuvaan tisséd luvussa osallisuuden
kasitteitd ja terminologiaa, ja tarkennan, mitd osallisuudella tarkoitetaan
omassa vaitostutkimuksessani.

3.1.1 Sosiaalinen ja poliittinen osallisuus

Osallisuus voidaan jakaa kahteen padkategoriaan, sosiaaliseen osallisuuteen
ja poliittiseen osallisuuteen (Maunu & Kiilakoski, 2018; Salminen ym., 2021).
Sosiaalinen osallisuus (engl. social inclusion) kuvaa kuulumista ja kiinnitty-
mistd yhteis66n ja yhteiskuntaan, ja se korostaa syrjaytymisen ehkiisya ja
heikoimmassa asemassa olevien ihmisten mahdollisuuksia osallistua yhteis-
kunnassa (Leemann ym., 2015; United Nations Department of Economic and
Social Affairs, 2016; Maunu & Kiilakoski, 2018). Poliittisella osallisuudella
(engl. participation) puolestaan tarkoitetaan vaikuttamista, muutosten aikaan-
saamista ja julkista keskustelua (Quick & Bryson, 2016; Maunu & Kiilakoski
2018). Poliittinen osallisuus on puoluepolitiikkaa laajempi kasite, joka viittaa
yhteisistd asioista padttdmiseen ja hahmottuu suhteessa paatoksentekoon
(Quick & Bryson, 2016; Maunu & Kiilakoski 2018). Sosiaalinen ja poliittinen
osallisuus ovat liityksissa toisiinsa, ja sosiaalisen osallisuuden vahvistaminen
voi mahdollistaa poliittisen osallisuuden (Nivala, 2021).

Osallisuus voidaan Isolan ym. (2017) mukaan hahmottaa myds sisakkai-
sind kehina, jotka muodostuvat osallisuudesta omaan elamééan, osallisuudesta
vaikuttamisen prosesseissa, ja paikallisesta osallisuudesta. Néistd ensimmai-
nen, osallisuus omaan eliméain, viittaa sosiaaliseen osallisuuteen ja toinen,
vaikuttaminen, sisiltdd myos poliittisen osallisuuden. Oma vaitoskirjatutki-
mukseni késittelee poliittista osallisuutta potilasjarjeston edustajien koke-
musten kautta, seka potilasjarjestojen roolia suhteessa viranomaistoimintaan.
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3.1.2 Osallistuminen, osallistaminen ja osallisuus

Arkikielessd osallistumisesta, osallisuudesta ja osallistamisesta puhutaan
usein synonyymeind, mutta lahemmin tarkasteltuna kisitteet eroavat selvasti
toisistaan (Leemann ja Himé&ldinen 2016). Anttiroiko (2003, s. 16) esittaa, etta
siind missa osallistuminen on ensi sijassa toiminnallinen késite, osallisuus on
vahvasti kokemuksellista eikd sen laajuutta voi kuvata pelkastdin toiminta-
mallien tai osallistumisen muotojen kautta. Osallisuuteen liittyy kuuluminen
jakuulluksi tuleminen, osallistuminen ja sitd kautta vaikuttaminen (Isola ym.,
2017; Leemann & Hamaildinen, 2016; Terveyden ja hyvinvoinnin laitos, 2023).
Osallisuuteen liittyy lisdksi kokemus toimintaympéariston ymmarrettavyydesta
jahallittavuudesta (Antonovsky 1987; Isola ym, 2017). Osallistamisella puoles-
taan viitataan julkisen sektorin tai hallinnon pyrkimykseen lisita kansalaisten
osallistumista tarjoamalla osallistumismahdollisuuksia (Anttiroiko, 2003, s.
18; Toikko & Rantanen, 2009). Osallistaminen korostaa viranomaisten tai
muiden institutionaalisten toimijoiden ylhdaltd alaspéin tapahtuvaa toimintaa
(Anttiroiko, 2003, s. 17). Julkisen organisaation aloitteesta tapahtuva osallista-
minen voi kuitenkin johtaa omaehtoiseen osallistumiseen (Toikko & Rantanen,
2009). Terveyden ja hyvinvoinnin laitos (THL) painottaa Osallisuuden edista-
jan oppaassaan (2023b), ettd osallistaminen kuuluu osallisuuden edistamiseen,
mutta osallisuuden edistamiseksi tarvitaan my6s laajempia toimia, kuten hal-
linnon ja osaamisalojen rajojen ylittdmista ja yhteistyota. Osallisuutta edista-
vien toimien onnistumisen tirkein mittari on se, kokevatko ihmiset olevansa
osallisia (Terveyden ja hyvinvoinnin laitos, 2023b). Olennaista osallisuutta
edistdvissa toimissa on maaritelld etukateen se, mihin osallistumisella voi
vaikuttaa ja mihin ei, miten prosessi etenee, kuka tietoa kisittelee, ja miten
osallistujien ndkokulmia hyodynnetdan (Jousilahti ym., 2022; OECD, 2022;
Terveyden ja hyvinvoinnin laitos, 2023b).

On tiarkeda pohtia myos, kuka osallistuu, miten ja milld ehdoilla (White,
1996). Tassa tutkimuksessa keskityttiin potilasjarjestdjen osallistumiseen, jota
tutkittiin haastattelemalla potilasjirjestGjen tyontekijoita tai luottamushenki-
16itd. Kyseessi on siten edustuksellinen osallisuus, jossa keskiGssa on potilas-
jarjesttjen edustajien kokemus osallisuudesta. Osallistumisen, osallistamisen
ja osallisuuden kisitteet ja niiden konkreettiset vastineet tassi tutkimuksessa
on esitetty taulukossa 1.

Osallistumisen ja osallisuuden kuvaamisessa on yleisesti kiytetty ame-
rikkalaisen Sherry Arnsteinin (1969) tikapuumallia (kuva 2). Se kuvaa kansa-
laisten osallisuuden asteittaista kasvua yksisuuntaisesta mielipiteiden mani-
puloinnista ja tiedottamisesta kansanvaltaan (Arnstein, 1969). Arnsteinin
teoriaa ovat Suomessa soveltaneet esimerkiksi Horell ja Kukkonen (2002, s.
243—-244), Saikku (2018), Wallin (2019), Tuomiaho (2019, s. 23) ja Terveyden
ja hyvinvoinnin laitos (2024).
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Taulukko 1. Osallistumisen, osallistamisen ja osallisuuden kasitteiden maarittely ja kdytto tassa
tutkimuksessa (Antonovsky 1987, White 1996; Anttiroiko 2003, s.13-18; Toikko ja Rantanen

2009; Isola ym., 2017).
Kasite Osallistuminen Osallistaminen Osallisuus
Kuvaus Toiminnallinen kasite,  Viranomaislahtdinen Kokemus
mahdollisuuksien ja/tai viranomaisten osallistumisesta
hyédyntaminen. tarjoama ja kuulluksi
Osallistumisessa osallistumisen tulemisesta, usko
olennaista on mahdollisuus. omaan toimijuuteen,
madritellla kuka joka rakentuu
osallistuu, miten, ja vuorovaikutuksessa.
milla ehdoilla. Osallisuutta tukevat
toimintaympariston
ymmarrettavyys ja
hallittavuus.
Kasitteen Potilasjarjestot Hilan ja Palkon Potilasjarjestdjen

merkitys tassa
tutkimuksessa

osallistuvat
antamalla lausuntoja
Hilalle ja Palkolle.

luomat mahdolli-
suudet antaa
lausuntoja.

edustajien
kokemukset
lausuntojen

antamisesta,

Hilan ja Palkon
toimintamalleista seka
kuulluksi tulemisesta
ja vaikuttamisesta.

Arnsteinin tikapuiden kaksi alinta porrasta, manipulointi ja terapointi,
kuvaavat tilannetta, jossa hallinto ja paatoksentekijat kertovat kansalaisille
mité ja miten heidin tulisi ajatella sekd toimia (Arnstein, 1969). Kolme seu-
raavaa porrasta, tiedottaminen, konsultointi ja sovittelu, sijoittuvat Arnsteinin
(1969) asteikolla tokenismin kategoriaan. Tokenismilla viitataan toimintata-
paan, joka on etupdissd symbolinen ja jossa ndenndisesti yritetddn tayttaa
asetettuja tavoitteita, kuten osallisuutta tai edustuksellisuutta koskevia vel-
voitteita (Arnstein, 1969; Cambridge Dictionary, 2024). Kolme ylintd porrasta
kuvaavat kansalaisten eri asteista toimivaltaa kumppanuudesta jaettuun val-
taan ja kansalaisten hallintaan (Arnstein, 1969).

Terveydenhuollon kontekstissa Arnsteinin teoriaa on hyédynnetty, mutta
myo0s kritisoitu. On katsottu, ettd se korostaa liikaa valta-asetelmaa paatok-
senteossa, ja jattda huomiotta itse osallistumisen ja sen erilaiset muodot
seki osallisuuden prosessin (Tritter & McCallum, 2006). Terveydenhuollossa
osallistuminen ja osallisuus voivat ilmetd esimerkiksi potilaan osallisuutena
omassa hoidossaan, palveluiden kehittdmisessi ja arvioinnissa esimerkiksi
potilas- tai asiakasraatien jasenend, potilasndkokulmana terveydenhuollon
ammattilaisten koulutuksessa tai kliinisten tutkimusten tavoitteiden maarit-
telyssa (Tritter & McCallum, 2006; Tritter, 2009; Ocloo & Matthews, 2016;
Jones & Pietild, 2019).
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Tikapuiden sijaan Tritter ja McCallum (2006) ehdottavat mosaiikkia,
jossa monitahoiset ja dynaamiset suhteet yhdistavat palveluiden kayttdjia,
vhteisdja, jarjestdja ja terveydenhuollon toimijoita. Olennaista onnistuneen
osallisuuden toteutumisessa on tassid mallissa erilaisten palveluiden kayttdjien
jaterveydenhuollon toimijoiden yhteisty6 (Tritter & McCallum, 2006). Omassa
tutkimuksessani Arnsteinin portaiden tarkastelu on perusteltua, silla por-
taat keskittyvit viranomaisen ja kansalaisyhteiskunnan (tdssa tutkimuksessa
potilasjarjestojen) rajapintoihin, joita Arnstein mallissaan kuvaa. Tritterin ja
McCallumin (2006) mosaiikki kuvaa monipuolisemmin yksil6iden, yhteisojen
ja eri terveydenhuollon toimijoiden kokonaisuutta.

Kisittelen tutkimuksessani viranomaisten ja potilasjarjest6jen yhteis-
ty6ta Arnsteinin mallin mukaan. Otan lisdksi huomioon Tritterin erottelun
epdsuorasta osallistumisesta, jossa osallistujilta kerédtédan tietoa, jota voidaan
kayttda tai olla kayttamatta paatoksenteossa (Arnsteinin konsultointi) ja suo-
rasta osallistumista, jossa potilasedustajat ovat mukana varsinaisessa paatok-
senteossa (Arnsteinin kumppanuus ja jaettu valta) (Arnstein, 1969; Horelli &
Kukkonen, 2002; Tritter & McCallum, 2006).

Kansalaisten valta

St vl Kansalaisten

toimivalta
Konsultointi Tokenismi
Tiedottaminen
Terapia )
Osallistu-
mattomuus

Manipulaatio

Kuva 2. Sherry Arnsteinin (1969) osallistumisen portaat suomen kielelle mukailtuna ja Suomessa
sovelletussa muodossa (Horelli ja Kukkonen, 2002; Saikku 2018; Tuomiaho 2019; Wallin 2019).
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3.2 Potilaiden osallisuus suomalaisessa
terveydenhuollossa

Maailman terveysjiarjest6 WHO:n vuonna 1978 perusterveydenhuollon kan-
sainvilisessd konferenssissa julkaiseman Alma-Atan julistuksen mukaan
ihmisilld on oikeus ja velvollisuus osallistua yksiléina ja yhdessa terveyden-
huollon suunnitteluun ja toimeenpanoon (Declaration of Alma-Ata, 1978).
Osallistuminen ja osallisuus ovat tulleet 2000-luvulla vahvasti esiin myos
suomalaisissa terveydenhuollon tavoitteissa ja lainsdddannossa. Suuntaus
liittyy ns. uuden julkisen hallinnan (new public governance) viitekehykseen,
jonka mukaan julkinen hallinto ei voi endé ohjata yhteiskuntaa yksin, vaan
ratkaisujen 16ytyminen ja hallinnan onnistuminen perustuu yhteisty6hon
kansalaisten, kansalaisyhteiskunnan ja yksityisen sektorin kanssa (Osborne,
2006; Hakari, 2013; Isola ym., 2017).

Laki potilaan asemasta ja oikeuksista (17.8.1992/785) ja laki sosiaalihuol-
lon asiakkaan asemasta ja oikeuksista (22.9.2000/812) painottavat palvelun
kayttdjan osallisuutta omaan palveluunsa. Perustuslaissa (11.6.1999/731) puo-
lestaan todetaan, ettd julkisen vallan tehtdvidna on edistaa yksilon mahdolli-
suuksia osallistua yhteiskunnalliseen toimintaan ja vaikuttaa hanti itsedan
koskevaan paatoksentekoon. Sosiaali- ja terveysministeri6 korostaa osallisuu-
den merkitystd kansallisessa hyvinvointitalouden toimintaohjelmassa seka
aiemmin sosiaali- ja terveyspolitiikan strategiassa (Sosiaali- ja terveysminis-
terio, 2011a, 2023c¢). Tdma on heijastunut vahvasti myos ladkepolitiikkaan, ja
osallisuuden merkitysta korostetaan esimerkiksi Ladkepolitiikka 2020 -rapor-
tissa ja Rationaalisen lddkehoidon toimeenpano-ohjelmassa seki tuoreessa
Laidkehoidon ohjauksen kehittiminen -raportissa (Sosiaali- ja terveysminis-
teri6 2011b, Himeen-Anttila, ym, 2018; Rajaniemi, 2023).

Viranomaistahoista THL on Suomessa tehnyt pitkajanteista tyota osal-
lisuuden viitekehyksen maéarittelyssd sekd asukas- ja asiakasosallisuuden
edistdmisessi (Isola ym., 2017; Terveyden ja hyvinvoinnin laitos, 2023b ja
2024). Isolan ym. (2017) méaaritelméssa osallisuus ilmenee kolmella tasolla:
paatosvaltana omassa elaméissi, vaikuttamisen prosesseissa ja paikallisesti,
kun pystyy panostamaan yhteiseen hyvian ja olemaan mukana merkityksel-
lisissd, vastavuoroisissa sosiaalisissa suhteissa. Taimén tutkimuksen kannalta
olennaista on osallisuuden ilmeneminen vaikuttamisen prosesseissa, joissa
ihminen pystyy vaikuttamaan itsensa ulkopuolelle esimerkiksi ryhmissa, pal-
veluissa, asuinympaéristossa tai laajemmin yhteiskunnassa.

Suomalaisessa terveydenhuollon kontekstissa osallisuutta on tutkittu
potilasraatien ja Kaypa hoito -suositusten yhteydessé (Jones & Pietild, 2019,
2020; Sipila ym., 2022). Kdypa hoito -suosituksia koskevissa tutkimuksissa
tunnistettiin useita osallisuuden hyotyja: osallisuuden avulla voidaan kuvata
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sairauden vaikutuksia arkeen, varmistaa potilaille merkityksellisten aiheiden
kasittely suosituksessa seki edistda suositusten ymmarrettavyyttd ja potilaiden
luottamusta ja sitoutumista suosituksiin ja hoitoon. Osallisuuden edellytyksiksi
tunnistettiin edustuksellisuus, avoin ja osallistava prosessi, ymmarryksen ja
tiedon tuki ja prosessin legitimiteetti (Sipild ym., 2022). Himeen-Anttila ym.
(2016) toteuttivat vuonna 2014 fokusryhmaihaastattelun, jossa haastateltiin
potilasjarjestojen edustajia terveydenhuollon menetelmien arviointiin ja hoi-
tosuositusten laatimiseen liittyvésta osallisuudesta. Tutkimuksessa todettiin,
ettd potilasjarjestot ovat halukkaita olemaan mukana terveydenhuollon mene-
telmien arvioinnissa ja hoitosuositusten laatimisessa tyoryhmien jasenend, ja
jarjestdilld on kanavat laajemman potilasniakokulman kokoamiseen (Himeen-
Anttila ym., 2016).

3.3 Potilas, asiakas vai potilasjarjeston edustaja?

Terveydenhuollon toimintakentdssd puhutaan yleisesti potilaiden ja kansa-
laisten osallisuudesta (patient and public involvement, PPI) (Street ym., 2020;
Ocloo ym., 2021). Taté kattotermid on kuitenkin kritisoitu, silld se ei erottele
eri osallistujaryhmii, joilla voi olla hyvinkin erilaisia ja jopa ristiriitaisia nako-
kulmia, painotuksia ja tarpeita, riippuen esimerkiksi siitd, miten omakohtaista
kokemusta henkil6illa on késiteltavasta asiasta (Wait & Nolte, 2006; Clark &
Weale, 2012; Fredriksson & Tritter, 2016; McCoy ym., 2019)

Eri osallistujaryhmini voidaan erottaa asiakkaat ja potilaat, heiddn
laheisensa, asiakkaita tai potilaita edustavat jarjestot ja toisaalta kansalaiset
ja veronmaksajat. Tavoitteista ja tilanteesta riippuen eri osallistujaryhmien
niakokulmat ovat perusteltua ottaa huomioon. (Leemann & Himaéldinen, 2016;
McCoy ym., 2019; Street ym., 2020.) Palveluiden kehittdmisessi on tirkea
kuulla henkil6it4, joilla on kokemusta kyseisista palveluista. On toisaalta esi-
tetty, ettd potilaiden osallisuuden lisddminen voi vahvistaa konsumerismia
ja lisdtd paineita rahoittaa palveluita tai menetelmii, jotka kaytossa olevien
kriteereiden mukaan jaisivat muuten palveluvalikoiman ulkopuolelle (Toiviai-
nen, 2007; Street ym., 2020). Kansalaisten nakoékulma voi puolestaan toimia
tasapainottavana tekijani, kun tavoitteena on huomioida koko terveydenhuol-
tojarjestelmai ja sen rajalliset resurssit veronmaksajan kannalta, laajemmasta
kuin yhden sairausryhmain edustajan tai edustajien perspektiivista (Fredriks-
son & Tritter, 2016; Street ym., 2020; taulukko 2).

Termien valinnalla on my6s merkitysta. On ajateltu, ettd esimerkiksi termi
asiakas tai palveluiden kayttdja viittaa aktiivisempaan rooliin ja mahdollisuu-
teen valita ja vaikuttaa saamansa palveluun kuin termi potilas. Termi potilas
on liitetty passiivisempaan hoidon vastaanottajaan ja on joissain maaritelmissa
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sidottu tiettyyn hoitojaksoon tai hoidossa olemiseen (Jones & Pietila, 2018;
Karppinen, 2019). Laissa potilaan ja asiakkaan oikeuksista (17.8.1992/785)
potilaalla tarkoitetaan terveyden- ja sairaanhoitopalveluja kayttavaa tai muu-
ten niiden kohteena olevaa henkil6a. Potilaat ndhdaan kuitenkin nykyisin myos
aktiivisina toimijoina, jotka vaikuttavat sekd omaan hoitoonsa etta tervey-
denhuollon kehittdmiseen (Armstrong, 2014; Karppinen, 2019). Taman tutki-
muksen kannalta tirkeimmat erottelut ja maarittelyt on esitetty taulukossa 2.

Tassd tutkimuksessa keskitytdan potilasjarjestéjen edustajien ja viran-
omaisten kokemuksiin seki potilasjirjestGjen rooliin Hilan ja Palkon kuule-
misprosesseissa. Potilasjarjestot toimivat jarjestonsa kokoaman sairausryh-
man tai -ryhmien edunvalvojina, ja potilasjiarjeston edustajien tehtavana on
tassa kontekstissa vilittda tietoa laajalta ryhmalta sairastuneita viranomaisten
suuntaan ja toisaalta viranomaisilta jasenistolle (vrt. taulukko 2). Thmisella
voi olla eri tilanteissa ja elaméanvaiheissa eri rooleja, ja potilasjarjeston edus-
tajat saattavat olla joissain tapauksissa myo0s itse potilaita tai ldheisii ja ovat
myos kansalaisia. Tassa tutkimuksessa keskitytdan kuitenkin heidan rooliinsa
potilasjarjeston edustajana joko tyontekijan tai luottamushenkilon tehtavassa.

Tutkimuksen péddasiallisen kohderyhmaén valintaan vaikutti se, ettda Hila
on luonut osallistumismahdollisuuden ja ohjeen nimenomaisesti potilasjar-
jestoille (Ladkkeiden hintalautakunta, 2020a). Palkon suositusluonnoksia voi
kommentoida vapaasti Ota kantaa —palvelussa, mutta lomakkeella pyydetaan
ilmoittamaan vastaajan tausta (Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto
2024c¢). Vastausvaihtoehtoina on muun muassa Potilas, asiakas tai omainen,
Potilaita tai asiakkaita edustava jarjesto, Terveyspalvelujen tuottaja, Ladke-
valmistaja tai Terveydenhuoltoalan tieteellinen jarjesto. Tahan tutkimukseen
otettiin mukaan vastaajaryhmat "Potilaita tai asiakkaita edustava jarjesto “ja
“Potilas, asiakas tai hidnen liheisensa.”
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Taulukko 2. Tassa tutkimuksessa kaytetyt, osallistujia kuvaavat kasitteet (EUnetHTA, 2023a; Leemann & Hamalainen, 2016; Street ym., 2020; Toiviainen, 2007;

Greenhalgh 2017, European Medicines Agency, 2022; HTA Glossary 2024).

Suomenkielinen Englanninkielinen Rooli Huomioita

termi termi

Potilas Patient Tuo omakohtaiseen kokemukseen pohjautuvaa Termi kattaa terveydenhuollossa usein myds

Consumer (US) nakodkulmaa sairaudesta, terveydenhuollon potilaiden laheiset.
palveluista tai menetelmasta. Consumer-kasitetta kaytetaan padasiassa

Yhdysvalloissa, mutta silla voidaan tarkoittaa
myos tervetta palveluiden kayttajaa (esimerkiksi
seulonnoissa, rokotuksissa).

Asiakas Client Tuo kokemukseen pohjautuvaa nakdkulmaa Termia kaytetaan sosiaalihuollossa ja yha useammin

Palveluiden Customer palveluiden kaytosta. myos terveydenhuollossa, kattaa toisinaan myos

kayttaja Service-user potilaat.

Ldheinen Carer Tuo kokemukseen pohjautuvaa tietoa sairastuneen Henkild, yleensa perheenjasen tai ystava, joka

Omainen Caregiver laheisen nakdkulmasta ja sairauden vaikutuksista saannodllisesti auttaa tai hoitaa sairastunutta tai

sairastuneeseen seka laheisiin. Voi edustaa tilanteen
mukaan joko potilasta, potilaita tai ryhmaa laheisia.

vammautunutta arjessa, sairauden hoidossa ja / tai
palveluihin paasyssa.

Potilasjarjesto

Patient organisation

Jarjesto tai yhdistys, joka on jarjestaytynyt tietyn
sairauden, taudin tai vamman ymparille. Jarjestéjen
jasenet ja luottamushenkildt ovat paaasiassa
sairastuneita, sairaudesta toipuneita tai heidan
|[aheisiaan.

Potilasjarjestdille ei ole Suomessa tarkkaa
maaritelmaa. Potilasjarjestét ja niiden toiminta
vaihtelevat esimerkiksi jarjestdn ian, jarjeston
edustaman sairauden ja vamman seka jasenmaaran
mukaan.

Euroopan ladkeviraston maaritelman mukaan
potilasjarjestd on voittoa tavoittelematon toimija,
jonka luottamusjohdosta yli 50 % on potilaita tai
|aheisia.

Potilasedustaja

Potilasjarjeston

Patient advocate
Patient representative

Edustaa (ja on mandaatti edustaa) laajempaa
sairastuneiden tai haavoittuvassa asemassa olevien

Henkild, joka on aktiivisesti mukana sairastuneita
edustavassa jarjestdssa tai sairastuneiden

edustaja Consumer advocate ryhmaa. muodostamassa yhteis6ssa. Voi olla tydntekija,
Consumer luottamushenkil tai jarjestén / yhteison jasen.
representative (US)

Maallikko Lay person Henkild, jolla ei ole terveydenhuollon koulutusta tai Tata termia kayttaa erityisesti NICE, Suomessa termi

(-jdsen) erityisosaamista. on kaytéssa mm. ladketieteellisissa tutkimuseettisissa

toimikunnissa.

Kansalainen Public Edustaa kansalaista ja veronmaksajaa, jolla ei yleensa Katsoo asiaa laajemmasta kuin yhden sairaus- tai

Citizen ole omakohtaista kokemusta tai sidosta tiettyyn vammaryhman nakdkulmasta.

Tax-payer

menetelmaan tai hoitoon, “neutraali” ndkdkulma.
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3.4 Osallisuus terveydenhuollon menetelmien
arvioinnissa

Potilaiden osallisuus terveydenhuollon menetelmien arvioinnissa on yleistynyt
2000-luvulla (Abelson ym., 2016; Norburn & Thomas, 2020; Gagnon ym.,
2021). Edelldkavijanad on toiminut yli kahdenkymmenen vuoden kokemuksella
Englannin National Institute for Health and Care Excellence (NICE). NICE
on kehittdanyt osallisuustoimintaa vuodesta 1999 eli organisaation perusta-
misesta lahtien (NICE, 2013). Nykyisin jokaisessa NICEn toimikunnassa
on mukana vahintdan kaksi maallikkojasentd, joiden tehtaviana on vilittaa
potilaiden, laheisten ja kansalaisten nakokulmia keskusteluun ja paatoksente-
koon (NICE, 2013; Norburn & Thomas, 2020). Maallikkojésenten lisiksi NICE
kutsuu toimikuntiin potilasedustajia tai ldheisia, joilla on kokemusta tiettyyn
arvioitavaan menetelmaén liittyvasta sairaudesta. Potilasjarjestot voivat antaa
NICEn tyoryhmille kirjallisia lausuntoja, jotka maallikkoedustajat kokoavat ja
esittelevat toimikunnassa. Maallikkojasenten, potilasedustajien, ldheisten ja
potilasjirjestojen tukena on erillinen potilaiden osallisuuden vahvistamiseen
keskittynyt yksikko (PIP, Public Involvement Programme). Yksikon henkilo-
kunnan tehtiaviana on ohjeistaa ja kouluttaa arviointeihin osallistuvia henki-
16itd ja jarjestoja seka arvioida ja kehittda osallisuustoimintaa. (NICE, 2013;
Norburn & Thomas, 2020; Livingstone ym., 2021.)

NICEn toiminnassa toteutuu ajatus siitd, ettd potilaat ja potilasjarjestot
voivat osallistua terveydenhuollon menetelmien arviointiin prosessin kaikissa
vaiheissa (Norburn & Thomas, 2020; INAHTA, 2021). Kdytidnnossa tima kattaa
arvioitavan aiheen valinnan, aiheen rajauksen, tutkimustiedon kokoamisen,
tiedon arvioinnin, piitelmien ja suositusten laatimisen seka suosituksia tai
paatoksid koskevan kuulemisen (Norburn & Thomas, 2020).

Osallisuus voi toteutua my6s menetelmien ja organisaatioiden toiminnan
kehittimisessa sekd suositusten tai padtosten levittimisessi ja toimeenpa-
nossa (INAHTA, 2021). Eurooppalainen terveysteknologioiden arviointiver-
kosto EUnetHTA on julkaissut ohjeistuksen potilaiden ja terveydenhuollon
ammattilaisten konsultoinnista sekd sidosryhmien huomioimisesta HTA-
asetuksen maarittelemissa yhteisissa kliinisissid arvioinneissa (EUnetHTA,
2023a). Ohjeistus koskee kuitenkin vain arvioinnin kliinista osaa, ja ohjeis-
tuksessa korostetaan, ettd jisenvaltioiden HTA-toimijoiden tulee jarjestaa
sidosryhmien kuuleminen kansallisella tasolla.

Kansainvilinen Health Technology Assessment International (HTA{) -jar-
jesto on luonut Delphi-menetelméan avulla arvot ja laatustandardit potilai-
den osallisuudelle terveydenhuollon menetelmien arvioinnissa (HTAi, 2014).
HTAi-jarjeston maaritelmissa kisite potilaat kattaa seki potilaat, joihin kasi-
teltdvana oleva menetelma vaikuttaa, etta laheiset, potilasjarjestot ja vertais-
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tukiryhmit. Arvoiksi on maaritelty merkityksellisyys, oikeudenmukaisuus,
tasa-arvo, legitimiteetti ja valmiuksien kehittaminen (HTAi, 2014).

HTAi-jarjest6 painottaa, ettd potilailla on tietoa, ndkokulmia ja koke-
muksia, joilla on oma merkittdva roolinsa terveydenhuollon menetelmien
arvioinnissa. Potilaiden tuottama tieto auttaa parhaimmillaan ymmartamaan
paremmin erilaisten potilasryhmien tarpeita ja suhteuttamaan niité terveyden-
huoltojarjestelmille asetettuihin tavoitteisiin resurssien oikeudenmukaisesta
jakautumisesta. Potilailla tulisi olla samat mahdollisuudet osallistua arvioin-
teihin kuin muilla sidosryhmilla, ja osallistumista tukevien toimintamallien
tulee mahdollistaa niiden potilasryhmien osallistuminen, joihin paatokset
vaikuttavat. Potilaiden osallisuuden vahvistaminen edistad paitoksenteko-
prosessien lapinakyvyyttd, vastuullisuutta ja uskottavuutta. (HTAi, 2014.)
HTAIi on luonut arvojen pohjalta laatustandardit potilaiden osallisuudelle.
Laatustandardit on jaettu yleisesti terveydenhuollon menetelmien arviointia
koskeviin standardeihin (standardit 1—5) ja yksittdisid arviointeja koskeviin
standardeihin (standardit 6-10). (HTAi, 2014.)

Yleisti HTA-prosessia koskevat standardit, vapaamuotoinen kdan-
nos (HTAI, 2014):

1. Terveydenhuollon menetelmien arviointia toteuttavilla
organisaatioilla on strategiassa linjatut toimintamallit potilaiden
osallisuuden varmistamiseksi.

2. Osallisuuden tukemiseen on varmistettu riittavat resurssit.

3. Koulutusta potilaiden osallisuudesta seka potilaiden nakokulman
huomioimisesta tulee tarjota kaikille terveydenhuollon
menetelmien arvioinnin parissa toimiville asiantuntijoille, mukaan
lukien tutkijat, arvioijat, muu henkilokunta ja tyoryhmien jasenet.

4. Potilailla ja potilasjarjestojen jasenillda on mahdollisuus osallistua
koulutuksiin, jotta he voivat kehittdd osaamistaan ja osallistumista
arviointeihin.

5. Osallisuustoimintaa arvioidaan saannollisesti kaikkien
asianosaisten nakokulmat huomioiden ja toimintaa kehitetdan
jatkuvasti arvioinnin perusteella.
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Yksittiisid arviointeja koskevat laatustandardit, vapaamuotoinen
kainnos (HTAi 2014):

1. Arviointeihin liittyva viestintd on proaktiivista, jotta viestinnidn
avulla voidaan tehokkaasti tavoittaa, tiedottaa ja mahdollistaa
monenlaisten potilaiden osallistuminen.

2. Jokaisella arvioinnilla ja sen eri vaiheilla on selkeit aikataulut ja
maairaajat.

3. Jokaisella yksittdiselld arvioinnilla on nimetty tyontekija, jonka
tehtdavani on tukea potilaiden osallistumista arviointiin.

4. Arvioinnin yhteydessid dokumentoidaan potilaiden antamat
nakokulmat ja kerrotaan, miten ne ovat vaikuttaneet
johtopaatoksiin ja varsinaiseen paatoksentekoon.

5. Arviointiin osallistuneille tai sithen materiaalia tuottaneille
potilasjarjestoille annetaan palautetta siitd, mika on arvioinnin
kannalta ollut hyodyllisintd, ja tuetaan jarjestGjen osallistumista
jatkossa.

Tassa tutkimuksessa Hilan ja Palkon lausuntoprosesseja tarkastellaan
HTAi-jarjeston laatustandardien valossa keskittyen yksittiisid arviointeja
koskeviin standardeihin. Kansainvilisestda nakokulmasta katsottuna HTA-
toimijoiden roolit ja tehtdvien jako vaihtelevat maasta toiseen. Hilan lausun-
toprosessi ja Palkon Ota kantaa -vaihe ovat kuitenkin verrannollisia monien
eurooppalaisten ja kanadalaisten HTA-toimijoiden kuulemiskaytanteisiin
HTA-tiedon arviointi- ja kontekstualisointivaiheissa (engl. appraisal) (kuva 1).

3.5 Potilasjarjestéjen osallistumismahdollisuudet Hilan
ja Palkon toiminnassa

Tassi tutkimuksessa tarkastellaan potilasjirjestGjen edustajien kokemuksia
osallisuuden toteutumisesta Hilan ja Palkon lausuntoprosesseissa. Potilasjar-
jestojen on ollut vuodesta 2016 ldhtien mahdollista antaa kirjallisia lausuntoja
Hilalle arvioitavana olevista ladkevalmisteista ja kommentoida Palkon suo-
situsluonnoksia Ota kantaa -palvelussa (Ladkkeiden hintalautakunta, 2016,
2020Db; Sosiaali- ja terveysministerio, 2024c).

Hila julkaisee verkkosivuillaan kuukausittain listan edellisen kuukauden
aikana saapuneista, ladkeyritysten lahettamistd hakemuksista. Taima4 lista on
julkisesti nakyvilla Hilan verkkosivuilla ja lista ldhetetdan myos sahkopostitse
niille potilasjarjestéille, jotka ovat ilmoittautuneet Hilan siahkopostilistalle.
Taman tiedon saatuaan potilasjarjest6illda on noin kuukausi aikaa toimittaa
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oma lausuntonsa Hilalle. (Ladkkeiden hintalautakunta, 2020b.) Hila on julkais-
sut sivuillaan potilasjarjestoille suunnatun dokumentin “Ohje potilasjarjesto-
jen ladkevalmisteesta antamiin lausuntoihin”, joka antaa suuntaviivat lausun-
tojen sisillostd ja rakenteesta (Ladkkeiden hintalautakunta 2020a). Ohjeessa
kehotetaan sisdllyttdméaan lausuntoon erityisesti ndkékulmia lddkevalmisteen
tarpeesta ja suhteesta muihin nykyisen hoitokaytdnnon mukaisiin ladke- tai
laakkeettomiin hoitoihin, kayttdjien kokemuksista ladkevalmisteesta ja sen
vaikutuksista toimintakykyyn, arjessa selviytymiseen ja elamanlaatuun, seka
ladkevalmisteen kaytt6d mahdollisesti rajoittavista tekijoistd. Hila ohjeistaa
lausunnonantajia ilmoittamaan myo6s asiaan tai hakemukseen liittyvit sidon-
naisuutensa. (Ladkkeiden hintalautakunta, 2020a.)

Palkon valmistelemat suositusluonnokset julkaistaan Ota kantaa -pal-
velussa, jossa kaikki aiheesta kiinnostuneet voivat kommentoida suositus-
luonnoksia (Sosiaali- ja terveysministerio, 2024c). Kommentointia varten Ota
kantaa -palvelussa on verkkolomake, jossa pyydetddn kommentoimaan suo-
situsluonnoksen eri osa-alueita, esimerkiksi suosituksen kohdetta, rajausta
ja tietopohjaa, arvioitavaa menetelmaa ja nykyista hoitokdytantoad, vaikutta-
vuutta, turvallisuutta, kustannuksia ja kustannusvaikuttavuutta seka eettisia
ja jarjestamiseen liittyvid ndkokohtia (Sosiaali- ja terveysministerio, 2024c).
Ota kantaa -palvelussa pyydetidan lisdksi ilmoittamaan vastaajan tausta, eli
mistd ndkokulmasta vastaaja kommentoi suositusluonnosta. Lomakkeella
madriteltyja vastaajaryhmii ovat muun muassa Terveyspalvelujen tuottaja,
Viranomainen, Ladkevalmistaja, maahantuoja tai markkinoija seka tissa tut-
kimuksessa kasitellyt vastaajaryhmit Potilas, asiakas tai heiddn omaisensa
(jatkossa yksittéiset kansalaiset) ja Potilaita ja asiakkaita edustava jarjesto
(jatkossa potilasjarjesto).

Palko tiedottaa kdaynnissi olevista arvioinneista ja Ota kantaa -palvelussa
kommentoitavana olevista suositusluonnoksista verkkosivuillaan ja uutiskir-
jeessd, jonka voi tilata Palkon kotisivuilta. Suositusluonnos on Ota kantaa
-palvelussa avoimena noin kolmen viikon ajan. (Terveydenhuollon palveluva-
likoimaneuvosto, 2024b.)

Taman tutkimuksen kohteena olevat potilasjarjestolausunnot ovat muuta
HTA-materiaalia taydentavaa tietoa, jota voidaan hyodyntia ladkkeen korvatta-
vuudesta tai suosituksesta paatettdessa (Sairausvakuutuslaki 21.12.2004/1224;
Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto, 2024b). Potilasjirjestdjen kay-
tossa olevat tiedot arvioitavana olevista ladkehoidoista ovat erilaiset Hilan ja
Palkon kohdalla: Palkon suositusluonnosta kommentoitaessa potilasjarjestolla
on kiytossdadn Palkon valmistelema suositusluonnos sekd Fimean julkaisema
arviointiraportti. Potilasjarjesto tietdd lausuntoa valmistellessaan, mita kaytto-
aiheita suositus koskee ja mitka ovat alustavat johtopaatokset. Hilan kohdalla
potilasjarjestoilla on tiedossaan ainoastaan se, mitd lddkevalmistetta Hilan
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kasittelyssi oleva hakemus koskee sekd hakemuksen tyyppi. Hakemustyyppeja
ovat esimerkiksi uutta vaikuttavaa ladkeainetta koskeva hakemus, uusintaha-
kemus tai laajennushakemus (Ladkkeiden hintalautakunta, 2024c). Potilasjar-
jesto ei lausuntoa antaessaan tiedd hakemuksen yksityiskohtia, esimerkiksi
sitd, koskeeko korvattavuushakemus myyntilupaviranomaisen lidkevalmis-
teelle vahvistaman valmisteyhteenvedon ja siind hyviksyttyjen kayttoaihei-
den mukaista laajuutta, vai onko se hakemusvaiheessa tai hakemusprosessin
edetessa rajoitettu johonkin tiettyyn kayttoaiheeseen, potilasryhmaéén tai sai-
rauden vaikeusasteeseen.

3.6 Potilasjarjestdjen osallistumisen mahdollisuuksia
tutkimuskirjallisuuden perusteella

3.6.1 Perusteluja potilaiden ja potilasjdrjestojen osallistumiselle

Suoria vertailuja eri maiden kaytantoihin on vaikea tehdi, koska toiminta-
mallit terveydenhuollon menetelmien arvioinnille ja kiytt6onottoa koskevalla
paatoksenteolle vaihtelevat maasta toiseen (Allen ym., 2017a, 2017b). On kui-
tenkin hyviksi havaittuja ja kaytdnteitd ja kansainvilisid ohjeistuksia, joita
voi noudattaa riippumatta siitd, miten HTA-tiedon kerdaminen, arviointi ja
paatoksenteko on toteutettu (HTAI, 2014; Hunter ym., 2018; INAHTA, 2021).
Potilaiden ja potilasjirjestojen osallistuminen ja osallisuus voivat toteutua eri
vaiheissa arviointia: arviointiaiheiden valinnassa, tiedon kokoamisessa ja ana-
lysoinnissa, johtopadtosten ja suositusten laatimisessa, suosituksia koskevissa
kuulemisissa, paatoksenteossa ja HTA-toiminnan kehittdmisessi seki tiedon
jakamisessa tehdyistd suosituksista tai paatoksista (INAHTA, 2021). Tutki-
musten mukaan potilaiden ja potilasjirjestojen osallistuminen on yleisinta
siind arvioinnin vaiheessa, jossa tutkimus- ja kustannusvaikuttavuustietoa
kasitelladn suhteessa sosiaalisiin ja eettisiin niakoékohtiin (Scott & Wale, 2017).
Yleisin tapa tuoda ndkokulmia arviointeihin on antaa kirjallisia lausuntoja
tai osallistua kuulemistilaisuuksiin (European Patients Forum, 2013; Scott &
Wale, 2017; Arthur ym., 2023).

Potilaan osallisuuden vahvistamiselle terveydenhuollon menetelmien
arvioinnissa on esitetty useita perusteluita (Abelson ym., 2007). Perusteluissa
painotetaan yleisesti padtoksenteon demokraattisuuden, avoimuuden, legitimi-
teetin ja oikeudenmukaisuuden vahvistumista. Potilaiden osallistumista pide-
tddn keinona lisaté luottamusta terveydenhuollon menetelmien arviointiin ja
laajemmin terveydenhuoltojirjestelmiin, ja se voi vahvistaa kiytt6onottoa tai
korvattavuutta koskevien paatosten hyviaksyttavyytta (Saarni, 2023). Peruste-
luna pidetéén lisdksi potilasndkokulman tuomaa lisdarvoa arviointiprosessiin.
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Potilailla ja 1aheisilld katsotaan olevan arvokasta omakohtaista kokemustietoa
sairauden kanssa eldmisesti ja eri hoitomenetelmien tai terveyspalveluiden
kaytosta. Ndiden kokemusten avulla voidaan huomioida paremmin potilai-
den tarpeet ja parantaa arviointien laatua ja merkityksellisyytta palvelun tai
menetelman kayttdjain ndkokulmasta. (Abelson ym., 2007, 2016; Hansen ja
Street, 2017.).

On kuitenkin esitetty myos kritiikkia siitd, edistdako osallisuus lopulta
paatoksenteon lapindakyvyytts, legitiimiyttd tai laatua. Sandman ym. (2020)
kritisoivat erityisesti potilasedustajien mukana oloa paiatoksentekoelimissa.
Paatoksilla on yleensa aina vaihtoehtoiskustannuksia, joita terveydenhuollon
kompleksisuuden vuoksi ei useinkaan pystyta maarittimaan tarkasti. Sandma-
ninym. (2020) mukaan potilasedustajat ajavat usein kisiteltavana olevaa hoitoa
tarvitsevien etuja, jolloin vaihtoehtoiskustannuksista kirsivien, mahdollisesti
tunnistamattomien ryhmien d4ni ei tule esille. Yksittdisten potilasedustajien
mukana olo ei myoskdan automaattisesti lisdd paatosten hyvaksyttavyytta
laajemmassa potilasjoukossa (Sandman ym., 2020). Kirjottajat pitavatkin
parempana potilaiden konsultoimista, mika auttaa lisiamaan ymmarrysta
késiteltavana olevasta sairaudesta tai hoidosta tunnistaen samalla sen, etta
potilasedustajien nakokulmat ovat harvoin tdysin objektiivisia (Sandman ym.,
2020). Kritiikistd huolimatta my0s suoralla osallistumisella ja potilasedusta-
jien mahdollisuudella olla mukana paatoksenteossa on vankka kannatus seka
potilasjéarjestojen ettd monien HTA-toimijoiden parissa (European Patients
Forum, 2013; Berglas ym., 2016; Livingstone ym., 2021; Wale ym., 2021).
Osallistumisen rajoittaminen ainoastaan konsultointiin kaventaa potilaiden
oikeutta osallistua varsinaiseen paatoksentekoon.

3.6.2 Kokemuksia Englannista, Skotlannista, Kanadasta ja
Ruotsista

Tassd luvussa kuvaan kirjallisuuteen perustuen kokemuksia Englannista, Skot-
lannista, Kanadasta ja Ruotsista. Tutkimustietoa potilasjarjest6jen osallisuu-
den toteutumisesta terveydenhuollon menetelmien arvioinnissa on rajallisesti.
Julkaistuissa tutkimuksissa korostuivat tutkimukset Englannista, Skotlan-
nista ja Kanadasta (Kreis & Schmidt, 2013; Facey ym., 2017; Wale & Sullivan,
2019; Norburn & Thomas, 2020; Cook ym., 2021; Boothe, 2021; Mason ym.,
2021). Lisdksi ndissd maissa lddkkeiden arviointijarjestelma ja potilaiden
mahdollisuudet tuoda kirjallisesti ndkokulmia arviointiin ovat melko ldhella
Hilan ja Palkon toimintamalleja. Englannissa, Skotlannista ja Kanadassa
potilasjarjest6ja kannustetaan antamaan kirjallisia lausuntoja, ja lausunto-
mahdollisuuksien lisdksi maallikko- ja / tai potilasedustajia on jisenini laa-
kehoitoja arvioivissa toimikunnissa tai asiantuntijaryhmissa (Facey & Single,
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2017; Scott & Wale, 2017; Wale ym., 2017; CADTH, 2021). Ruotsissa potilas-
jarjest6jen mahdollisuus tuoda kirjallisia lausuntoja yksittiisiin arviointeihin
padsaantoisesti puuttuu, mutta Ruotsin lddkeviranomaisella Tandvards- och
lakemedelsformansverketilla (TLV), on yhtildisyyksia Suomen Hilan kanssa
TLV:n paattdessa ladkkeiden korvattavuudesta ja hinnoista (Sosiaali- ja ter-
veysministerio, 2013; TLV, 2023b).

Englanti

Kattavin kokemus potilaiden ja potilasjarjestGjen osallisuuden huomioimi-
sesta terveydenhuollon menetelmien arvioinnissa on kiistatta NICEIl4 (Kreis
& Schmidt, 2013; Norburn & Thomas, 2020). NICE arvioi hoitoteknologioita
ja tekee suosituksia (Technology Appraisals), joita julkisen terveydenhuolto-
jarjestelméan National Health Servicen (NHS) tulee noudattaa. Suositukset
voivat olla eri asteisesti myonteisii tai ne voivat rajata hoidon pois palveluva-
likoimasta. Myonteisten suositusten kohdalla NHS:n tulee saattaa hoito poti-
laiden ulottuville padsiaantoisesti kolmen kuukauden kuluessa suosituksen
valmistumisesta. (NICE, 2024a.)

NICE on kehittdanyt johdonmukaisesti osallistumista tukevaa toimintaa
organisaation perustamisesta lahtien, ja organisaatio tukee kerrallaan 200—
250 maallikko- tai potilasedustajan osallistumista Englannissa ja Walesissa.
Esimerkiksi vuosina 2017—2018 NICE rekrytoi 185 maallikko- tai potilasedus-
tajaa toimikuntien jaseniksi tai potilasedustajaksi arviointeihin (NICE, 2018).
NICEn toimintaa on kisitelty tarkemmin luvussa 3.4.

Skotlanti

Skotlannissa terveydenhuollon menetelmia arvioi kaksi viranomaistahoa:
Scottish Medicines Consortium (SCM) arvioi lddkehoitoja ja Scottish Health
Technologies Group (SHTC) arvioi muita terveydenhuollon menetelmia. SMC
ottaa ladkevalmisteet kisittelyyn ladkeyrityksen hakemuksen perusteella, ja
voi joko hyviksya valmisteen, hyviksya sen tietyin rajoituksin, tai tehda paa-
toksen siitd, ettd valmistetta ei suositella kayttoon. (Healthcare Improvement
Scotland, 2023). Kun SMC on hyviksynyt hoidon, National Health Service in
Scotlandin (NHS Scotland) tulee saattaa valmiste tai vastaava valmiste poti-
laiden kiyttoon (Healthcare Improvement Scotland, 2022). SMC perustettiin
vuonna 2001, ja vuonna 2002 sen paattivaan elimeen otettiin jaseneksi kaksi
maallikkoedustajaa (Public Partners). Nykyisin maallikkoedustajia on kolme
(Single ym., 2017). Muut jasenet ovat terveydenhuollon ammattilaisia, NHS:n
tai ladketeollisuuden edustajia. Kaikki jasenet, maallikkoedustajat mukaan
lukien, osallistuvat paatoksentekoon. SMC:n péaattava elin kokoontuu kuukau-
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sittain, ja sen tukena toimii farmasian alan, taloustieteiden ja osallisuuden
edistimisen ammattilaisista seki terveyspalveluiden tutkijoista koostuva tiimi.
(Single ym., 2017; Healthcare Improvement Scotland, 2023.)

SMC:n kumppaneiksi (SMC Patient Group Partner) rekisterdityneet poti-
lasryhmat ja -jarjestot voivat antaa lausuntoja arvioitavana olevista ladkehoi-
doista. Lausuntoja varten on luotu lomake ja ohjeistus, jotka ovat saatavilla
SMC:n verkkosivuilla. Ohjeistuksessa on tuotu esille sekd lausunnoilta toi-
votut sisdllot (nykyisen hoitokdytdnnén mahdolliset haasteet, uuden hoiton
vaikutukset eliminlaatuun ja potilaan arkeen, jne.), ettd SMC:n paatoksen-
teon kannalta tarpeettomat sisillot (tieteellinen naytto, jonka SMC saa muuta
kautta, ylitsevuotavan tunteellinen tai SMC:n prosesseja kritisoiva sisilto tai
tarpeeton toisto). Lausunnoista tehddin yhteenveto, joka julkaistaan osana
arviointiraporttia (Detailed Advice Document, DAD). (Single ym., 2017; Health-
care Improvement Scotland, 2022, 2023.)

Lausunnon antaneen potilasryhmaén tai -jarjeston edustaja voi osallistua
SMC:n kokoukseen, kun lausunnon kohteena ollutta valmistetta kasitellaan.
Edustajan tehtdviani on vastata mahdollisiin kysymyksiin ja selventda lausun-
non sisaltod tarpeen mukaan potilaiden jalaheisten nakokulmasta. (Healthcare
Improvement Scotland, 2022).

SMC:n uusien lddkkeiden komitea (New Drugs Committee) tekee alusta-
van arvion uudesta hoidosta ja voi pyytaa tarkennuksia hakemuksen lahetta-
neeltd ladkeyritykseltd ennen SMC:n kokousta. Mikéli harvinaisen sairauden
tai elaméan loppuvaiheen hoitoon kiytettava valmiste saa SMC:n uusien 1aak-
keiden komitealta kielteisen suosituksen, ladkeyritys voi pyytaa potilas- ja
kliinikkotapaamista (Patient and Clinician Engagement meeting, PACE) (Wale
& Sullivan, 2019, Single ym. 2017). Tapaamisessa potilasedustajat, ldheiset ja
kyseiseen sairauteen perehtyneet ladkarit keskustelevat hoidosta ja sen mah-
dollisista vaikutuksista, jotka eivit ole tulleet esille kliinisissa tutkimuksissa
ja terveystaloustieteellisessé tarkastelussa. PACE-kokouksen johtopaatokset
otetaan huomioon SMC:n kisittelyssa ja raportoinnissa (Wale & Sullivan, 2019).
SMC:n osallisuustoiminnan kehittdmiseksi on lisdksi luotu asiantuntijaryhma
(Public Involvement Network Advisory Group, PIN), jossa ovat mukana SMC:n
maallikkoedustajat, kolme edustajaa rekisterdityneistd potilasjarjestoista,
SMC:n edustaja sekd SMC:n kliininen asiantuntija. (Single ym., 2017; Health
Improvement Scotland, 2022, 2023.)

Kanada

Kanadassa CADTH (Canadian Agency for Drugs and Technologies in Health,
nyk. Canada’s Drug Agency) tekee ei-sitovia suosituksia terveydenhuollon
menetelmistd terveyspalveluiden jirjestdjille ja 1adkeohjelmille (Drug Pro-
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grams). CADTH on luonut erilaisia malleja potilasjarjestéjen osallistumiselle
sekd lausuntojen antajina ettd arviointityoéryhmien jasenind (CADTH, 2021 ja
2022). Kanadassa maallikko- tai potilasedustajat ovat mukana danivaltaisina
jdsenind seuraavissa toimikunnissa: Canadian Drug Expert Committee, pan-
Canadian Oncology Drug Review Expert Review Committee ja Health Techno-
logy Expert Review Panel (Berglas ym., 2016; CADTH, 2021, 2022). Lisiksi
potilasjarjestot tai -yhteisot voivat antaa kirjallisia lausuntoja arvioitavana
olevista hoidoista. CADTH pyytdd lausuntoja nimenomaisesti potilasjarjes-
toilta tai -yhteisoiltd, jotka edustavat laajempaa potilasjoukkoa.

Lausuntoja antaville jarjestéille ja yhteiséille on luotu Kanadassa selkeit
ohjeet ja mallipohjat lausunnoille (CADTH, 2021). Kehittdmisessi otettiin mal-
lia Skotlannin SMC:n aiemmin luoduista ohjeistuksista (Weeks ym., 2017).
Lausunnoissa pyydetddn kuvaamaan kokemuksia sairaudesta ja sairauden
vaikutuksista potilaan ja ldheisten arkeen, kokemuksia nykyisistd kaytossa
olevista hoidoista, niiden hyodyista ja mahdollisista haitoista, odotuksia ja
mahdollisia kdytannon kokemuksia uudesta arvioitavasta hoidosta seka arvi-
oita siitd, mihin uusi hoito sijoittuu hoitolinjauksissa. Arvioitavaa hoitoa ja
sairautta koskevien kommenttien lisiaksi CADTH pyytad lausunnon antajaa
kertomaan lyhyesti jarjeston tai yhteison taustasta, mahdollisista sidonnai-
suuksista seka siitd, miten kokemuksia on lausuntoa varten keratty. (CADTH,
2021.) Toimikunnan jaseneni toimiva maallikko- tai potilasedustaja kokoaa
potilasjarjestgjen tai -yhteisGjen antamat lausunnot, tekee niistd yhteenvedon
ja esittda sen toimikunnan muille jasenille sekd osallistuu asiaa koskevaan
pohdintaan ja paitoksentekoon. (CADTH, 2021; Scott & Wale, 2017). SMC:n
ja CADTH:in toimintamallit lausuntojen antamiseen ovat hyvin ldhelld Hilan
ja Palkon lausuntomahdollisuuksia.

Ruotsi

Ruotsin lddkeviranomainen Tandvards- och lakemedelsforméansverket (TLV)
vastaa Suomen Hilaa ja paattad ladkkeiden korvattavuudesta ja hinnoista (Sosi-
aali- ja terveysministerio, 2013; TLV, 2023b). TLV:ssi potilasjarjeston edus-
tajat ovat mukana TLV:n avoimuustoimikunnissa (insynsrad) ja TLV:n paét-
tavissa elimissa eli ladkelautakunnassa (ndmnden for lakemedelsférmaner)
ja hammashoidon tuista paattaviassd lautakunnassa (ndmnden for statligt
tandvérdsstod) (TLV, 2023b). Lautakunnissa mukana olevat potilas- tai kulut-
tajajarjestGjen edustajat eivit lautakunnan jasenind edusta ainoastaan omaa
sairausryhméinsi, vaan laajemmin potilasyhteis6a. TLV jarjestaa lisdksi kaksi
kertaa vuodessa dialogifoorumin, johon kutsutaan potilas-, kuluttaja- ja ela-
keldisjarjest6ja. Foorumissa kisitelladn ajankohtaisia ladkealaan ja potilaiden
osallistumiseen liittyvia asioita. Esimerkiksi vuonna 2022 foorumi kisitteli
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innovatiivisten lddkkeiden rahoitusta ja EU:n HTA-asetusta. TLV:114d on my6s
saannollisia sydvan ja diabeteksen hoitoon keskittyvia pyorean poydan keskus-
teluja, joihin kutsutaan terveydenhuollon ammattilaisia ja potilaiden edustajia
keskustelemaan ajankohtaisista asioista. (TLV, 2023b; Werko & Andersson,
2017.)

TLV on julkaissut verkkosivuillaan potilasyhteistyon periaatteet (Policy
patientmedverkan pd TLV) sekd menetelmioppaan yhteistyon suunnittelun
ja arvioinnin tueksi (Metodstod med syfte att bidra vid analys och planering
av medverkansaktiviteter) (TLV, 2020, 2023a). TLV noudattaa yhteistyossa
eurooppalaista ohjeistoa kansalaisjarjestGjen osallistumisesta paatosproses-
seihin (Code of good practice for civil participation in decision-making pro-
cesses). Ohjeistus on luotu Euroopan neuvoston kansainvilisessi kansalais-
jarjestojen INGO-konferenssissa vuonna 2009 ja sitd on piivitetty vuonna
2019 (Council of Europe, 2019).

TLV:lle lahetetyt hinta- ja korvattavuushakemukset ovat luottamukselli-
sia, minka vuoksi potilasjarjestdjen osallistuminen yksittédisiin arviointeihin
on ollut rajallista (Werko & Andersson, 2017). Hakemuksen lahettanyt yritys
voi kuitenkin luopua oikeudestaan luottamuksellisuuteen, mikili se haluaa
avata hakemuksen ja sen yksityiskohdat keskustelulle muiden sidosryhmien
kanssa. Muutamissa tapauksissa yritykset ovat toimineet niin, josta yhtena
esimerkkina on C-hepatiitin hoitoon kéytettavian ladkkeen arviointi ja arvoon
perustuva hinnoittelu. (TLV, 2015; Werko & Andersson, 2017.) Uusintakésitte-
lyissd, joihin aloitteen on yrityksen sijaan tehnyt TLV, voi keskustella potilas-
tai kuluttajajarjest6jen kanssa korvattavuuden uusimisesta ja siihen liittyvista
nakokulmista (Werko & Andersson, 2017).

3.7 Kansainvdlisesti tunnistettuja haasteita
osallisuuden toteutumisessa

Kansainvilisissa terveydenhuollon menetelmien arviointia tai kaytt6onotto-
paatoksid koskevissa tutkimuksissa on tunnistettu useita haasteita potilaiden
ja potilasjarjestojen osallisuuden toteutumiselle. HTAi-jarjeston vuonna 2023
toteuttamassa selvityksessd havaittiin, ettd eurooppalaiset potilasjarjestot
kokivat suurimpina esteina tiedon ja resurssien puutteen (Holtorf & Bertelsen,
2023). Euroopan potilasfoorumin EPF:n aiemmin toteuttamassa kyselyssa
HTA-toimijat, paatoksentekijat ja potilasjarjestot kokivat haasteiksi hyvaksi
havaittujen menetelmien puutteen potilasnikokulman keradmiseksi tai anta-
miseksi sekd epaselvyyden siitd, missa vaiheessa potilaiden osallistuminen
olisi tarpeellisinta tai hyodyllisintd (European Patients Forum, 2013). Puut-
teita osaamisessa kokivat sekd HTA-toimijat ettd potilasedustajat (European
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Patients Forum, 2013; Gagnon ym., 2021; Dimitrova ym., 2022). Haasteiksi
on tunnistettu my6s ajan ja taloudellisten resurssien puute seki potilailta
saadun nayton uskottavuus (European Patients Forum, 2013; Dimitrova ym.,
2022). HTA-toimijoiden huolenaiheina on lisdksi raportoitu potilasjarjestojen
mahdolliset sidonnaisuudet ja yhteys ladketeollisuuteen (Hashem ym., 2018;
Gagnon ym., 2021; Dimitrova ym., 2022). Tassa tutkimuksessa tavoitteena oli
kartoittaa suomalaisten potilasjarjestdjen ja lddkealan viranomaisten mahdol-
lisesti kokemia haasteita.
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4 TUTKIMUKSEN TAVOITTEET

Taman tutkimuksen tarkoituksena oli kuvata, miten potilasjarjestojen osalli-
suus toteutuu Hilan ja Palkon ladkkeita koskevissalausuntoprosesseissa. Tutkin
vaitoskirjatyossani sitd, kuinka paljon potilasjirjestot ovat antaneet laakkeisiin
liittyvia lausuntoja Hilalle ja Palkolle, mitd haasteita lausuntojen antamiseen
potilasjarjest6jen nakokulmasta liittyy, miten potilasjirjest6jen edustajat koke-
vat osallisuuden toteutumisen, ja miten viranomaiset hyodyntavit annettuja
lausuntoja suositusta tai korvattavuutta koskevassa paitoksenteossa.

Tutkimuksen tarkempina tavoitteina oli vastata seuraaviin kysymyksiin:

1. Minki verran potilasjarjestot ovat hyodyntianeet mahdollisuuksia antaa
potilasjarjestolausuntoja Hilalle uusista, arvioitavana olevista avohoidon
ladkkeistd ja kommentoida Palkon laatimia uusia sairaalaldikkeiden suo-
situsluonnoksia? (Osatyo I)

2. Minkaélaisia kokemuksia potilasjarjestéjen edustajilla ja viranomaisilla on
potilasjarjestojen ladkeaiheisista lausunnoista Hilalle ja Palkolle seki lau-
suntoprosesseihin liittyvasta yhteistyosta?

« Mitid haasteita lausuntojen antamiseen ja potilasjarjestojen kuulemiseen
liittyy potilasjarjestdjen ja viranomaisten ndkokulmista? (Osatyo II)

« Miten potilasjarjest6jen edustajat kokevat osallisuuden toteutumisen
lausuntoprosesseissa? (Osaty6 I11)

« Minkilaisena viranomaiset niakevit potilasjirjestéjen roolin Hilan ja
Palkon arviointi- ja padtoksentekoprosesseissa, ja miten lausuntoja voisi
sisallollisesti kehittdad niin, ettd ne tukevat viranomaisen toimintaa? (Osa-
tyo I11)

3. Kuinka hyviksi kansalaiset arvioivat tietonsa lddkkeiden kehityksesti ja
terveydenhuollon menetelmien arvioinnista, ja minkélaista tietoa, tukea tai
koulutusta erityisesti potilasjarjestdjen edustajat tarvitsevat osallistuakseen
Hilan ja Palkon lddkkeisiin liittyviin lausuntoprosesseihin? (Osatyo6t II ja
V)
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5  AINEISTO JA MENETELMAT

Vaitostutkimukseni koostuu neljasta osatyostd (I-1V). Tutkimus oli monime-
netelmallinen ja siina kaytettiin sekad laadullisia (IT ja III) ettd maarallisia (I
ja IV) tutkimusmenetelmia (taulukko 3). Osat6issa II ja ITI tarkasteltiin samaa
haastatteluaineistoa eri tutkimuskysymysten ndkokulmista. Tdssa luvussa esit-
telen kdyttdmani tutkimusasetelman (kuva 3), menetelmat, aineistot ja niiden
analysointiprosessit tulosten tuottamiseksi.

OSATYO 2. OSALLISUUS OSATYO 3.
Potilasjarjestojen kokemukset Kokemus Kokemus Potilasjérjestojen kokemukset
lausuntojen antamisesta.  gsallistumisesta osallisuudesta  osallisuudesta, viranomaisten

kokemus lausuntojen merkityksesta.

LAAKKEIDEN ARVIOINTI,

KORVATTAVUUTEEN JA
SUOSITUKSIIN LITTYVA
PAATOKSENTEKO
OSATYO1. Osallistuminen Tieto OSATYO 4.
Potilasjarjestdjen TERVEYDENHUOLLON Kansalaisten tiedot Kliinisista
antamien MENETELMIEN ARVIOINTI tutkimuksista ja terveydenhuollon
lausuntojen maara. menetelmien arvioinnista.

Vaikutti kohderyhman valintaan

Kuva 3. Tutkimusasetelma
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Taulukko 3. Yhteenveto osatdiden tavoitteista, menetelmista ja aineistoista.

Osaty6 | Tavoitteet Aineisto Analyysimenetelma
| Tutkia, kuinka paljon Laakkeiden Viranomais-
potilasjarjestot ovat hintalautakunnan ja dokumentteihin
antaneet 1dakkeisiin terveydenhuollon perustuva kuvaileva
liittyvia lausuntoja Hilalle | palveluvalikoima- tilastollinen analyysi
ja Palkolle vuosina neuvoston tutkijalle
2017-2021. toimittamat laakkeisiin
littyvat lausunnot
vuosilta 2017-2021
vastauksena tutkijan
tekemaan tietopyyntdon
] Tutkia, mitad haasteita Litteroidut Laadullinen
lausuntojen antamiseen | teemahaastattelut sisadllénanalyysi Atlas.ti
ja potilasjarjestojen (n=17) potilasjarjestdjen | -ohjelmaa hyddyntaen.
kuulemiseen liittyy tyontekijoille ja Ensimmaisessa
potilasjarjestojen luottamushenkildille vaiheessa aineisto
ja viranomaisten (n=14) ja viranomaisille analysointiin
nakokulmista. (n=7). Haastateltavia deduktiivisesti
n Tutkia potilasjarjestojen | O Yhteensa 21, tutkimuskysymysten
kokemuksia osalli- haastatteIUJa. 17.. . _ohjat_essa ana_lyy5|a,
o . Haastatteluaineistoa oli | ja toisessa vaiheessa
suudesta ja viranomais- A . . . o )
ten nakemyksia siita, yhteensa 618 m|nuutt|_§. induktiivisesti.
minkalaisena he nakevat Haa__stattelut toteutettiin
L . kesa-marraskuussa 2021.
potilasjarjestdjen roolin
Hilan ja Palkon laakkei-
siin liittyvissa arviointi-
ja paatdksenteko-
prosesseissa.
v Selvittaa kansalaisten Vastaukset kansalaisille | Internetpaneelin
itse kokemaa tiedon suunnattuun kautta toteutettu
tasoa laakkeiden kyselytutkimukseen kyselytutkimus.
kehityksesta ja (n=503). Tilastollinen analyysi
terveydenhuollon (Pearsonin khiin nelio
menetelmien -testi ja logistinen
arvioinnista. regressio.
5.1 Viranomaisdokumentteihin perustuva analyysi

(osatyo 1)

Osatyon I tavoitteena oli tutkia, kuinka paljon Hila ja Palko olivat saaneet
lasakkeisiin liittyvia lausuntoja potilasjarjestoilta vuosina 2017—2021. Kerasin
tutkimuksen aineiston lahettimalla siahkopostitse kirjallisen tietopyynnon
Hilalle ja Palkolle perustuen lakiin viranomaisten toiminnan julkisuudesta
(21.5.1999/621). Lahetin ensimmaiisen tietopyynnon viranomaisille vuosien
2016—2020 aineistosta syyskuussa 2021 ja toisen tietopyynnon vuoden 2021
aineistosta huhtikuussa 2022. Hilan ei ollut mahdollista toimittaa vuoden
2016 aineistoa, joten tarkastelujakso kisitti vuodet 2017—2021. Viitoskirjan
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yhteenvetoa varten pyysin tammikuussa 2024 aineistot vuosilta 2022 ja 2023,
joten yhteenveto-osan aineisto kattaa 7-vuotiskauden 2017—-2023.

Tietopyynnot Hilalle kisittivat organisaation vuosittain vastaanottamien
ladkkeisiin liittyvien potilasjiarjestolausuntojen lukuméaéarian hakemusluokit-
tain ja anatomis-terapeuttis-kemiallisen (ATC) -luokan mukaisesti. Hila toi-
mitti vastaukset tietopyyntoihin Excel-tiedostoina tai taulukkona sahkopostin
viestikentéssa. Hilan vastaus sisilsi listan niistd hakemuksista, joihin Hila oli
vastaanottanut potilasjarjestélausunnon tai -lausuntoja. Listaan oli koottu
hakemuksen diaarinumero, lausunnon saapumisvuosi, asiakirjatyyppi ja laa-
kevalmisteen nimi. Uusintahakemukset ja erityislupavalmisteet oli merkitty
erikseen. Hila pyysi lisdksi huomioimaan, ettd yhta hakemusta/laakevalmis-
tetta kohden Hila on voinut vastaanottaa yhden tai useamman lausunnon ja/
tai yksi lausunto on voinut koskea useampaa hakemusta/ladkevalmistetta.

Palkolle ldahetetyissa tietopyynnoissi pyysin Palkoa listaamaan lausun-
tojen lukumaéran jokaisesta lddkehoitoa kasittelevista suositusluonnoksesta,
jonka olivat antaneet vastaajaryhmat Potilaita tai asiakkaita edustava jarjesto
(tastd vastaajaryhmaista kdytetddn jatkossa nimitysté potilasjarjesto) ja Poti-
las, asiakas tai heiddn omaisensa (tdsti vastaajaryhmaista kaytetdan jatkossa
nimitysta yksittdiset kansalaiset). Palko toimitti vastaukset tietopyynt6ihin
Excel- ja PDF-tiedostoina. Palkon vastaukset sisilsivit ladkehoitojen suosi-
tusluonnoksia koskevien lausuntojen lukuméaaréat pyydetyilta vastaajaryhmilta
vuosina 2015—2020, 2021 ja 2022—2023. Lausuntojen méara oli eritelty sen
mukaan, oliko lausunnonantajina potilasjarjestoja vai yksittdisia kansalaisia.
Osaty0ssd I ovat mukana vuosien 2017—2021 aikana tulleet lausunnot, jotta
tarkastelujakso olisi sama kuin Hilan tiedoissa. Vuosina 2015—2016 Palko jul-
kaisi ainoastaan yhden ladkehoitoja koskeneen suositusluonnoksen (Silméan-
pohjan kostean ikdrappeuman hoito silménsisaiselld bevasitsumabilla), johon
ei liittynyt Ota kantaa -lausuntoja. Vaitoskirjan yhteenvetoon on lisétty tiedot
vuosilta 2022 ja 2023.

Saatuani vastaukset tietopyynt6ihin kokosin Hilan ja Palkon listat eri
vuosien aineistosta Excel-tiedostoon. Jaottelin vastaukset lddkeaineryhmittdin
ATC-luokkiin. Tarkistin jokaisen valmisteen ATC-koodin Fimean ladkehaku
-palvelusta ja kdvin koodit kertaallen lapi yhteenvetoa varten WHO:n ATC/
DDD Index 2024 -palvelussa (Ladkealan turvallisuus- ja kehittdmiskeskus
Fimea, 2024; WHO Collaborating Centre for Drug Statistics Methodology,
2024). Analysoin vastauksista Excel-ohjelmalla lausuntojen ja ryhmien (ATC-
luokka, vuosi, Palkon kohdalla my6s vastaajan tausta) lukumaérét ja prosent-
tiosuudet. Kerisin lisdtietoja Hilan vuosittaisista hakemusmaarista Hilan koti-
sivuilta (Ladkkeiden hintalautakunta, 2024b). Tutkimuksessa kaytetty tieto on
julkista viranomaistietoa, jossa ei ollut mukana henkil6tietoja, joten eettista
ennakkoarviointia tai tutkimuslupaa ei tarvittu.
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5.2 Haastattelututkimus (osatyét Il ja lll)

Osatoissi 1T ja III oli tavoitteena tutkia potilasjarjestGjen ja viranomaisten
kokemuksia potilasjirjestélausuntojen antamisesta ja niiden hyodyntamisesta
viranomaistoiminnassa, osallisuuden kokemuksista seki lausuntoihin liitty-
vistd haasteista tai koulutuksen ja tiedon tarpeista. Osatyossa II kasiteltiin
kokemuksia viranomaisten ja potilasjarjestojen yhteistyosta, kokemuksia lau-
suntoprosessista, kokemuksia lausuntoihin liittyvista haasteista seka tiedon,
tuen ja koulutuksen tarpeista. Osatyossa I11 késiteltiin osallisuuden kokemuk-
siajalausuntojen merkitystd Hilan ja Palkon paatoksenteossa potilasjarjestjen
ja viranomaisten nakokulmista.

Osatoiden II ja IIT aineisto koostuu potilasjirjestGjen edustajien (tyon-
tekija tai hallituksen jdsen) ja viranomaisten puolistrukturoiduista haastat-
teluista. Haastateltavat kutsuttiin haastatteluihin harkinnanvaraisesti tarkoi-
tuksenmukaisuuden perusteella, mika on laadullisessa tutkimuksessa yleisesti
kaytetty otantamenetelma (Kylma & Juvakka, 2014, s. 26; Eskola & Suonranta,
2014, s. 18; Tuomi & Sarajirvi, 2018, s. 98). Laadullisessa tutkimuksessa ei
pyrita tilastollisiin yleistyksiin vaan ymmartdméain tutkimuksen kohteena
olevia ilmi6itd mahdollisimman monipuolisesti. Tdman vuoksi laadullisessa
tutkimuksissa osallistujiksi tavoitellaan yleensa henkiloit4, joilla on kokemusta
tutkimuksen kohteena olevasta aihepiirista. (Elo ym., 2014; Tuomi & Sarajarvi,
2018, s. 98; Palonen & Kylmai, 2022). Potilasjirjest6jen edustajat rekrytoitiin
Suomen sosiaali ja terveys ry:n (SOSTE) koordinoiman Potilas- ja kansanter-
veysjirjestdjen verkoston (POTKA) kautta kertomalla tutkimuksesta verkoston
kokouksessa sekd sdhkopostilistalla, ja suorilla sahkopostiyhteydenotoilla 15
jarjeston henkil6stolle. POTKA-verkostossa oli vuonna 2021 noin 40 valtakun-
nallista jasenjirjestoa, joihin kuuluu seki vapaaehtoisvoimin toimivia pienia,
sairauskohtaisia jarjest6ja ettd suurempia potilasliittoja (Innokyla, 2024).

Suorat haastattelukutsut ldhetettiin sdhkopostitse jirjestoille, joiden
edustamiin sairauksiin on viime vuosina tullut uusia ladkehoitoja ja joiden
on siten ollut mahdollista antaa lausuntoja Hilalle ja/tai Palkolle. Kutsuttu-
jen joukossa oli eri kokoisia ja eri sairausryhmia edustavia jarjestoja. Kutsu
valitettiin haastatellun jarjeston ehdotuksesta lisdksi yhdelle POTKA-verkos-
ton kuulumattomalle jarjestolle, jolla oli kokemusta lausuntojen antamisesta.
Tavoitteena oli saada mukaan laaja edustus erilaisia jarjestoji, joilla on ollut
mahdollisuus antaa lausuntoja Hilalle ja Palkolle. Viranomaistahot kutsuttiin
haastatteluun lahettdmailla sahkopostia Hilan ja Palkon sihteeristolle. Haas-
tateltavien valintakriteereini olivat potilasjarjesto6illa joko potilasjarjeston
tyontekija tai hallituksen jisen, ja viranomaistahoilla tyon liittyminen Hilan
tai Palkon toimintaan. Organisaatiot valitsivat itse haastatteluun osallistuvat
henkil6t tyGtehtavien tarkoituksenmukaisuuteen tai rooliin perustuen.
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Haastateltujen maaraan vaikutti se, kuinka moni kutsutuista jarjestoista
ja viranomaisista vastasi myonteisesti haastattelukutsuun. Yksi jarjestoista
ilmoittautui mukaan haastatteluun heti POTKA-verkoston kokouksessa pide-
tyn esittelyn jalkeen. Yhdeksdn jarjestod vastasi myonteisesti suoraan heille
lahetettyyn haastattelukutsuun. Haastateltavien yksityisyyden suojaamiseksi
haastateltavien taustatietoja ei artikkelissa eritella yksityiskohtaisesti.

5.2.1 Haastattelurunko

Valitsin menetelméksi puolistrukturoidun haastattelun, silld tutkittavasta
aiheesta oli jonkin verran aiempaa tietoa, minka avulla oli mahdollista tun-
nistaaja maaritelld tutkimuksen teemat (Palonen & Kylmai, 2022). Suunnittelin
haastattelurungon yhteistyossa potilasjarjestdjen kanssa kaytdnnon tyossa
koettujen haasteiden ja kirjallisuuteen perustuvan taustatutkimuksen perus-
teella (European Patients Forum, 2013; Gagnon ym., 2021; Palonen & Kylm4,
2022). Testasin haastattelurungon potilasjarjeston tyontekijan kanssa ennen
varsinaisten haastattelujen aloittamista. Testihaastatteluun valitsin jarjeston,
joka oli antanut lausuntoja seka Hilalle etta Palkolle. Tein haastattelurunkoon
testihaastattelun perusteella pienid, kysymyksia tarkentavia muutoksia. Tes-
tihaastattelua ei otettu mukaan aineiston analyysiin.

Haastattelurunkojen sisaltamét teemat olivat samat, mutta kysymykset
oli muotoiltu hieman eri tavalla potilasjarjestojen edustajille ja viranomaisille
(liitteet 4 ja 5: haastattelurungot). Kasiteltavit teemat olivat seuraavat: 1) koke-
mukset lausuntoprosesseihin liittyvastd yhteistyosta seka potilasjarjestojen
ladkeaiheisista lausunnoista, 2) lausuntojen antamiseen ja potilasjarjestojen
kuulemiseen liittyvit haasteet potilasjarjestGjen ja viranomaisten nakokul-
mista, 3) kokemus osallisuuden toteutumisesta ja lausuntojen hy6dyntami-
sestd viranomaisen paiatoksenteossa, 4) tiedon, tuen tai koulutuksen tarpeet.

Toteutin tutkimukseen sisdltyvit haastattelut kesd-marraskuussa 2021
(taulukko 6, s. 63). Sovin haastateltavien kanssa sihkopostitse haastattelu-
ajan ja tein haastattelut Teams-videopuhelun vilityksella. Tallensin haastat-
telut erilliselle nauhurille ddnitiedostona. Ennen haastatteluun osallistumista
ldhetin haastateltaville sahkopostitse tiedotteen tutkimuksesta, haastattelu-
rungon ja tieteellisen tutkimuksen tietosuojailmoituksen. Ennen haastattelua
haastateltavat allekirjoittivat suostumuksen haastattelututkimukseen osallis-
tumisesta ja henkilGtietojen kiytosta, ja lahettivit allekirjoitetun lomakkeen
minulle takaisin sdhkopostitse. Haastattelun alussa kerroin heille vield suul-
lisesti tutkimuksen tavoitteista ja taustasta sekd kdvimme ldpi tiedotteen ja
tietosuojailmoituksen sisdllét. Muistutin haastateltavia osallistumisen vapaa-
ehtoisuudesta ja luottamuksellisuudesta.
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Haastattelut etenivit haastattelurungon ohjaamina, mutta teemojen jar-
jestys saattoi vaihdella haastattelutilanteissa keskustelun luonnollisen kulun
mukaan. Haastattelurungon avulla varmistin, etta kasittelin kaikkien haas-
tateltavien kanssa tutkimuskysymysten kannalta olennaiset teemat (Hirsjarvi
& Hurme, 2000, s. 103—104; Tuomi & Sarajarvi, 2018, s. 87; Palonen & Kylma4,
2022).

5.2.2 Aineiston analysointi

Ulkopuolinen litterointiin erikoistunut yritys (Spoken Oy) litteroi danitallen-
teet. Taman jdlkeen tarkistin litteroinnit ja poistin litteroiduista teksteista
mahdolliset tunnistetiedot. Analysoin litteroidun haastatteluaineiston sisallon-
analyysilla, aluksi deduktiivisesti tutkimuskysymysten ohjatessa luokittelua ja
myOohemmassi vaiheessa induktiivisesti, jotta analyysiin saatiin mukaan myos
teemoja, joita tutkimuskysymyksid luotaessa ei oltu osattu ottaa huomioon
(Elo & Kyngis, 2008; Elo ym., 2014; Tuomi ja Sarajarvi 2018, s. 108-109).
Aineisto analysoitiin erikseen osat6ité II ja III varten. Analysoinnissa kaytin
Atlas.ti -ohjelmaa. Tein analysoinnin itseniisesti, jonka jalkeen keskustelin
luokittelusta ja tulosten tulkinnasta ja esittdmisesti ohjaajieni kanssa.

Vaitoskirjan yhteenvetoa varten analysoin haastatteluaineiston viel ker-
taalleen deduktiivisesti, ja etsin vastauksia haastatteluissa esitettyyn kysy-
mykseen kehittimisehdotuksista (liite 4 ja 5, luku 6.5).

5.3 Kyselytutkimus (osatyo 1V)

Tama vaitoskirjan osatyo sai alkunsa tyoskennellessdni Suomen Syopépotilaat
ry:ssi, jossa havaitsimme tarpeen selvittda kansalaisten tietdmysta ladketut-
kimuksesta, ladkkeiden kehityksesti ja terveydenhuollon menetelmien arvi-
oinnista. Menetelméksi valitsimme kyselytutkimuksen, jonka perustana oli
kuudessa Euroopan maassa (Espanjassa, Iso-Britanniassa, Italiassa, Puolassa,
Ranskassa ja Saksassa) vuonna 2013 toteutettu kansalaiskysely (Parsons ym.,
2015). Toimin tutkimuksen vastuuhenkilona ja paatutkijana. Pyysin alkuperai-
sen kyselylomakkeen laatijoilta luvan lomakkeen kayttdmiseen ja kdantami-
seen englannista suomeksi. Kyselylomake kddnnatettiin kddnnostoimistossa,
takaisinkdannettiin jalomakkeen ymmarrettavyys testattiin neljalla koehenki-
16114 (liite 6. Suomessa kaytetty kyselylomake). Kysymykset liittyivit kansalais-
ten itse kokemaan tietamykseen ja kiinnostukseen oppia lisda ladkekehityksen
eri vaiheista seki terveydenhuollon menetelmien arvioinnista (Parsons ym.,
2015). Kysely perustui Euroopan komission ja Innovatine Medicines Initiativen
rahoittamaan EUPATI-hankkeeseen (2012—2017), jonka tavoitteena on vahvis-
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taa potilaiden osallisuutta ja lisité tietdmysta ladkkeiden kehityksesta (Par-
sons ym, 2015; EUPATI, 2024). Terveydenhuollon menetelmien arviointi oli
englannista suomeksi kdannetylla kyselylomakkeella maaritelty seuraavasti:
Uusien menetelmien (kuten ladkkeiden) arviointi sen perusteella miten hyvin
ne toimivat sairauksien ehkédisemisessi, diagnosoinnissa ja hoitamisessa. Laa-
kehoitojen kustannusvaikuttavuus oli avattu seuraavasti: Ladkkeiden kustan-
nusten, riskien ja hy6tyjen arvioiminen ja vertaaminen eri hoitovaihtoehtoihin,
seki resurssien kustannustehokkaan kidyton méaérittiminen.

Kyselytutkimus toteutettiin tammikuussa 2019 kiyttden markkina-tut-
kimusyritys Kantar TNS:n Gallup Forum-paneelia (Kantar, sihkopostitiedon-
anto 11.3.2019; Tietoarkisto, 2024). Paneelissa on yli 40 000 jisenen vas-
taajakanta, joka on valittu kuntakohtaisena satunnaisotantana edustamaan
suomalaisia. Paneeli koostuu siihen rekrytoiduista 15-80-vuotiaista henki-
16istd, jotka ovat antaneet nimenomaisen suostumuksensa tulla kutsutuksi
vastaamaan kyselyihin. Paneelin jasenia rekrytoidaan padasiassa puhelin-
haastatteluin, ja paneelin rekrytointi on jatkuvaa, jotta siita otettavat naytteet
olisivat demografisesti edustavia. (Kantar, sahkipostitiedontanto 11.3.2019).
Vastaajakannasta valittiin tdhan kyselyyn kiintiépoiminnalla 503 panelistia
ikdhaarukasta 16—64 vuotta huomioiden vastaajien iki, sukupuoli ja asuin-
paikka. Kiinti6poiminta viittaa otantamenetelmé&in, jossa asetetaan maaral-
liset tavoitteet erityyppisten (kaytdnnossa eri-ikdisten ja sukupuolta olevien)
ihmisten sisallyttimiseen tutkimusjoukkoon (Rukmana, 2014). Satunnaisesti
valikoituneita uusia, kiintioon sopivia henkil6ita kutsutaan mukaan niin kauan,
ettd kyseisestd ryhmaista on saatu riittdvana pidetty maara vastauksia (tau-
lukko 4). Kantar TNS Gallup Forum kutsui panelistit vastaamaan kyselyyn
sahkopostitse. Vastaaminen kyselyyn tapahtui anonyymisti.
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Taulukko 4. Kyselytutkimuksessa (osatyd 1V) kaytetyt kiintidinnit, joilla saatiin edustava vas-
taajajoukko 16-64-vuotiaista suomalaisista idn, sukupuolen ja asuinpaikan mukaan (n=503).

Ryhma Tavoiteltu vastaajien maara
Naiset 260 vastaajaa

Miehet 240 vastaajaa

Alle 50-vuotiaat 300 vastaajaa

Yli 50-vuotiaat 200 vastaajaa
Helsinki-Uusimaa 160 vastaajaa
Eteld-Suomi 105 vastaajaa
Lansi-Suomi 125 vastaajaa
Pohjois- ja Itd-Suomi 110 vastaajaa

Kantar TNS toimitti kyselyyn osallistuneiden anonyymeihin vastauksiin
perustuvan Excel-aineiston tutkimusryhmalle. Toteutin itse aineiston alusta-
van kuvailevan analyysin Excel-ohjelmalla, jonka jalkeen kaksi muuta kanssa-
julkaisijaa toteuttivat varsinaisen tilastollisen analyysin ja tulosten visualisoin-
nin SPSS-ohjelmalla ja R-ohjelman versiolla 3.6.0. Vastaajien demografisten
tietojen (ika, sukupuoli, koulutus), osallistumisen kliinisiin tutkimuksiin ja
ladketieteellisen tutkimuksen seka terveydenhuollon menetelmien arvioinnin
tuntemuksen tai kiinnostuksen viliset suhteet maaritettiin Pearsonin khiin
nelio -testeilld. Tilastollisesti merkitsevit vastaukset méaaritettiin logistisen
regressiomallin avulla, kdyttden selittdvina muuttujina ikdryhmai, koulutusta,
sukupuolta ja osallistumista lddketieteelliseen tutkimukseen.
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6 TULOKSET

6.1 Potilasjarjestélausuntojen maara (osatyo I)

6.1.1 Potilasjdrjestéjen lausunnot Hilalle

Osaty0ssa I tarkastelujakso oli 2017—2021, ja téta tietoa on tdydennetty vuoden
2024 alussa toteutetulla uudella tietopyynnolla. Yhteenveto-osan tarkastelussa
mukana ovat siten vuodet 2017—2023. Hila sai vuosina 2017—2023 yhteensa
151 potilasjirjestolausuntoa myyntiluvan haltijan toimittamiin hinta- ja kor-
vattavuushakemuksiin (liite 1, taulukko 5). Lausuntojen vuosittainen maara
kasvoi vuosien 2017—2020 aikana, mutta tasaantui vuosien 2021—2023 aikana
noin 20 lausuntoon vuodessa (taulukko 5).

Yhta hakemusta/lddkevalmistetta kohden Hila on voinut vastaanottaa
yvhden tai useamman lausunnon ja/tai yksi lausunto on voinut koskea use-
ampaa hakemusta/ladkevalmistetta. Lausuntojen kohteena olevien hinta- ja
korvattavuushakemusten lukumaara voi siten olla hieman eri kuin lausuntojen
lukumaara. Hilan toimittaman tiedon perusteella esimerkiksi vuonna 2017
on tullut kaksi lausuntoa hakemukseen 00806/2017 ja vuonna 2021 kaksi
lausuntoa hakemukseen 00339/2021 (liite 1).

Taulukko 5. Ladkkeiden hintalautakunnan kasittelemien hinta- ja korvattavuushakemusten ja
potilasjarjestdlausuntojen lukumaara vuosina 2017-2023 (Laakkeiden hintalautakunta, 2024b).

Vuosi 2017 2018 2019 2020 2021 2022 2023

Hilan kasittelemien
hinta- ja korvattavuus-
hakemusten kokonais-
maara

847 756 883 883 823 996 669

Uutta ladkeainetta ja
muuta uutta valmistetta

. ) 53 55 56 56 49 73 39
koskevia hinta- ja
korvattavuushakemuksia
Potilasjarjestdlausuntojen 12 17 27 31 22 20" 221

lukumaara

! vuosien 2022-2023 tulokset lisatty yhteenveto-osaan (Tran Minh, 2024, julkaisematon
tutkimus).
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Lahes puolet (42 %, n=64) Hilan vuosina 2017—2023 vastaanottamista
lausunnoista (n=151) annettiin sy6palddkkeiden ja immuunivasteen muunta-
jien ryhméaan (ATC-luokka L) kuuluvista valmisteista (kuva 4). Toiseksi eni-
ten annettiin lausuntoja ruuansulatuselinten sairauksien ja aineenvaihdunta-
sairauksien hoitoon kiytettavien ladkkeiden hakemuksista (ATC-ryhmai A, 16
%, n=24).

L (Syopalaakkeet jaimmuunivasteen muuntajat) I G4

A (Ruuansulatuselinten sairauksien ja... NG 24

N (Hermostoon vaikuttavat ladkkeet) NN 16
M (Tuki- ja liikuntaelinten sairauksien ldakkeet) NG 15

R (Hengityselinten sairauksien ladkkeet) NN O

H (Systeemisesti kaytettavat hormonivalmisteet) [N 9

B (Veritautien ldakkeet) N 7
C (Sydan- ja verisuonisairauksien lddkkeet) HE 4
J (Systeemisesti vaikuttavat infektiolaakkeet) W 1

V(Muut) B 1

0 10 20 30 40 50 60
Lausuntojen lukumaara (n)

Kuva 4. Hintalautakunnalle saapuneiden ladkkeita koskeneiden potilasjarjestdlausuntojen luku-
maarat ATC-luokittain (anatomis-terapeuttis-kemiallinen luokittelu, WHO Collaborating Centre
for Drug Statistics Methodology, 2024) vuosien 2017-2023 aikana.

ATC-luokkaa L koskevat lausunnot jakaantuivat padasiassa kahteen ala-
ryhméaan: 55 % (n=35) lausunnoista koski alaryhmiian Lo1 antineoplastiset
ladkeaineet ja 44 % (n=28) alaryhméaan Lo4 immunosuppressantit kuuluvia
valmisteita (kuva 4, liite 1). Kaytt6aiheittain tarkasteltuna potilasjarjestolau-
suntojen kohteina oli ATC-luokassa Lo1 muun muassa keuhkosy6vin, mela-
nooman, myelooman, munuaissyovin, gynekologisten syOpien ja idiopaatti-
sen keuhkofibroosin hoitoon kiytettavia valmisteita (liite 1). Luokassa Lo4
oli valmisteita elinsiirron tai luuytimen tai kantasolujen siirron jilkeisen hyl-
jinnan ehk&isyyn sekd autoimmuunisairauksien kuten multippeliskleroosin
(MS-taudin), reuman ja psoriasiksen hoitoon (liite 1).

Valtaosa (67 %, n=16) ruuansulatuselinten sairauksien ja aineenvaihdun-
tasairauksien hoitoon kaytettivien ladkkeiden (ATC-luokka A) hakemuksia
koskevista potilasjiarjestélausunnoista (n=24) liittyiviat diabeteksen hoitoon
kaytettaviin ladkevalmisteisiin (alaryhma A10). Diabetesladkkeissi korostuivat
GLP-1-valmisteita koskevat hakemukset (liite 1.).
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Potilasjirjestolausuntoja oli annettu myos ripulin ja suolistoinfektioiden
hoitoon kaytettavia ladkkeita koskevista hakemuksista (alaryhma Ao7, n=6), ja
muista ruuansulatuselimiston sairauksien ja aineenvaihduntasairauksien 1aak-
keistd (alaryhma A16, n=2). Muista ladkeaineryhmisté lausuntoja oli annettu
useista osteoporoosin, kystisen fibroosin ja Parkinsonin taudin hoitoon kay-
tettavistd valmisteista ja migreenin uusista biologisista estoldaakkeista (liite 1.).

Hintalautakunnan antamien tietojen mukaan potilasjarjestolausunnoista
25 % (n=37) koski uusintahakemuksia. Muita hakemustyyppeja ei oltu aineis-
tossa johdonmukaisesti eritelty, mutta 75 % lausunnoista koski siten muita
hakemustyyppeja (uudet korvattavat Iddkeaineet, erityislupavalmisteet tai kor-
vattavuuden laajennukset). Osasta valmisteita oli annettu useita lausuntoja,
tama koski erityisesti ryhméaan Lo4D kuuluvia siklosporiinivalmisteita (liite 1).

6.1.2 Potilasjarjestéjen lausunnot Palkolle

Vuosien 2015—2023 aikana Palko julkaisi 46 ladkehoitoja koskevaa suositus-
luonnosta. Téassa tutkimuksessa kasitellidn vuosina 2017—2023 julkaistuja
suosituksia, joita oli yhteensa 45. Osatyossa I tarkastelujakso oli 2017-2021, ja
tita tietoa on taydennetty vuoden 2024 alussa toteutetulla uudella tietopyyn-
nolla. Yhteenveto-osan tarkastelussa mukana ovat siten vuodet 2017—-2023,
kuten Hilan kohdalla (liite 2).

Palkon julkaisemien ladkeaiheisten suositusluonnosten maara vaihteli
vuosittain, samoin saapuneiden Ota kantaa -lausuntojen lukumaéara (kuva 5).
Palko sai vuosina 2017-2023 potilasjarjestoilta tai yksittdisiltd kansalaisilta
lausuntoja 42 %:iin Ota kantaa -palvelussa julkaistuista suositusluonnoksista
(n=19). Lausuntoja tuli yhteensi 63. Niistd 25 (40 %) oli potilasjirjestoilta ja
38 (60 %) yksittdisilta kansalaisilta (kuva 5 ja kuva 6).

Palkon vastaanottamista lausunnoista 70 % (n=44) annettiin neljasta
spinaalisen lihasatrofian eli SMA-taudin hoidon suositusluonnoksesta, jotka
olivat 1) Nusinerseeni SMA-taudin hoidossa, 2) Nusinerseeni — jatkohoidon
kriteerit, 3) Onasemnogeeniabeparvoveekki (Zolgensma) SMA-taudin hoidossa
ja 4) Nusinerseeni SMA-taudin hoidossa — paivitetty suositus (liite 2.). Nama
kuuluvat tuki- ja liikuntaelinten sairauksien hoidossa kaytettaviin ladkkeisiin
(ATC-luokka M). Lahes kaikki muut potilasjarjestoilta tai yksittaisiltd kansalai-
silta tulleet lausunnot liittyivét erilaisiin syopéaladkkeiden ja immuunivasteen
muuntajien (ATC-luokka L) suositusluonnoksiin (27 %, n=17). Niiden lisaksi
yksi lausunto (n=1) liittyi Luspatersepti' (ATC-luokka B) myelodysplastiseen

1 Tama oli artikkelissa I virheellisesti siséllytetty syopaladkkeiden jaimmuunivasteen muuntajien ryhméin,
korjattu yhteenveto-osassa oikeaan ATC-luokkaan.
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oireyhtymaiin liittyvan punasolusiirroista riippuvaisen anemian hoidossa- ja
yksi (n=1) Difelikefaliini kroonisen munuaissairauteen liittyvan kutinan hoi-
dossa -suositusluonnoksiin (ATC-luokka V) (liite 2).

Palkolle annetuista lausunnoista maarillisesti hieman yli puolet (56 %,
n=35) kohdistui suositusluonnoksiin, joiden mukaan hoito ei kuuluisi kansalli-
seen palveluvalikoimaan. Koko tarkastelujaksolla 2017—2023 potilasjarjestoilta
tulleiden lausuntojen maara pysyi varsin vakaana (0—7 lausuntoa vuodessa,
keskiarvo 3,6), mutta yksittdisilta potilailta tulleiden lausuntojen méaarassa
oli enemman vaihtelua (0—22 lausuntoa vuodessa, keskiarvo 5,4) (kuva 5).

30
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2017 2018 2019 2020 2021 2022 2023

[JLausunnot yksittaisilta kansalaisilta (potilas, asiakas tai omainen)
ILausunnot potilasjarjestoilta

-@-Lddkeaiheisten suositusluonnosten lukumaara

Kuva 5. Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvoston vastaanottamien Ota kantaa -lausuntojen
ja ladkeaiheisten suositusluonnosten lukumaara vuosina 2017-2023.
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Sydpalaakkeet ja Tuki- ja liikuntaelinten Veritautien ladkkeet Muut (ATC-luokka V)
immuunivasteen sairauksien lddkkeet (ATC-luokka B)
muuntajat (ATC-luokka L) (ATC-luokka M)

Kuva 6. Palkolle saapuneiden potilasjarjestdjen tai yksittaisten kansalaisten toimittamien
lausuntojen lukumaara ATC-luokittain vuosina 2017-2023 (n=63).

6.2 Potilasjarjest6jen ja viranomaisten kokemuksia
(osatyoét Il ja Il

6.2.1 Osallistujat

Haastatteluihin (n=17) osallistui yhteensi 21 henkil6a (taulukko 6). Heista
14 oli potilasjirjestGjen edustajia yhteensa 10:sti potilas- tai kansanterveys-
jarjestostd tai kattojiarjestOstd, ja seitsemin sosiaali- ja terveysministerion
(STM) alaisia viranomaisia. Haastatteluista 13 toteutettiin yksilohaastatte-
luina ja nelja parihaastatteluina haastateltavien toiveiden mukaan (taulukko
6). Haastattelujen kesto vaihteli 19 ja 65 minuutin vililla ollen keskimaarin
40 minuuttia (taulukko 6).
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Taulukko 6. Osatoéihin Il ja lll liittyvat haastattelut (n=17).

Haastattelun tunnus Ajankohta Haastateltavia (n) Haastattelun kesto
PO1* Kesakuu 2021 1 43:21
P02 Kesdkuu 2021 2 4817
PO3 Kesakuu 2021 1 28:03
PO4 Kesdkuu 2021 2 45:53
POS Elokuu 2021 1 28:09
PO6 Elokuu 2021 1 2310
PO7 Elokuu 2021 1 19:46
PO8 Elokuu 2021 2 47:57
PO9 Elokuu 2021 2 46:59
PO10 Lokakuu 2021 1 51:24
VO1** Syyskuu 2021 1 23:.09
V02 Lokakuu 2021 1 41:59
VO3 Lokakuu 2021 1 55:32
Vo4 Lokakuu 2021 1 38:21
VO5 Lokakuu 2021 1 1:05:15
Vo6 Marraskuu 2021 1 36:29
Vo7 Marraskuu 2021 1 4712
Yhteensa 17 haastattelua 21 henkil6a 681 minuuttia

*PO = potilasjarjestd
**VO = viranomainen

6.2.2 Potilasjdrjestéjen ja viranomaisten kokemuksia
lausuntoprosessien kehittamisesta (osatyé II)

Haastatteluiden (n=17) alussa seka viranomaisille etti potilasjirjestdjen edus-
tajille esitettiin kysymys lausuntoihin ja lausuntomallien kehittdmiseen liitty-
vasta yhteistyosta. Lausuntomallit ja-mahdollisuudet otettiin seka Hilassa etta
Palkossa kaytt66n vuonna 2016, mutta tietoa tihéan johtaneesta yhteistyosta ei
ole ollut aiemmin kirjallisesti saatavilla. Haastatellut viranomaiset ja jarjesto-
jen edustajat kertoivat lausuntoihin liittyvan yhteistyon alkaneen vuoden 2015
aikana. Yksittdiset potilasjarjestot olivat antaneet lausuntoja Hilalle jo aiem-
min, mutta toiminta ei ollut jarjestelmallista, eika siihen ollut viranomaisten
puolelta selkeitid ohjeita tai toimintamalleja. Potilasjarjest6illa ei ollut ennen
vuotta 2016 mahdollisuutta saada tietoa Hilalle saapuneista hinta- ja korvat-
tavuushakemuksista, ja tieto kasiteltaviana olevista hakemuksista tuli heille

63



Mirjami Tran Minh

toisinaan lddkeyrityksen kautta. Naiden tekijoiden johdosta seki jarjestot etta
viranomaiset olivat havainneet tarpeen kehittia ja ottaa kaytt6on lausuntojen
antamista ja potilasjirjest6jen kuulemista tukevia avoimia toimintamalleja.

Valtakunnalliseen sosiaali- ja terveysalan kattojarjestoon SOSTEen (Suo-
men sosiaalija terveys ry) oli vuonna 2014 perustettu Potilas- jakansanterveys-
jarjestojen verkosto POTKA, joka kokoaa yhteen Suomessa toimivia jarjestoja.
Useampi vastaaja (sekd viranomainen ett potilasjarjeston edustaja) mainitsi,
ettd POTKA todettiin luontevaksi tahoksi kehittimaan jarjest6jen yhteistyota
Hilan ja Palkon kanssa. Sekd Hilan etta Palkon sihteeristolla on vuodesta 2015
lahtien ollut sdannollisid tapaamisia POTKA-verkoston tai verkoston edustajan
kanssa, ja yhteistyotad kuvailtiin toimivaksi. Tima yhteistyo ei kuitenkaan ole
koskenut yksittdisia arviointeja, vaan se on keskittynyt toimintamallien luo-
miseen tai organisaatioiden vilisen vuoropuhelun kehittdmiseen.

Lausuntomallit otettiin kdytt66n vuonna 2016 ja niista jaettiin tietoa poti-
lasjarjestojen ja viranomaisten yhteisissa tilaisuuksissa. Hilalla potilasjarjes-
t6jen kuuleminen tapahtuu kirjallisten, sahkdpostin liitteend ldhetettdvien
lausuntojen muodossa. Palkolla padasiallisena vayland on verkkopohjainen
Ota kantaa -palvelu.Palko on jarjestanyt my0s tapaamisia potilasjarjestojen
kanssa suosituksen valmistelun eri vaiheissa. Kdytdnnossa resursseja tapaa-
misten jirjestimiseen on kuitenkin ollut niukasti, hy6ty ladkeaiheisten suo-
situsluonnosten osalta on Palkon nakokulmasta ollut vahiista ja tapaamisia
on vuosien aikana ollut vain muutamia.

Selkeiden lausuntokaytianteiden luominen ja kisiteltavana olevista arvi-
oinneista tiedottaminen on lisinnyt haastateltavien mukaan lausuntoproses-
sien lapindkyvyytta.

6.2.3 Lausuntojen kdsittely Hilassa ja Palkossa

Haastateltavat viranomaiset kuvasivat lausuntojen kisittelyprosessia Hilassa
ja Palkossa (kuva 7). Hilan sihteerist6 vastaanottaa potilasjarjestéjen sahko-
postilla ldhettdmat lausunnot. Esittelijana toimiva sihteeriston edustaja (far-
maseutti tai proviisori) tekee niisté referaatin ja sisallyttdd lausunnot ladkkei-
den hintalautakunnalle esiteltdvdan korvattavuus- ja tukkuhintahakemuksen
materiaalipakettiin. Lausunnot menevit tiedoksi myos hakemuksen tehneelle
ladkeyritykselle, ja yritykselld on mahdollisuus antaa lausuntoon vastine.
Palkon sihteeristo kokoaa suosituksiin annetut Ota kantaa -lausunnot ja
tekee niistd yhteenvedon. Lausunnot kisitelldaan Palkon lddkejaostossa ja ne
esitelladn neuvostolle osana suositusluonnokseen liittyvaa materiaalia (kuva 7.)
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Jérjestdn jasenistdo  Jérjeston tydntekija / Kuuleminen Hilan sihteerist6 / Ladkkeiden
Sairastuneet ja Luottamushenkil Kirjallinen Palkon sihteeristo hintalautakunta
ldheiset (hallituksen jasen) lausunto * Vastaanottavat
 Jakavat  Edustavat sairastuneita ::;tsti?:vc;.ttj? Terveyde“_hu‘_’uon
kokemuksia —2 . Kokoavat tiedon * huomioivat ne osana axd palveluvalikoima-
* Kommentoivat jasenistolts / ‘ ; i e neuvosto
lausuntoa < ladkkeiden kayttajilta . If:diz::g?nma;i"gf
SOl el helt Tieto lausunto- hakemusmateriaalin Tekee paatokset
lausunnon < Tuottavat kirjallisen hdolli ksist ieens neuvesialle
kirjoittamiseen lausunnon ja lahettavat m_a _° Isuu _SIS a
sen viranomaiselle ja aikatauluista /vl

*Tieteellinen tieto, hoitosuositukset
Kokemukset kansainvalisista
yhteistyoverkostoista

Kuva 7. Lausuntojen valmisteluun ja kasittelyyn osallistuvat tahot ja heidan roolinsa

6.2.4 Lausuntojen valmistelu jarjestoissa (osatyé Il)

Lausuntojen valmistelun kdytdnnot vaihtelivat runsaasti eri jarjestoissa.
Monessa jarjestossa lausuntoja valmistelivat tyontekijat. Muutamassa jar-
jestossd lausuntojen valmisteluun oli perustettu tyoryhma4, jossa oli mukana
jasenid, luottamushenkiloitd, tyontekijoita ja mahdollisesti jarjeston asian-
tuntijaladkari. Osa jarjestoista toimii ilman palkattuja tyontekijoita, ja niissa
hallitus valmisteli lausunnot (kuva 7).

Lausuntoja varten moni jarjesto kerasi potilaskokemuksia jasenistoltdan
esimerkiksi sdhkopostitse tai sosiaalisen median vilitykselld joko lausuntoa
valmistellessa tai valmistelijan, yleensa jarjeston tyontekijan, antaessa lausun-
toluonnoksen jasenistolle tai potilasverkostolle kommentoitavaksi ja tdyden-
nettaviksi. Osa jarjestoista oli asettanut selkeitd tavoitteita esimerkiksi tietyn
valmisteen korvattavuuden saamiseksi, ja tavoitteen ymparille oli asetettu
lausuntoja valmisteleva tyéryhma.

Jarjestojen painotukset lausuntojen sisallosta vaihtelivat: osa jarjestoista
painotti perustavansa lausunnot tutkittuun tietoon ja esimerkiksi Kaypa hoito
—suosituksiin, osa puolestaan jaseniston kokemuksiin (kuva 7). Painotukset ja
keskeiset sisillot riippuivat osittain jarjeston toimintakentasta ja siita, edustiko
jérjesto isoja kansansairauksia vai pienempia harvinaissairauksia. Harvinais-
sairauksien kohdalla suoraa kokemustietoa ei vilttamaitta ole saatavilla, ja
silloin jarjesto on voinut saada tietoa kansainvilisen, sairauskohtaisen kat-
tojarjeston kautta tai esimerkiksi CADTHin verkkosivuillaan julkaisemista
potilasjarjestojen lausunnoista.
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6.2.5 Potilasjarjestéjen kokemat haasteet lausuntojen
valmistelussa (osatyo II)

Kaikki haastatellut jarjestot kuvasivat jonkinlaisia haasteita lausuntojen
valmistelussa. Potilasjirjestéjen kuvaamat yleisimmat lausuntoihin liittyvéat
haasteet on esitetty taulukossa 7. Haasteet liittyivit useimmiten siihen, etta
jarjestolla tai jasenistolld ei ollut suoria kokemuksia arvioitavana olevasta
ladkehoidosta. Valtaosa potilasjirjest6jen lausunnoista kisittelee dskettidin
myyntiluvan saaneita uusia vaikuttavia aineita, jolloin kotimaisia kayttaja-
kokemuksia on hyvin vaikea saada. Ilman suoria potilaskokemuksia jarjes-
ton on vaikea tuoda potilasndkokulmaa uuden hoidon mahdollisiin hy6tyihin
ja haittoihin. Néissa tilanteissa on kuitenkin mahdollista peilata kliinisten
tutkimusten tuloksia ja niissd havaittuja hy6tyja tai haittoja nykykaytdnnon
mukaisiin hoitoihin. Tilanteissa, joissa Hilan arvioimalle valmisteelle haetaan
korvattavuuden laajennusta tai kyseessa on uusintahakemus, potilaskokemuk-
sia on helpompi 16ytaa.

My0s ajankaytto ja aikataulut tuottivat haasteita usealle jarjestolle. Poti-
lasjarjestojen edustajat kuvasivat, ettd heiddn tyokenttdnsa on laaja, ja lau-
suntojen valmistelu on vain yksi osa ty6ta. Jarjestoissa arvioidaan sitd, mika
toiminnan eri muodoista hy6dyttaad jasenistoa parhaiten, ja tdimin perus-
teella ajan kdyttoa taytyy priorisoida. Lausuntoajat ovat yleensa 3—4 viikkoa,
jalausunnon antamista helpottaa, jos asiaan on valmistautunut jo etukiteen,
ja esimerkiksi kerdnnyt kokemuksia jasenist6ltd jo ennakkoon. Tdma vaatii
kuitenkin perehtyneisyytta asiaan ja jatkuvaa seurantaa esimerkiksi uusien
lddkkeiden myyntilupatilanteesta. Ajan irrottaminen lausuntojen valmisteluun
kuvattiin kuitenkin haastavaksi.

Ajan puutteen lisdksi haastateltavat mainitsivat henkil6storesurssien
puutteen. Palkatun henkiloston vahaisen mairan lisdaksi haasteita tuo luot-
tamushenkil6iden vaihtuvuus, minka vuoksi ei valttamaitta 16ydy pitkajantei-
sesti asiaan paneutunutta henkil6a. Kaksi haastateltua jarjestoa kertoi, ettei
heilli ole terveydenhuollon ammattihenkil6itd tyontekijoina eika hallituksen
jdsenind. Osittain tdmén vuoksi he kokivat epavarmuutta lausuntojen anta-
misessa. Tiedon ja osaamisen puute oli yksi merkittdvin haaste, joka koski
sekd osaamisen puutetta ladkkeisti ettd epdvarmuutta siitd, mita lausunnoilta
odotetaan. Useampi haastateltava viittasi sithen, ettd hénella tai jarjestolla ei
ole ladketieteellista tai farmaseuttista osaamista tai tutkimustietoa arvioita-
vista hoidoista. Erdin jarjeston edustaja totesi, ettd jarjeston tyontekijan taytyy
tuntea sairaus ja sairauden luonnollinen kulku erittdain hyvin, jotta hin pys-
tyy kuvaamaan hoidon vaikutuksia potilaiden arkeen sairauden eri vaiheissa.
My®Gs arviointi- ja korvattavuusprosesseihin liittyi epétietoisuutta. Muutamalla
jarjestolla osaamisen puute ei ollut ongelmana. Heilla oli tyontekijéiden jou-
kossa terveydenhuollon ammattihenkilo tai itse hankittua osaamista jarjeston
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edustamalle potilasryhmaille tarkeista ladkkeista seka laakkeiden arviointi- ja
korvattavuusjarjestelmasta.

Useampi haastateltava mainitsi, ettd Hilan kuukausittain julkaisemaa
listaa saapuneista hinta- ja korvattavuushakemuksista on hankala tulkita. Lis-
talla ei ole esimerkiksi mainittu haettavaa kiyttoaihetta, minka vuoksi listan
lapi kdyminen ladkeaineiden nimien perusteella on aikaa vievaa. Potilasjarjesto
joutuu myyntilupatietojen perusteella arvailemaan haettavan kiayttoaiheen tai
sen, koskeeko hakemus esimerkiksi erityiskorvattavuutta vai kiayttoaiheen
laajentamista.

Haastatteluissa tuli esille, ettd moni jarjesto kokee viranomaistahot etdi-
sind ja persoonattomina. Erityisesti Palkon toimintaa, toimintaperiaatteita ja
aihevalintaa kokonaisuudessaan oli useamman haastatellun mukaan vaikea
hahmottaa. Tama koski padasiassa jarjest6jd, joiden edustamille potilasryh-
mille ajankohtaisia lddkkeita ei ollut vield kasitelty Palkossa. Myo6s Hilan toi-
minta koettiin etdiseksi.

Jaseniston odotukset jarjeston tyontekijoille tulivat esille muutamassa
haastattelussa. Jarjest6t kokoavat potilaiden d44nen ja toimivat valittdjind viran-
omaisten suuntaan. Jasenten odotukset jarjestolle ja sen henkilostolle voivat
olla joskus epirealistisia ja aiheuttaa turhautumista puolin ja toisin.

Taulukko 7. Potilasjarjestojen ja viranomaisten kokemat lausuntoihin liittyvat haasteet

Potilasjarjestéjen kokemat haasteet
lausuntojen valmistelussa

Viranomaisten kokemat potilasjarjesto-
lausuntoihin liittyvdt haasteet

Potilaskokemusten puute: ei tiedossa
|d5kettd kayttavia potilaita ja/tai haasteita
tiedon kerdamisessa.

Resurssien puute potilasjarjestdssa: ajan
ja henkildstén puute.

Tiedon tai osaamisen puute laakkeisiin tai
terveydenhuollon menetelmien arviointiin
ja viranomaisen toimintaan liittyen.

Viranomaistoiminta koetaan etaiseksi.

Odotukset jasenistolta.

Lausunnot eivat vastaa kasiteltavaan
asiaan, tai menevat ohi siitd, mika on
viranomaisen toimivalta.

Resurssien puute, tydntekijoiden vahainen
madra suhteessa tydmaaraan.

Yhteiskunnan resurssien kayttd suhteessa
terveyshyodtyyn - potilasjarjestot

ajavat oman sairausryhmansa etua,
kokonaiskuvan puute.

Potilasjarjestdjen mahdolliset
sidonnaisuudet.

Potilaskokemukset, joista yksittainen
potilas on tunnistettavissa.
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6.2.6 Haasteet viranomaisten ndakékulmasta (osatyo II)

Yksi seitsemista haastatelluista viranomaisista ei tunnistanut mitdéan ongel-
mia nykytilanteessa. Muut sen sijaan kuvasivat erilaisia haasteita, jotka liit-
tyivit erityisesti resursseihin seki siihen, ettd lausunnot eivit vastaa siihen,
miki on viranomaisen toimivalta ja sitd ohjaava lainsdadanto (taulukko 7).
Potilasjirjestdjen tavoin myos viranomaiset kokivat henkilostéresurssit riit-
tamattomiksi. Moni haastateltava kuvasi, ettd organisaation tehtaviakentta on
laaja, ja tyomadraan nahden henkil6itd on liian vahan. Viestintiaresursseja ei
kaytdnnossa ole.

Viranomaiset toivat esille oman organisaationsa toimivallan rajat ja lain-
sdadannon reunaehdot. He kokivat haasteelliseksi sen, ettid potilasjarjesto-
jen lausunnoissa esitetyt asiat tai toiveet menevit usein ndiden reunaehto-
jen ulkopuolelle. Potilasjéarjest6jen ja viranomaisten koettiin valilla puhuvan
eri kieltd, minka vuoksi lausunnot eivat valttamaitta koske kisiteltavaa asiaa.
Hilan osalta yhtend syyna tihan on tunnistettu potilasjarjestéjenkin esille
tuoma puutteellinen tieto ladkeyrityksen toimittaman hinta- ja korvattavuus-
hakemuksen yksityiskohdista. Potilasjarjestot eivit esimerkiksi tiedd, mita
laajennushakemus koskee - kdyttoaiheen laajennusta vai korvausluokan muu-
tosta, ja sitd, onko korvattavuutta haettu tai rajoitettu tietylle potilasryhmalle
joko hakemuksessa tai hakemuksen kisittelyn aikana. Timén vuoksi lausun-
not eivit aina vastaa sitd keskustelua, mitd Hila kay ladkeyrityksen kanssa.
Yhteni ratkaisuehdotuksena erds haastateltava ehdotti yhteistd keskustelua
potilasjarjestojen, Hilan ja lddkeyritysten kanssa ymmarryksen lisddmiseksi
ja avoimuuden edistdmiseksi. Tdma ehdotus tuli esille my0s potilasjarjestojen
haastatteluissa. Ongelmana on kuitenkin se, ettd ladkeyritysten toimittamat
hakemukset eivit ole julkisia.

Viranomaisten nikokulmasta potilasjiarjestGjen lausunnoissa esille nos-
tama, uusien hoitojen tuoman toivon merkitys ei auta korvattavuuspaitok-
sen tai suosituksen valmistelussa. Yksi haastateltava esimerkiksi kyseenalaisti
sen, kannattaako toiveikkuuden ylldpidosta maksaa satoja tuhansia euroja,
jos néytto on heikkoa. Vastaavasti ihmis- ja perusoikeuksien esille tuominen,
niin tirkeita kuin ne ovatkin, ndhtiin arvioinnin kannalta tarpeettomaksi,
kun viranomainen pyrkii arvioimaan terveyshyotyja suhteessa kustannuksiin.

Muutama viranomainen nosti haastattelussa esille priorisoinnin ja sithen
liittyvat ongelmat. Suomessa ei ole selkeita priorisointikriteereitd eikd yhtenai-
sesti maariteltyd kynnysarvoa laatupainotetulle elinvuodelle. Suosituksia ja
paatoksid valmistellessa kiytetddn tdman vuoksi tilannekohtaista harkintaa.
Toisaalta yksi haastateltavista totesi, etti tilannekohtainen harkinta on myos
perusteltua. Haastateltavat nostivat esille epasuhdan ja resurssien jaon eri
erikoisalojen, terveydenhuollon sektoreiden ja menetelmien valilla. Aiheeseen
liittyi pohdinta siitd, miten huolehditaan siit4, etti eriarvoisuus terveydenhuol-
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tojarjestelmissé ei kasva. Tahan liittyen muutama viranomainen toi esille sen,
ettd jokainen potilasjirjesto ajaa ymmarrettavasti oman sairausryhmaénsa hoi-
toon kiytettavien ladkkeiden kdyttoonottoa tai korvattavuutta, ja esitti samalla
toiveen siitd, ettd eri sairausryhmia edustavat potilasjarjestot keskustelisivat
keskendin siitd, miten voisivat yhdessd edustaa laajempaa potilasyhteisoa.

Moni viranomainen pohti haastattelussa ladkeyritysten mahdollista roo-
lia potilasjarjestGjen antamien lausuntojen taustalla. Osa koki, ettd lausun-
noissa on nahtavissa se, etti jarjesto on tehnyt yhteisty6td myyntiluvan haltijan
kanssa. Hilan potilasjarjestoille antamassa ohjeessa pyydetdan ilmoittamaan
lausuntoa tai asiaa koskevat sidonnaisuudet, mutta Palkon Ota kantaa -lomak-
keella titi ei ole erikseen pyydetty.

Potilasjarjestéjen lausunnoissa on yleensi toiveena valmisteen korvat-
tavuus tai myOnteinen suositus palveluvalikoimaan kuulumisesta. Useampi
viranomainen esitti toiveen, ettd lausunnoissa tuotaisiin myos “raikkaita aja-
tuksia”ja negatiivisia kokemuksia ladkevalmisteista tilanteissa, joissa valmiste
ei toimi, tai jos annostelu on hankalaa, tai jos on muita seikkoja, joiden vuoksi
ladketta ei ole perusteltua ottaa kayttoon.

Viranomaiset kokivat yksityiskohtaiset potilaskokemukset haasteellisiksi,
erityisesti jos potilas oli kuvauksen perusteella tunnistettavissa. Hila ldhettaa
saapuneet lausunnot tiedoksi hakemuksen tehneelle ladkeyritykselle, joka voi
antaa vastineen lausuntoon. Potilaiden yksityisyydensuojan sailyttimiseksi
viranomaiset toivoivat, ettd lausunnoissa kuvataan potilaiden kokemuksia vain
yleiselld tasolla.

6.3 Tiedon saanti ja tiedon tarpeet (osatyét Il ja IV)

6.3.1 Potilasjdrjestéjen tiedon saanti arvioitavana olevista
ladkehoidoista seka Hilan ja Palkon toiminnasta
(haastattelututkimus, osatyé II)

Yksi potilasjarjestoille haastatteluissa esitetyistd kysymyksista koski sitd, mista
lahteista he saavat tietoa arvioitavana olevista ladkehoidoista (taulukko 6, liite
4: haastattelurunko). Suurin osa haastateltavista kertoi saavansa tiedon Hilan
ja Palkon siahkoposteista tai ndiden verkkosivuilta. Muutama jarjeston edus-
taja kertoi saavansa tiedon jarjestonsa asiantuntijaladkarilta tai verkostojen
kautta ladkeyritykselts, tai seuraamalla Euroopan ladkeviraston myyntilupaa
koskevia suosituksia. Lisidksi yksi haastateltava kertoi seuraavansa yritysten
porssitiedotteita. Ndiden tietojen perusteella jarjestot osasivat odottaa valmis-
teen tuloa Hilan tai Palkon kisittelyyn.
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Hilan ja Palkon viranomaistiedotus arvioitavana olevista ladkkeistd nah-
tiin riittdvand, ja haastateltavat arvostivat Hilan kuukausittain 1dhettimaa
sdhkopostia kisiteltaviana olevista ladkevalmisteista sekd Palkon uutiskirjetta
ja tiedotteita suositusten késittelyn aikatauluista. Tiedotus koettiin kuiten-
kin yksisuuntaiseksi, ja potilasjirjestot kokivat tarvitsevansa lisi tietoa siit4,
mita viranomaiset potilasjarjestolausunnoilta odottavat. JarjestGjen edustajat
pohtivat haastatteluissa sitd, minkélainen lausuntojen sisillon tulisi olla ja
mité tietoa viranomaiset saavat muista lahteistd. Epdvarmuutta oli myos siita,
voiko lausuntoja tehdi ilman tieteellisia taustatietoja, riittdako potilaiden arjen
kuvaus lausunnon sisilloksi, ja voiko lausunnoissa tuoda esille potilastapauksia
tai viitata ladkareiden nikemyksiin.

Hilan ohjetta potilasjarjestojen lddkevalmisteesta antamiin lausuntoihin
kiiteltiin. Ohjeen lisdksi kaivattiin kuitenkin palautetta lausuntojen toivotuista
painotuksista, niiden kisittelystda sekd hyodyntdmisestd. Osa potilasjarjes-
toistd koki tarvitsevansalisda tietoa seka ladkevalmisteista ettd Hilan ja Palkon
toiminnasta ja laajemmin lddkkeiden arviointi- ja korvattavuusprosesseista.
Haastateltavat potilasjarjestéjen edustajat ehdottivat vuoropuhelua viran-
omaisten kanssa esimerkiksi koulutuksen tai webinaarien muodossa. Vuoropu-
helun toivottiin auttavan jarjest6ja hahmottamaan paremmin Hilan ja Palkon
toimintaa seka sitd, mita tarpeita Hilalla tai Palkolla on lausunnoille, ja mita
he erityisesti toivovat potilasjarjestéilta. Yhtena tiedon jakamisen kanavana
ehdotettiin lisdksi viranomaisen toiminnasta kertovia kirjoituksia potilasjar-
jesttjen lehdissa. Potilasjarjest6t nakiviat arvokkaaksi ja tarpeelliseksi myos
kokemusten vaihdon ja tiedon jakamisen jarjestéjen valilla.

6.3.2 Kansalaisten tiedon saanti (kyselytutkimus, osatyo IV)

Kantar TNS Gallup Forumin vastaajakannasta valittiin tdhan kyselyyn kiin-
tiopoiminnalla 503 panelistia huomioiden vastaajien ik, sukupuoli ja asuin-
paikka. Kiintioon sopivia henkil6ita kutsuttiin mukaan niin kauan, etta kysei-
sestd ryhmasta oli saatu riittdvana pidetty miard vastauksia. Vastaajien maara
vaihteli tavoitelluista kiintiistd muutamilla vastaajilla. Vastaajien taustatiedot
seki toteutuneet etti tavoitellut kiintiinnit on esitetty taulukossa 8.
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Taulukko 8. Vastaajien taustatiedot (n=503)

Vastaajien taustatiedot Toteutunut (n) Toteutunut % Tavoiteltu kiintid (n)
Sukupuoli

Nainen 266 53 % 260

Mies 237 47 % 240

lkdryhma (vuotta)
tavoiteltujen kiintididen

mukaisesti'
16-24 67 13 %
25-34 86 17 % 300
35-49 156 3%
50-60 127 25%
Yli 60 67 13% 200
Maantieteellinen alue
Helsinki-Uusimaa 160 32 % 160
Etela-Suomi m 22 % 10
L&nsi-Suomi 132 26 % 130
Pohjois- ja Ita-Suomi 100 20 % 100
Koulutus?

Ammatillinen
perustutkinto, 12 22
ammattikoulu

Ylioppilas 55 n

Opistoasteen
ammatillinen tutkinto 90 18

Ylempi opisto-,
AMK- tai alempi 106 21
korkeakoulu

Yliopistotutkinto tai

> 75 15
ylempi

' Osatyon IV julkaisussa ikaryhmia tarkasteltiin ryhmissa 16-24, 25-34, 35-44, 45-54
ja 54-65, jotta ryhmittely olisi sama kuin aiemmin toteutetussa eurooppalaisessa
kyselyssa (Parsons ym., 2015).

213 % osallistujista ei vastannut koulutusta koskevaan taustakysymykseen

Ladkekehityksen ja terveydenhuollon menetelmien arvioinnin eri osa-
alueista tutuimmat teemat kyselyyn vastanneille kansalaisille olivat ladketur-
vallisuus (hyvét tai erittdin hyvat tiedot 13 %:lla vastaajista) seka ladkkeiden
kehitys (11 %). Terveydenhuollon menetelmien arvioinnista, kustannusvaikut-
tavuudesta ja ladkkeiden sdéntelysta koki tietonsa hyviksi tai erittdin hyvaksi
ainoastaan 8 % vastaajista.
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Vastaajista 47 % oli kiinnostunut tai erittdin kiinnostunut oppimaan lisaa
ennakoivasta ja yksilollisesta ladketieteesta. Vahiten kiinnostusta heratti 1aak-
keiden sddntely (30 %). Kliiniseen ladketutkimukseen osallistuneilla oli parem-
mat tiedot, ja he olivat kiinnostuneempia oppimaan lisda useista ladketutki-
muksen ja ladkekehityksen osa-alueista seki terveydenhuollon menetelmien
arvioinnista kuin muut vastaajat (p < 0,05; logistinen regressio). Sukupuolten ja
ikdryhmien valilla ei ollut merkitsevid eroja itse koetussa tietdmyksessi, mutta
naiset olivat kiinnostuneempia oppimaan lisid muun muassa lddketurvalli-
suudesta, ennakoivasta terveydenhuollosta ja terveydenhuollon menetelmien
arvioinnista kuin miehet (p<0.05; logistinen regressio).

Kyselytutkimuksessa esille tulleet kansalaisten tiedonldhteet olivat
samankaltaisia kuin potilasjarjestdjen tiedonldhteet arvioitavana olevista 1aa-
kehoidoista (osaty6 II). Osatyossa IV suurin osa vastaajista (75 %) raportoi
kayttavansa tietoldhteind internetsivustoja. Kyselytutkimuksessa painottui
kuitenkin terveydenhuollon ammattilaisten rooli, todennikéisesti sen vuoksi,
ettd kysely kattoi myo6s kliiniset tutkimukset. Kyselytutkimuksen vastaajista
67 % haluaisi saada tietoa ladkkeiden kehityksesta ladkarilta tai muulta tervey-
denhuollon ammattilaiselta, 43 % viranomaisilta ja 36 % tiedotusvilineista.
Ladkeyrityksilta halusi saada tietoa 19 % vastaajista. Kyselyssa oli mahdollista
valita vastaukseen useampi tiedon lahde.

6.4 Potilasjarjestdjen edustajien ja viranomaisten
kokemuksia osallisuuden toteutumisesta ja
lausuntojen merkityksesta (osatyo lll)

6.4.1 Potilasjdrjestdjen edustajien kokemukset osallisuuden
toteutumisesta

Moni potilasjarjeston edustaja totesi haastatteluissa (taulukko 6), ettd Hilan
ja Palkon luomat mahdollisuudet ja toimintamallit lausuntojen antamiseen
toimivat sindnsd hyvin. Osa haastatelluista potilasjarjestdjen edustajista oli
ollut toiminnassa mukana jo pitkaan, ja he niakivit vuonna 2016 luodut lausun-
torakenteet huomattavana parannuksena aiempiin, vaihteleviin kdytant6ihin.
Nykyinen malli koettiin tasapainoiseksi ja lapindkyvammaksi kuin aiemmin.

Useampi haastateltava kuitenkin koki, ettd osallisuuden toteutuminen
oli ndenndisté, ja mallit on luotu, jotta potilasjirjestét voidaan pitda tyyty-
viisend. Niaista epiilyksistd huolimatta moni potilasjarjeston edustaja totesi,
ettd viranomaiset tekevit parhaansa heille osoitettujen rajallisten resurssien ja
toimivaltuuksien puitteissa. Toimintamallien kehittamisesté ja kehittymisesta
huolimatta moni haastateltava toi esille, ettad potilasjarjestojen edustajat eivat
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tiedd, miten viranomaiset hyodyntavit lausuntoja ja onko niilla merkitysta
tai vaikutusta arviointi- ja paatoksentekoprosessissa. Jarjestojen edustajat
toivoivat ja halusivat uskoa, ettd lausunnoilla on merkitysta ja vaikutusta,
mutta kokivat asiasta suurta epavarmuutta, silla lausuntojen sisallosta ei tule
heille mitdan palautetta. Lausuntojen antamista pidettiin yhdensuuntaisena
prosessina.

Potilasjarjestot tarkistavat kokouspéaatokset Hilan verkkosivuilta ja seu-
raavat Palkon uutiskirjettd, jossa tiedotetaan valmistuneista suosituksista, ja
pohtivat paatoksia suhteessa omiin lausuntoihinsa. Palkon osalta muutama
potilasjirjeston edustaja mainitsi, etta lopulliset suositukset ovat olleet vihem-
maén rajoittavia kuin suositusluonnokset, ja sen perusteella lausunnoilla on
saattanut olla vaikutusta. Useat potilasjirjestdjen edustajat kuitenkin totesivat,
ettd ymmartavit lausuntojen olevan vain pieni osa suurempaa kokonaisuutta,
jossa esimerkiksi terveystaloudelliset ndkokulmat ovat korostuneita. Haasta-
teltavat toivoivat joka tapauksessa palautetta lausunnoista ja niiden merki-
tyksesti, jotta he voisivat vilittad viestid eteenpdin lausuntojen valmisteluun
osallistuneille ja omia kokemuksiaan jakaneille jarjestonsa jasenille. Potilas-
jarjestojen edustajat kokivat toimivansa vilittajina jisenistosta viranomaisten
suuntaan ja pdinvastoin. Haastateltavat toivat esille, ettd lausuntojen valmis-
telussa kohderyhmin tai jaseniston osallisuus voi toteutua eri tavoilla ja eri
tasoisesti. Tama riippui esimerkiksi siitd, kuinka paljon lausunnon kohteena
olevasta ladkkeestd oli kayttdjakokemuksia tai kuinka aktiivisesti jasenisto
halusi itse osallistua lausuntojen valmisteluun.

Epavarmuuteen siitd, miten viranomaiset késittelevit lausuntoja, yhdistyi
kokemus avoimuuden ja lapindkyvyyden puutteesta. Hilan ja Palkon asian-
tuntija- tai paatoksentekoelimissi ei ole potilasjirjestdjen tai kansalaisyh-
teiskunnan edustajia, minka koettiin heikentavan toiminnan lapinakyvyytta.
Lausuntojen hyodyntamiseen liittyvien epavarmuustekijoiden seka palautteen
ja lapindkyvyyden puutteen vuoksi useat potilasjarjestdjen edustajat pitivat
osallisuuden kokemusta yleisesti ottaen heikkona.

6.4.2 Lausuntojen rooli ja merkitys viranomaisten
padtoksenteossa

Viranomaiset kertoivat haastatteluissa arvostavansa potilasjarjestojen lausun-
toja. He totesivat kuitenkin, ettd lausunnot tiydentavit muuta arvioinnissa
ja paatoksenteossa kaytettdvad materiaalia, ja ettd paatoksenteko perustuu
kokonaisarviointiin ja lainsdddantoon. Erityisesti Hilan tapauksessa arviointi
ja paatoksenteko pohjautuvat sairausvakuutuslakiin. Lausunnot voivat aut-
taa ymmartaméaan sairastuneiden kokonaistilannetta, tiydentad muuta arvi-
oinnissa hyodynnettavia materiaalia ja tukea viranomaisen paiatoksentekoa.
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Haastateltavat eivat kuitenkaan muistaneet tilannetta, jossa potilasjarjestojen
lausunto olisi muuttanut lopputulosta tai pa4atosta Hilassa tai Palkossa. Uusien
ladkehoitojen kohdalla sairausvakuutuslaissa mainittu vaatimus peruskorvat-
tavuudelle, vahiista suurempi hoidollinen arvo, ei yleensi ole kynnyskysymys.
Tama vuoksi Hilan arvioinnissa painavat kohtuullinen tukkuhinta ja kustan-
nukset suhteessa terveyshyotyyn. Palkon kohdalla korostuvat tutkimusnaytto
ja sen riittavyys.

Viranomaiset arvostivat erityisesti lausuntoja, jotka kohdistuivat uusiin
lddkevalmisteisiin ja/tai harvinaissairauksien hoitoihin, joiden kohdalla tut-
kimusniaytto on vield vahiista (taulukko 9). Lausunnot auttavat parhaimmil-
laan ymmartaméain hoidon kokonaisuutta, sairastuneen arkea ja mahdollisia
puutteita nykyisissi hoitokdytdnnoissa seka uuden hoidon hyotyja tai haittoja
suhteessa aiempiin hoitovaihtoehtoihin. Viranomaiset toivoivat, etté jarjestot
toisivat lausunnossa esille tasapainoisesti potilaan arkea ja my6s negatiivisia
asioita ja mahdollisia ndkokulmia, minka vuoksi tiettya valmistetta ei olisi
syyta ottaa kdyttoon. Erilaisten haittojen arvottaminen potilasnakékulmasta
ja potilaan arjen, toimintakyvyn ja elaménlaadun kannalta nihtiin tarkeana.
Palkon kohdalla yksi haastateltava totesi, etta potilasjirjestGjen lausunnot voi-
vat tuoda tirkeita nakokulmia siihen, ovatko esimerkiksi terveydenhuollossa
kaytettavat mittarit olennaisia potilaiden ja heiddn perheidensi arjen suju-
vuuden kannalta. Palkon suositusluonnosten osalta toivottiin kommentteja
suosituksen kielesti ja ymmarrettdvyydestd, mitad haastateltava piti tarkedna
suosituksen implementoinnin kannalta. Suosituksia toivottiin kommentoita-
van suosituksen rakenteen mukaisesti osio kerrallaan. Hilan kohdalla potilas-
jdrjestojen toivottiin seuraavan Hilan ohjetta, jossa Hila on esittdnyt raamit
potilasjirjestojen lausunnoille.

Useampi viranomaisen edustaja totesi haastattelussa, ettd lausunnot
Hilan vastaanottamiin uusintahakemuksiin eivét ole yleensi tarpeellisia (tau-
lukko 9). Siind vaiheessa lddkevalmisteen hoidollisen arvon arviointi on jo kayty
l4pi, ja kysymys on ldhinna hinnasta. Usein valmiste siilyy markkinoilla, tai
jos on esimerkiksi painetta hinnan laskemiseen patentin umpeutumisen takia,
potilasjarjeston lausunto ei siina tilanteessa valttamattd auta. Viranomaisten
niakokulmasta lisdarvoa arviointiin ei tuo kliinisten tutkimusten tuloksien
toistaminen lausunnossa, toive korvattavuudesta tai myonteisestia suosituk-
sesta tai perusoikeuksien korostaminen.
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Taulukko 9. Viranomaisten edustajien (n=7) haastatteluissa (n=7) esille tuomia nakemyksia
potilasjarjestdjen lausuntojen hyddyllisyydesta ldakkeiden arvioinnissa.

Lausunnot, joistaon  Lausunnot, joissa tulee esille ja potilaan arjen kokemukset
hyotya arvioinnissa hoidoista seka hoidon kokonaisuus.

Lausunnot harvinaissairauksien hoitoihin tai uusiin ladkehoitoihin,
joiden kohdalla tutkimusnayttd heikkoa.

Lausunnot, joissa on arvioitu ja arvotettu hoidoista aiheutuvia
haittoja.

Lausunnot, joissa on kasitelty mittareiden kayttoa ja niiden
soveltuvuutta ladkehoitojen arvioinnissa tai tutkimuksissa

Lausunnot, joista Lausunnot uusintahakemuksiin.

ei ole merkittdvaa

hy6tya arvioinnissa Lausunnot, joiden sisalténa on ainoastaan toive
korvattavuudesta tai valmisteen kayttdédnotosta.

Lausunnot, joiden paaasiallisena sisalténa on kliinisten
tutkimusten tulosten tai hoitosuositusten toistaminen.

Lausunnot, joissa ei ole laajempaa potilasnakdkulmaa.

6.5 Kehittamisehdotuksia

Tama luku sisdltda haastatteluaineistoon perustuvia, osatoissa I-IV julkai-
semattomia tuloksia. Potilasjirjestojen edustajilla oli runsaasti ehdotuksia
siitd, miten potilasjarjest6jen osallisuutta Hilan ja Palkon toiminnassa voisi
kehittdaa. Kehittdmisehdotuksissa korostuivat palautteen antaminen lausun-
noista, vuoropuhelun lisidminen viranomaisten ja potilasjarjestdjen vililla,
mahdollisuus tuoda tarpeen mukaan nakokulmia arviointiin myos suullisesti,
lapindkyvyyden lisidminen padtoksenteossa ja paatosten perustelu seki prio-
risointi- ja arviointikriteereiden sanallistaminen. Useammassa haastattelussa
tuli esille, ettd potilasjarjestot ymmartéavat priorisoinnin tarpeen ja tiedostavat
sen, ettd terveydenhuollossa tehddin jatkuvasti priorisointia, mutta kriteerit
ovat episelvid eiki niitd ole kisitelty avoimesti. Osittain timén takia potilas-
jarjestdjen tyontekijoiden on vaikea avata asiaa jasenistolleen, jotka odottavat
uusia hoitoja suomalaisten potilaiden kayttoon. PotilasjarjestGjen edustajat
kaipasivat keskustelua arvoista. Moni potilasjirjeston edustaja koki Hilan kuu-
kausittain julkaiseman listan saapuneista hinta- ja korvattavuushakemuksista
vaikeasti luettavaksi. Useampi potilasjarjeston edustaja ehdotti, ettd listan
voisi ryhmitelld esimerkiksi kayttoaiheittain tai ladkeaineryhmittiin, jolloin
siita olisi helpompi 16ytad omalle jarjestolle ajankohtaiset hakemukset. Kehit-
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tamisehdotuksena mainittiin potilasjarjeston edustajan ottaminen palvelu-
valikoimaneuvoston tai jaoston jaseneksi tai asiantuntijaksi, mika auttaisi
varmistamaan potilasndkokulman huomioimisen osana arviointia. Muutama
haastateltava ehdotti potilasjarjest6jen edustajaksi sosiaali- ja terveysjarjesto-
jen kattojarjesto SOSTEn edustajaa, joka voisi koota ndkékulmia laajemmalta
jarjestojen joukolta. Kehittimisehdotuksena esitettiin lisdksi lausuntomallien
yhtendistamistd ja Hilan ja Palkon yhdistdmista yhdeksi organisaatioksi, jolloin
“kokonaisuus olisi saman katon alla”. Hyvana esimerkkini potilasjarjestéjen
osallisuuden toteutumisesta pidettiin Duodecimin Potilaat mukaan —hanketta,
jossa on luotu toimintamallit potilasjarjestGjen ja Kaypa hoito -tyoryhmien
yhteistyolle. (Sipild, ym., 2022; Suomalainen lddkiriseura Duodecim, 2023;
Tran Minh, julkaisematon tulos 2024.)

Viranomaisilta tuli kehittdmisehdotuksia vihemmaén kuin potilasjarjesto-
jen edustajilta. Viranomaiset nakivit toimintamallit padosin hyvin toimivina,
mutta totesivat ettd mikali resursseja olisi enemmain, he voisivat panostaa
enemman viestintdan ja vuoropuheluun jarjest6jen kanssa seka jarjestiaa poti-
las- tai potilasjarjestotapaamisia. Muutama viranomainen mainitsi priorisoin-
tikriteerien puutteen, ja tarpeen kehittaa erityisesti Palkon “arviointikehikkoa”
(Tran Minh, julkaisematon tulos 2024.)
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7 POHDINTA

7.1 Paaloydokset

Ensimmainen haastateltavani esitti haastattelun aikana kysymyksen "Lukeeko
niitd [lausuntoja] kukaan?”. Tutkimukseni perusteella viranomaiset lukevat
potilasjarjest6jen lausunnot huolella. Lausunnot ovat osa laajaa materiaali-
kokonaisuutta, jonka pohjalta tehddan paatos valmisteen korvattavuudesta
tai suosituksen johtopaatoksistd. Lausuntojen vaikutus paatoksenteossa on
kuitenkin tutkimukseni perusteella melko vihainen.

Lausuntojen antamiseen seki niiden hy6dyntdmiseen viranomaisen paa-
toksenteossa liittyy haasteita. Potilasjarjestot tarvitsevat lisda tietoa erityi-
sesti siitd, mitd viranomaiset odottavat lausunnoilta. Tietoa tarvitaan myos
terveydenhuollon menetelmien arvioinnista ja korvattavuuteen seka suosi-
tuksiin liittyvistd prosesseista ja niitd ohjaavasta lainsdadannosta. Haasteita
aiheuttaa tiedon epasymmetria potilasjarjestjen ja viranomaisen valilla seka
viranomaisten ja potilasjirjestojen erilaiset odotukset lausuntoihin ja niiden
hy6dyntdmiseen liittyen. Potilasjarjest6jen nakékulmasta ongelmallista on se,
ettd ne eivit saa viranomaisilta suoraa palautetta antamistaan lausunnoista.
Osallisuuden kokemus oli melko heikkoa. Kokemukseen vaikuttivat erityisesti
palautteen puuttuminen seki korvattavuuteen ja suositusten valmisteluun liit-
tyvan paatoksenteon lapindkymattomyys. Sekd potilasjarjestéjen edustajat
ettd viranomaiset toivoivat vuoropuhelun lisidmistd, mika voi auttaa vah-
vistamaan potilasjirjestojen osallisuutta, lausuntojen hyédynnettavyytta ja
rajallisten resurssien kohdentamista viranomaisten ja potilasjirjestojen tyota
hyodyttavilla tavalla. Nama ajatukset ovat linjassa uuden julkisen hallinnan
periaatteiden kanssa, jonka mukaan kansalaiset ja kansalaisyhteiskunta nah-
dian aktiivisina toimijoina, ja demokratia toteutuu danestysmahdollisuuksien
lisdksi yhteisty0ssi ja vuoropuhelussa (Osborne, 2010; Hakari, 2013, s. 38;
Isola ym., 2017).
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7.2 Lausuntojen maard ja haasteet niiden valmistelussa

Hilan vastaanottamien potilasjarjestélausuntojen maara vakiintui vuosien
2017-2023 aikana pariin kymmeneen lausuntoon vuodessa. Maara on melko
vahdinen suhteessa Hilalle saapuneiden hinta- ja korvattavuushakemusten
lukuma&iraan, vaikka ottaisi huomioon ainoastaan uusia vaikuttavia ladkeai-
neita koskevat hakemukset ja korvattavuuden laajennukset. Palkon vastaan-
ottamien Ota kantaa -kommenttien méaarassa oli suosituskohtaista vaihtelua,
mutta vaihtelu tasaantui vuosina 2021—2023. Lausuntojen méaéria on vaikea
verrata kansainvilisesti, silld arviointi- ja padtcksentekokaytannot, potilasjar-
jestdjen osallistumisen mahdollisuudet seka vaestopohja vaihtelevat maittain.
Vertailevaa tutkimustietoa lausuntomaarista on hyvin rajallisesti, ja lausunto-
jen mairia ovat raportoineet lahinnd Canadian Agency for Drugs and Techno-
logies in Health (CADTH) ja Scottish Medicines Consortium (SMC) (CADTH,
2013; Berglas ym., 2016; Hamilton ym., 2016; Mercer ym., 2020).

Vuosien 2020-2021 aikana CADTH kasitteli 80 ladkkeiden korvatta-
vuusarviointia, ja vastaanotti niihin 73 potilasjarjestélausuntoa. Aiemmassa
tarkastelussa CADTH:n syopaldakkeisiin keskittyva Pan-Canadian Oncology
Drug Review (pCODR) oli vastaanottanut vuosien 2010 ja 2019 vililld potilas-
nakokulmia 160 arviointiin 165:std (Mercer ym., 2020). Lausuntojen kattavuus
on huomattavasti korkeampi kuin Suomessa, mutta Kanadassa toimintamallit
ovat olleet pidempaéan kaytossa ja potilasjiarjestoille on luotu hyvin selkeét
ohjeetja mallipohjat lausunnoille. Lausuntojen liséksi potilasedustajia on 44ni-
valtaisina jasenina pCODR Expert Review Committeessa ja Health Technology
Expert Review Panelissa. (CADTH, 2021, 2022.)

Skotlannissa SMC arvioi ladkkeita ladkeyritysten hakemuksiin perus-
tuen. Ensimmaisten toimintavuosien aikana lausuntoja potilasjarjestoilta
tuli niukasti (Weeks ym., 2017). Vuonna 2014 SMC alkoi potilasjarjestoilta
saamansa palautteen perusteella kehittda osallisuustoimintaansa, yksinker-
taisti lausunnon mallipohjaa ja alkoi jarjestda sdannollisia koulutuksia poti-
lasjarjestoille lausuntojen antamisesta. (Weeks ym., 2017.) Tammikuun 2013 ja
toukokuun 2016 vililla julkaistuista 168 arviointiraportista 123:een oli tullut
potilasjarjestélausunto (Hamilton ym., 2016). Potilasjéarjestélausunnot kohdis-
tuivat muita useammin harvinaisladkkeisiin ja sy6van hoidossa kaytettaviin
ladkkeisiin. Potilasjarjestélausuntojen maara oli suurempi tarkastelujakson
loppupuolella, vuosien 2015 ja 2016 aikana. (Hamilton ym., 2016.) Tulokset
ovat hyvin samansuuntaisia kuin vaitoskirjatutkimuksessani. Hilan ja Pal-
kon vastaanottamista lausunnoista merkittava osa koski syopaldakkeiden ja
immuunivasteenmuuntajien ryhmaén kuuluvia valmisteita seka diabeteslaak-
keit3, ja erityisesti Palkon kohdalla korostuivat lausunnot harvinaissairauden
ladkesuosituksiin. Potilasjirjestolausuntojen kohteena olevat valmisteet hei-
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jastelevat lddkehoitojen kehitystd ja uusien myyntilupien jakautumista ladke-
aineryhmittdin (European Medicines Agency, 2021). Uusissa myyntiluvissa
painottuvat onkologiaan, hematologiaan, immunologiaan, endokrinologiaan
ja neurologiaan liittyvét valmisteet seka harvinaisldikkeet.

Potilasjarjestolausuntojen vihdisempadn madraan Suomessa voivat vai-
kuttaa muun muassa lyhyempi historia osallistumisen mahdollisuuksista ja
tiedonpuute lddkehoitojen arvioinnista, potilasjirjestojen kaytettavissa ole-
vat resurssit seka jarjest6toiminnan painotukset ja vaihtoehtoiskustannukset
(European Patients Forum, 2013; Mercer ym., 2020). Yksi suurimmista haas-
teista tutkimukseen osallistuneille potilasjarjestéille oli vaikeus 16ytaa poti-
laskokemuksia uusista, juuri myyntiluvan saaneista ladkehoidoista. Vaikeus
16ytaa sopivia potilaita edustamaan laajempaa potilasyhteis6d tunnistettiin
my0s vuonna 2014 Suomessa toteutetussa tutkimuksessa, jossa haastateltiin
potilasjirjestojen edustajia terveydenhuollon menetelmien arviointiin ja hoito-
suositusten laatimiseen liittyvasta osallisuudesta (Himeen-Anttila ym., 2016).
Potilasedustajat toivat esille myos kliinisten tutkimusten viahdisen méaran,
mika osaltaan vaikuttaa sithen, ettd kokemuksia uusista laakkeista ei ole. Klii-
niset tutkimukset ovat tilastojen mukaan vihentyneet Suomessa viimeisen
10 vuoden aikana (Ladkealan tutkimus- ja kehittdmiskeskus Fimea, 2023c).
Niiden haasteiden vuoksi osa potilasjarjestdjen edustajista kertoi kerddvansa
potilaskokemuksia kansainvilisistd yhteistyoverkostoistaan ja hyodyntavian
muun muassa CADTHin sivuilla julkaistujen lausuntojen sisaltGja.

Toinen merkittava haaste jarjestéille oli se, ettd ne joutuvat valmistele-
maan Hilalle suunnatut lausunnot rajallisen tiedon perusteella. Potilasjar-
jestoille lahetetty ja Hilan verkkosivuilla julkaistu lista edellisen kuukauden
aikana Hilalle saapuneista hinta- ja korvattavuushakemuksista ei sisilla tietoa
haettavasta kiyttoaiheesta tai esimerkiksi siitd, koskeeko laajennushakemus
uutta kayttoaihetta vai erityiskorvattavuuden laajentamista. TAma ongelma
on tunnistettu my6s viranomaisten taholta, mutta siihen on vaikea 16ytia
ratkaisua - ladkeyrityksen toimittaman hinta- tai korvattavuushakemuksen
sisalto tai Hilan ja yrityksen vilinen keskustelu eivit ole julkista tietoa. Tiedon
epasymmetria hinta- ja korvattavuushakemuksen sisdllosta aiheuttaa potilas-
jarjestoille epavarmuuttajalisatyota, ja tuottaa viranomaisille lausuntoja, jotka
eivat valttamatta auta padtoksenteossa. Samankaltaisia haasteita on tunnis-
tettu my6s Kanadassa ja Ruotsissa (Werko & Andersson, 2017; Boothe, 2019).
Ruotsissa tima on yksi syy siihen, ettd potilasjarjestot eiviat saidnnonmukai-
sesti anna lausuntoja yksittéisiin hinta- ja korvattavuushakemuksiin (Werko
& Andersson, 2017). Palkon kohdalla samaa ongelmaa ei ole, silld Palkon verk-
kosivuillaan julkaisemassa suositusluonnoksessa méaritellaan tarkasti suosi-
tuksen aihe ja rajaukset. Palkon toiminnassa myo6s lahtokohdat ovat erilaiset,
silld Palkon suositusluonnos perustuu julkiseen Fimean arviointiraporttiin.
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Palkon osalta potilasjarjestojen epavarmuudet liittyivét padasiassa Palkon toi-
mintakenttadn, joka oli monelle potilasjarjeston edustajalle epaselva. Palko on
kuvannut toimintaansa kiasikirjassaan, jossa on myo6s kappale siitd, mitd Ota
kantaa -lausunnoilta odotetaan (Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto,
2024a). Linkki ohjeeseen on lisdtty suositusluonnosten johdantoon tissa tut-
kimuksessa toteutettujen haastattelujen jalkeen.

Palkon vastaanottamissa lausunnoissa lukumééra huomioiden korostui-
vat yksittdisten kansalaisten antamat lausunnot, ja erityisesti lausunnot spi-
naalisen lihasatrofian hoitoon kaytettiavien lddkehoitojen suosituksista. Nusi-
nerseenihoidosta ja sen hinnasta kaytiin vilkasta ladkehoitojen priorisointiin
liittyvaa julkista keskustelua vuosina 2017—2019 (Ahjopalo, 2017; Repo, 2019).
Tama on voinut osittain vaikuttaa kansalaisten aktiivisuuteen antaa lausuntoja
Ota kantaa -palvelussa. Samoihin aikoihin, vuonna 2018, spinaalista lihasat-
rofiaa sairastaville ja heiddn ldheisilleen perustettiin oma yhdistys SMA Fin-
land ry, jonka tavoitteena oli saada nusinerseenihoito kaikkien sitd haluavien
ulottuville (SMA Finland ry, 2024).

Potilasjarjestot kaipasivat lisda tietoa viranomaisprosesseista ja erityi-
sesti siitd, mitd viranomaiset odottavat lausunnoilta. Tutkimuksessa tuli esille
seristiriita, ettd potilasjarjestot kommentoivat ja heitd pyydetaan lausunnoissa
kommentoimaan yksittdista ladkehoitoa tai suositusluonnosta, kun taas viran-
omaiset tarkastelevat asiaa usein laajemmasta resurssien allokoinnin nako-
kulmasta. Tata ristiriitaa ei kuitenkaan huomioida tai pyydetd huomioimaan
potilasjarjestoille suunnatuissa ohjeissa.

Osa viranomaisten pyytamista tiedoista on myos sellaisia, joihin poti-
lasjarjestoilla ei valttdmaétta ole vastauksia. Esimerkiksi Hilan ohjeessa poti-
lasjarjestoille pyydetddn kuvaamaan arvio potilaiden ja ladkevalmistetta
todennikéisesti kdyttavien potilaiden maarastda Suomessa seki yleisimmin
kaytetystd vuorokausiannoksesta ja hoidon kestosta (Ladkkeiden hintalauta-
kunta, 2020a). Potilasjarjestdjen kanssa kiaydyissa keskusteluissa tuli esille,
ettd osalla jarjestoisti ei ole tyontekijoind tai luottamushenkil6ina terveyden-
huollon ammattilaisia, ja lausuntojen antaminen koettiin timén vuoksi haasta-
vana. Lisaksi potilasjarjesttjen jiseniston méara, jasenkunta ja toimintakentta
vaihtelevat suuresti (Toiviainen, 2007). Jaseniston perusteella ei siten voi tehda
arviota potilaiden kokonaisméarasta.Potilasjarjestot kokivat viranomaistoi-
minnan etdiseksi. Kyselytutkimuksen (osaty6 IV) perusteella terveydenhuollon
menetelmien arviointi ja kustannusvaikuttavuus ovat erityisen tuntemattomia
teemoja kansalaisille, ja tulokset Keski-Euroopassa toteutetussa tutkimuksessa
olivat samansuuntaisia (Parsons ym., 2015).
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7.3 Viranomaisten kokemat haasteet ja lausuntojen

merkitys padtoksenteossa

Resurssien puute viranomaisorganisaatioissa on tunnistettu kansainvalisesti
potilasjarjestojen osallistumista rajoittavaksi tekijaksi (European Patients
Forum, 2013; O’rourke ym., 2020; Dimitrova ym., 2022). Suomessa arviointi- ja
paatoksentekoprosessien monikanavaisuuden vuoksi henkilostoresurssit ovat
hajaantuneet eri yksik6ihin (Kaila & Lohiniva-Kerkeld 2020; Ollila ym., 2022;
Rajaniemi, 2023; Saarni, 2023). Sosiaali- ja terveysministerion johtamassa
ladkeasioiden uudistuksessa ja Ladkkeet ja apteekkitalous -hankkeessa yhtena
tavoitteena on arviointitoiminnan periaatteiden yhtenidistiminen sairaala- ja
avohoidon ladkkeiden vililld ja yhteistyon lisdidminen toimijoiden kesken
(Sosiaali- ja terveysministerio, 2019, 2023b; Rajaniemi, 2023, Sosiaali- ja ter-
veysministerio, 2024). Toiminnan yhtendistiminen seki yksinkertaistaminen
ja osaamisen keskittdminen auttaisivat suuntaamaan rajalliset henkilost6-
resurssit jairkevimmin (Rajaniemi, 2023). Arviointitoiminnan yhtendistami-
nen on luonteva mahdollisuus kehittdd myos potilasjarjestGjen ja potilaiden
osallistumismahdollisuuksia.

Yksi suurimpia viranomaisten kokemia haasteita oli se, ettd lausunnot
eivit vastaa kisiteltdvaan asiaan, tai ne menevit ohi siitd, miki on viran-
omaisen toimivalta. Tama& johtuu osittain Hilalle toimitettavien hakemusten
luottamuksellisuudesta, jota kisiteltiin potilasjarjestojen kokemien haasteiden
yhteydessa edellisessi luvussa. Potilasjarjestéjen edustajien haastatteluissa tuli
esille, ettd osalla jarjestOista on epatietoisuutta siitd, mitkd ovat esimerkiksi
Euroopan ladkeviraston ja kansallisten HTA-viranomaisten tehtavit, ja mika
on hoitosuositusten ja Palkon suositusten ero. Tiedon puute seki potilasjarjes-
tGjen ja viranomaisten erilaiset odotukset osallisuudelle ja sen toteutumismuo-
doille on tunnistettu haasteeksi myos kansainvalisissa tutkimuksissa (Hoch
ym., 2014; Rozmovits ym., 2018).

Kuten kansainvilisissa tutkimuksissakin on tullut esille, my6s suoma-
laiset viranomaiset arvostivat lausuntoja, jotka tuovat konkreettista, mah-
dollisimman objektiivista ndkokulmaa potilaan ja ldheisen arkeen ja hoidon
kokonaisuuteen sisdltden tietoa, jota ei ole saatavilla kliinisten tutkimusten
raporteista tai muilta asiantuntijoilta (Rozmovits ym., 2018). Suomalaiset
viranomaiset vierastivat toivon merkityksen korostamista lausunnoissa, silld se
ei tuo lisatietoa varsinaiseen arviointiin ja paatoksentekoon. Tunteisiin vetoavia
lausuntoja ei nahty hyodyllisind myoskaan kanadalaisen tutkimuksen perus-
teella, jossa arviointitoimikunnan jasenet kokivat, etta tallaisten lausuntojen
vhteydessa on vaikea erottaa neutraalia tiedon vilittimistd potilaskokemuk-
sista ja jarjeston vaikuttamistyosta (Rozmovits ym., 2018). Suomessa potilas-
jarjestélausuntojen valmistelu on jarjestojen toiminnan kuvauksen perusteella
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monessa jarjestossd osa edunvalvontaa ja vaikuttamistoimintaa, ja tavoitteena
onyleensi korvattavuuden tai kaytt6onoton edistiminen (esimerkiksi Anders-
son, 2024; Diabetesliitto, 2024; IBD ja muut suolistosairaudet, 2024).

Jarjestojen ja viranomaisten tavoitteet lausuntotoiminnalle voivat siis
erota toisistaan. Tutkimuskirjallisuudessa on my6s pohdittu sitd, mika on eri
osapuolten nikokulmasta merkityksellista tietoa tai nayttod, ja mitd asioita
terveydenhuollon menetelmien arvioinnissa seka terveydenhuollon palve-
luvalikoimaa koskevassa paiatoksenteossa olisi ylipadtdan syytd huomioida
(Lomas ym., 2005; Saarni, 2010; Rozmovits ym., 2018). Koska terveyden-
huollon resursseja ohjaavat paatokset tehdddan aina ymparoivan yhteiskunnan
kontekstissa, tieteellisen tiedon, taloudellisia vaikutuksia koskevan tiedon ja
eri sidosryhmien niakemyksia esille tuovan kokemusperiisen tiedon yhteen-
sovittaminen nahdaan vialttamattomaksi (Lomas ym., 2005). Pdidtoksenteko
edellyttda avointa, eri ndkokulmat huomioivaa keskustelua siitd, mitd néyt-
t64d kussakin tilanteessa painotetaan ja miten nayttoa tulkitaan (Lomas ym.,
2005; Arthur ym., 2023). Yhteisen keskustelun lisdksi on kehitettdvd mene-
telmia siihen, miten lddkehoitojen laajempia yhteiskunnallisia vaikutuksia ja
ulkoisvaikutuksia, esimerkiksi sosiaalipalveluiden kustannuksia, vaikutuksia
tyollisyyteen, sosiaalisiin suhteisiin tai omaishoitajien hyvinvointiin, tulisi
huomioida osana arviointia (Mankinen ym. 2019; Laine ym., 2020).

Moni viitoskirjatutkimuksessa haastateltu viranomainen esitti haastatte-
lussa huolensa potilasjarjestéjen sidonnaisuuksista. Tima huoli on tullut esille
myos kansainvilisissa yhteyksissa (McCoy ym., 2017; Hashem ym., 2018; Gag-
non ym., 2021; Dimitrova ym., 2022). Haastatteluissa muutama potilasjirjesto
nosti esille yritysyhteistyon haasteet erityisesti ennen jarjestelmallisten lau-
suntomahdollisuuksien luomista, mutta painotti samalla, etta jarjestot perus-
tavat tyonsa ja lausuntonsa jaseniston ja laajemmin potilaiden kokemuksiin ja
tarpeisiin. Toisin kuin monessa muussa maassa, Suomessa potilasjarjestojen
toiminta ei ole yleensa riippuvaista ladkeyritysten tuesta, silld valtaosa vakiin-
tuneista jarjestoistd saa vuosittain rahoitusta toimintaansa sosiaali- ja terveys-
ministerion alaisuudessa toimivalta Sosiaali- ja terveysjarjest6jen avustuskes-
kukselta STEAlta (Sosiaali- ja terveysjirjestojen avustuskeskus, 2024; Laki
sosiaali- ja terveysalan yhdistysten ja sdatioiden rahoituksesta 3.3.2023/284).
STEA:n kautta myonnettiva rahoitus on kuitenkin lahivuosina vihenemaissa
(Valtioneuvosto, 2023, 2024).

Kansainvilisessa kirjallisuudessa viranomaiset ovat kuvanneet yhdeksi
merkittaviksi haasteeksi potilaiden ja terveydenhuollon ammattilaisten osal-
lisuutta tukevien, mahdollisimman tarkoituksenmukaisten toimintamallien
kehittamisen (O’rourke ym., 2020). Tassa tutkimuksessa haastatellut viran-
omaiset kokivat Hilan ja Palkon kehittdmat lausuntomallit padosin toimiviksi.
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7.4 Osallisuuden toteutuminen

7.4.1 Osallisuuden toteutuminen Arnsteinin asteikolla
tarkasteltuna

Lausuntojen hyodyntamiseen liittyvan epavarmuuden ja palautteen puuttu-
misen vuoksi moni haastatteluihin osallistunut potilasjarjestoedustaja koki
osallisuuden nidenndisend. Epavarmuus ja epaselvyys siitd, miten potilasjar-
jestolausuntoja hyodynnetdan viranomaisten paatoksenteossa ja mika niiden
vaikutus lopulta on, on tullut esille my6s aiemmissa tutkimuksissa (Mitton
ym., 2009; Scott & Wale, 2017; Boothe, 2019; Livingstone ym., 2021). Sherry
Arnsteinin asteikolla kuulemisen (consultation) sijoittuu tokenismin eli nden-
niisen osallistamisen kategoriaan (Arnstein 1969). Arnstein toteaa, ettd kansa-
laisten mielipiteen kuuleminen voi olla perusteltu askel aitoon osallistumiseen.
Irrallisena se on kuitenkin riittiméaton keino, silla kuulemisessa ei ole mitdan
varmuutta siitd, miten kansalaisten nakokulmat otetaan lopulta paatoksente-
ossa huomioon (Arnstein 1969). Tissid tutkimuksessa havaitut potilasjarjes-
tGjen huolet lausuntojen merkityksesta ja niiden hyédyntamisesta ovat hyvin
samansuuntaisia Arnsteinin ajatusten kanssa. Terveyden ja hyvinvoinnin
laitoksen (2023b, s.28) mukaan osallisuuden ja osallisuutta lisddvien toimien
onnistumisen tarkein mittari on se, kokevatko ihmiset olevansa osallisia ja
voivansa vaikuttaa asioihin. My6s tdlla mittarilla potilasjarjestojen osallisuu-
den toteutumisessa oli jarjestojen edustajien kokemusten mukaan puutteita.

Arnsteinin teoriaa on kritisoitu siit4, ettd se kuvaa lahinna vallan jakautu-
mista padtoksenteossa, eikd ota huomioon itse osallistumisen prosessia tai eri-
laisia osallistumisen malleja ja representaatioita (Tritter & McCallum, 2006).
On my0s esitetty, ettd Arnsteinin asteikon korkein taso, kansalaisten valta tai
kontrolli (kuva 2, s. 33), voi johtaa siihen, ettd palvelut tayttavat jonkun ryhméan
tarpeet paremmin kuin muiden (Tritter & McCallum, 2006; Sandman ym.,
2020). Tama askelma ja asetelma ei kuitenkaan ole realistinen eika toteudu
kaytdnnossa missadn julkisen terveydenhuollon toiminnassa.

Suomessa potilasjirjestdjen rooli lidkkeiden arviointiin liittyvissa paa-
toksenteossa sijoittuu Tritterin kollektiivisen ja reaktiivisen epasuoran osal-
listumisen kategoriaan, jossa tarkoitus on tuottaa sisilt6a terveydenhuollon
kehittdmiseen ja/tai paatoksentekoon (Tritter, 2009). Kuten aiemmissa tutki-
muksissa ja kansainvilisten kokemusten perusteella on havaittu, myos Suo-
messa potilasjarjestGjen osallistuminen toteutuu pddosin kirjallisessa muo-
dossa ja siinad arvioinnin vaiheessa, jossa sosiaalisia ja eettisid nakokulmia
pohditaan suhteessa tutkimus- ja kustannusvaikuttavuustietoon (European
Patients Forum, 2013; Scott & Wale, 2017; Arthur ym. 2023). Mahdollisuutta
suoraan osallistumiseen tai osittain delegoituun valtaan, jossa potilasjarjes-
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t6jen edustajilla olisi mahdollisuus olla mukana varsinaisessa paatoksen-
teossa, ei Hilan tai Palkon toiminnassa ole. Palko on jarjestinyt potilas- ja
potilasjarjestotapaamisia esimerkiksi osana Skitsofreniaryhmén psykooseja
sairastavien kognitiivinen kuntoutus ja Huumeriippuvuuksien hoidon ja kun-
toutuksen psykososiaaliset menetelmat -suositusten valmistelua (Sosiaali- ja
terveysministerio, 2020, 2023e), mutta ladkehoitojen yhteydessa niiti ei ole
viime vuosina jarjestetty.

Ruotsissa potilas- tai kuluttajajarjestoilld on edustus Hilaa vastaavan
TLV:nladkelautakunnassa jahammashoidon tuista paattavasséd lautakunnassa,
joissa ne ovat mukana téysivaltaisina jaisenina. Lautakunnissa mukana olevat
jarjesttjen edustajat eivat lautakunnassa edusta ainoastaan omaa sairausryh-
mainsi, vaan laajemmin potilasyhteisod. (Werko & Andersson, 2017.) Joissain
muissa maissa, kuten Saksassa, potilasedustajat ovat mukana paitoksenteko-
elimissd, mutta ilman ddnestysoikeutta (Haefner & Danner, 2017; The Global
Alliance for Patient Access (GAfPA), 2020). Potilasjarjestojen edustus Hilassa
ja Palkossa esimerkiksi TLV:n mallin mukaisesti oli yksi potilasjarjesttjen esit-
tdma kehittdmiskohde. Potilaiden ja kansalaisten vahvempaan osallistumiseen
kannustetaan myos tuoreissa kotimaisissa terveydenhuollon sisaltoohjaukseen
ja priorisointiin liittyvissa selvityksissd (Torkki ym., 2022; Rajaniemi, 2023;
Saarni, 2023). Tarve tuli esille my6s Himeen-Anttilan ym. (2016) julkaise-
massa tutkimuksessa, jossa haastateltiin potilasjirjestGjen edustajia heiddn
osallistumisestaan terveydenhuollon menetelmien arviointiin ja hoitosuosi-
tusten valmisteluun.

Suora osallistuminen lisdd kansainvilisten tutkimusten mukaan arvi-
oinnin ja paatoksenteon lapindkyvyytta ja legitimiteettid, ja voi myos auttaa
vihentamaan pelkoa tokenismista (Scott & Wale, 2017; Boothe, 2019; Wale &
Sullivan, 2020). Esimerkiksi Kanadassa arviointikomitean jiseneni toimiva
maallikkoedustaja kokoaa potilasjarjestdjen antamat lausunnot, tekee niista
yhteenvedon, esittda sen komitean muille jasenille seka osallistuu asiaa kos-
kevaan pohdintaan ja paatoksentekoon (Scott & Wale, 2017; Wale & Sullivan,
2020). Komiteoissa mukana olleet, suoraan paiatoksentekoon osallistuneet
potilas- tai maallikkoedustajat osasivat lausuntoja antaneita potilasjarjestojen
edustajia paremmin kertoa, mika lausuntojen vaikutus on ollut, ja minkalaisia
muutoksia niiden perusteella on mahdollisesti tehty (Wale & Sullivan, 2020).
On kuitenkin esitetty, ettd potilasedustajien mukaan ottamisessa riskina on,
ettd yksittdinen edustaja saattaa painottaa nikemyksissidan tietyn potilasryh-
maéan etua muiden kustannuksella, ja ettd haavoittuvimmassa asemassa olevien
potilaiden tilannetta ei huomioida (Sandman ym., 2020). Riski mahdollisiin
puolueellisiin tai vinoutuneisiin ndkokantoihin patee kuitenkin kaikkiin arvi-
ointiin ja paatoksentekoon osallistuviin asiantuntijoihin.
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Potilasedustajan sijaan Sandman ym. (2020) ehdottavat asiantuntijapo-
tilasta (consultant), joka lddketieteellisten asiantuntijoiden tavoin voi tuoda
lissaymmarrysté asian kasittelyyn omasta nikokulmastaan, haastaa muiden
asiantuntijoiden nakemyksii ja koota tai tulkita potilasndytt6d muille ty6-
ryhmien edustajille. Skotlannissa lddkkeiden arviointityéoryhmi on kokenut
erityisen hyodylliseksi potilaiden ja terveydenhuollon ammattilaisten keskus-
telun arvioitavasta menetelmaisti, jossa molemmat osapuolet tuovat esille omia
kokemuksiaan ja reflektoivat niitd (Wale & Sullivan, 2020).

Luottamusta ja lapindkyvyytta voi pysyvan potilasedustuksen ohella tai
sen sijaan vahvistaa avaamalla asian kasittelyd ja paatoksentekijoiden kaymaa
keskustelua tarkemmin kansalaisille (Sandman ym., 2020). Tama voi toteutua
avaamalla asiaa kirjallisesti tai mahdollistamalla kokousten ja keskustelun
seuraaminen esimerkiksi verkkoldhetyksend. NICE ja SMC jarjestéavit toimi-
kuntiensa kokoukset Zoom-tapaamisina, joihin kansalaisten on mahdollista
osallistua ja néin seurata arvioitavana olevan menetelmin esittelya. Paatosta
koskeva osa kokouksesta on kuitenkin suljettu yleisolta. (Wale & Sullivan 2020;
NICE 2024b.) Lipindkyvyyden lisidminen voisi lisita potilasjarjestéjen nako-
kulmasta toimintaympariston hallittavuutta ja ymmarrettavyytta, jotka puo-
lestaan voivat vahvistaa kokemusta osallisuudesta (Isola ym., 2017; Leemann
ym., 2022; Terveyden ja hyvinvoinnin laitos, 2023b).

Suoran osallistumisen lisdksi palautteen antaminen lausunnoista voi
lisatd luottamusta viranomaistoimintaan sekd parantaa lausuntojen laatua ja
vaikuttavuutta. Wale ja Sullivan (2020) toteavat omassa tutkimuksessaan, etta
palautteen puute on yksi rajoittava tekija osallisuuden kehittymiselle. Palaut-
teen puuttuessa potilasjirjestoilld ei ole selkeéta kasitysta siitd, minkélaiset
lausunnot tukevat mahdollisimman hyvin paatoksentekoa, ja toisaalta jarjestot
eivit voi ilman palautetta raportoida lausuntojen vaikutuksista jasenistolleen,
paitsilopulliseen paatokseen peilaten. Palautteen merkitysta korostetaan myos
HTAI- jarjeston laatustandardeissa (HTAI, 2014). Palko on jirjestanyt webi-
naareja lausuntopalautteen perusteella kuvantamistutkimuksen kriteereiden
yhteydessd. Webinaareissa Palkon sihteeristo, jaoston jasenet ja asiantuntijat
ovat esitelleet valmistuneita kriteereiti, kuvanneet kriteerien sidnnosperustaa
seki kertoneet vastauksia lausuntopalautteeseen. (Terveydenhuollon palvelu-
valikoimaneuvosto, 2022, 2023c¢.) Ladkehoitosuositusten yhteydessa vastaavia
webinaareja ei ole kuitenkaan jirjestetty.

Tassa tutkimuksessa kisitelldan potilasjarjestéjen osallisuutta potilasjar-
jestojen tyontekijoiden tai hallitusten jasenten haastatteluihin ja kokemuksiin
perustuen. Jarjestojen toimintamallit jiseniston tai laajemmin sairastuneiden
jaldheisten ddnen kokoamisessa seki lausuntojen kirjoittamisessa vaihtelivat,
ja timan johdosta lausuntojen edustavuudessa ja jaseniston kokemuksissa
osallisuuden toteutumisesta voi olla eroja. Polku sairastuneen kokemuksista
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potilasjarjestolausuntojen kautta Hilan ja Palkon paatoksentekoon on moni-
vaiheinen (kuva 7). Potilasjirjestojen edustajat korostivat, etta palaute lausun-
noista on tarkeaa, jotta he voivat vilittaa tietoa lausuntojen merkityksesta ja
viranomaisen toiminnasta kokemustietoa jakaneelle jasenistolleen.

7.4.2 Tavoitteiden merkitys osallisuuden toteutumisessa

Monessa kansainvilisessa tutkimuksessa ja ohjeistuksessa korostetaan selkei-
den, osallisuutta tukevien tavoitteiden merkitysta terveydenhuollon menetel-
mien arviointia ja hoitojen kdyttoonottoa koskevassa paatoksenteossa (Abelson
ym., 2007; Gauvin ym., 2010; INAHTA, 2021; Wale ym., 2021; OECD, 2022;
Sipild ym., 2022; Arthur ym., 2023). Vastaavasti ohjeistuksen ja selkeiden toi-
mintatapojen puute on tunnistettu yhdeksi osallisuuden kehittdmisen esteeksi
(Gagnon ym., 2021). Suomessa Hila ja Palko ovat luoneet ohjeet lausunto-
jen antamiseen. Palko mainitsee ohjeissa suositusluonnosta kommentoivalle
lisaksi kommentoinnin tarkoitukset (Terveydenhuollon palveluvalikoima-
neuvosto, 2024a). Kommentoinnin tarkoituksena on Palkon mukaan (2024a)
edesauttaa, ettd kaikki suosituksen kannalta tarpeellinen materiaali on ollut
Palkon kiytettdvissd; suositus perustuu oikeisiin ja riittiviin tietoihin; asi-
aan liittyvit erilaiset ndkokulmat on riittavasti huomioitu; suositus on kieli-
asultaan ymmarrettiva; suositus on kiytannossa toimeenpantavissa Suomen
terveydenhuollossa ja suosituksella voidaan saavuttaa tavoitellut vaikutukset ja
vaikutuksia voidaan seurata. Tamén tutkimuksen haastatteluissa viranomai-
set totesivatkin, ettd kommentoinnin tarkoituksena ei ole kysya mielipidetta
suosituksesta, vaan ennen kaikkea varmistaa edelld mainittujen tavoitteiden
toteutuminen. Potilasjarjestéjen edustajille Palkon toiminta oli epaselvia, ja
on mahdollista, etti tieto kommentoinnin tarkoituksista ei ole saavuttanut
potilasjirjestoja, tai potilasjarjestojen tavoitteet kommentoinnille ovat erilaiset
kuin viranomaisen maarittamat tavoitteet. Linkki Palkon ohjeeseen on nykyi-
sin mukana Ota kantaa —palveluun listattujen suositusluonnosten johdanto-
teksteissd, mutta ohje on lisitty vasta haastattelujen toteuttamisen jilkeen.
Kansainvilisten kokemusten ja tutkimusten perusteella olisi perusteltua
luoda selkeammait tavoitteet potilasjarjestojen osallistumiselle tai ainakin kes-
kustella tavoitteista tarkemmin yhdessi potilasjarjestojen kanssa, jotta yhtei-
nen ymmarrys lausuntojen tarkoituksesta, tavoitteista ja merkityksestd vah-
vistuisi. Tama lisdisi toimintaympéariston ymmarrettavyytta ja hallittavuutta,
mika voi vahvistaa osallisuuden kokemusta (Isola ym., 2017; Leemann ym.,
2022). Madriteltyjen tavoitteiden lisdksi onnistuneen osallistumisprosessin
yhtend edellytyksend on pidetty sitd, ettd osallistujille on kerrottu selkeisti
siitd, mihin on mahdollista vaikuttaa ja mihin ei (Jousilahti ym. 2022; OECD,
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2022). Tama ei vilttAmatta ole potilasjarjestéjen edustajille selvaa Hilan ja
Palkon nykyisten ohjeiden perusteella.

Haastattelujen perusteella vaikuttaa silté, ettd organisaatioiden tasolla
jarjestot, erityisesti SOSTEn koordinoima potilasjarjestgjen verkosto POTKA
ja viranomaiset ovat tehneet sdannollista yhteisty6td. Taman organisaatioi-
den vilisen yhteistyon voi katsoa kuuluvan Arnsteihin asteikon sovitteluun ja
jopa kumppanuuteen (Arnstein, 1969, kuva 2). Kdytannon tyossa haasteena on
kuitenkin resurssien puute viranomaisorganisaatioissa, mikd on tunnistettu
my0s kansainvilisissi tutkimuksissa (Gauvin ym., 2010; O’rourke ym., 2020;
Arthurym., 2023). My0s potilasjarjestojen resurssit ovat niukat, tehtavikentta
laajajajirjestojen avustuksiin on suunniteltu merkittavia leikkauksia vuodesta
2025 alkaen (Valtioneuvosto, 2023, 2024). Niin ikdén valtionhallinnon tehta-
vid ja toimintamenoja vihennetddn tulevina vuosina (Valtioneuvosto, 2024).
Resurssien vihetessd on mahdollista, ettd toimintoja joudutaan priorisoimaan
jajarjestdjen ja viranomaisyhteistyon seka osallisuuden toimintamallien kehit-
tdmiseen on jatkossa yha vihemmé&n mahdollisuuksia.

7.5 Potilasjarjestélausuntojen merkitys

Tassa tutkimuksessa viranomaiset kuvasivat, ettd lausunnot lisdavat ymmar-
rystd arvioitavana olevasta hoidosta ja potilaan hoidon kontekstista, mutta
niiden vaikutus paatoksentekoon on melko vihidinen. Kansainviliset tutki-
mukset tukevat titd tulosta (Wale & Sullivan, 2020; Livingstone ym., 2021).
Lausunnolla voi kuitenkin olla vaikutusta paatoksenteon prosessiin, vaikka se
ei muuttaisi lopullista paatosta tai suositusta (Livingstone ym., 2021).

Viranomaiset arvostivat eniten lausuntoja, jotka lisdavat heidan ymmar-
rystddn harvinaisista sairauksista sekd hoidoista, joihin liittyen tieteellinen
naytto on vield viahiista. Potilasjarjestdjen lausunnot auttavat ymmartamaan
hoidon kokonaisuutta, sairauden ja sen hoitojen vaikutusta potilaan seki laheis-
ten arkeen ja tuovat tukea johtopaatoksiin. Nama tutkimustulokset ovat linjassa
aiempien, Iso-Britanniassa ja Kanadassa tehtyjen tutkimusten kanssa. (Scott
& Wale, 2017; Annemans ym., 2017b; Rozmovits ym., 2018; Livingstone ym.,
2021; Nicod ym., 2023). Resurssien kdyton kannalta on kuitenkin tarkeéd huo-
mioida, ettd osa lausunnoista ei tuo viranomaiselle juurikaan lisdarvoa. Nii-
hin lukeutuivat tassa tutkimuksessa lausunnot, joissa paiasiallisena sisaltona
oli tutkimustulosten referointi, toive korvattavuudesta tai kdyttoonotosta, tai
viittaukset perusoikeuksiin.
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7.6 Hilan ja Palkon toiminta HTAI-jarjeston
laatustandardien valossa

Tutkimuksen perusteella voi todeta, ettd tiedotus lausuntojen ja arviointien
aikatauluista toteutuu Hilan ja Palkon kohdalla kohtalaisen hyvin (taulukko 9).
Molemmilla organisaatioilla on selkedt maardajat lausunnoille, ja lausuntoajat
ovat noin kuukauden mittaisia. Palko ilmoittaa lisdksi tulevista arvioinneista
ennakkoon, ja vuodesta 2022 potilasjirjestdjen on ollut mahdollista tuoda
nakemyksia arviointeihin jo suositusten valmisteluvaiheessa. Potilasjirjestot
voivat Palkon tiedotuksen perusteella arvioida varsinaisen suositusluonnoksen
julkaisuajankohdan ja valmistautualausunnon antamiseen jo etukiteen. Hilan
osalta potilasjarjestot seuraavat Hilan kokouspaitoksid, mutta haasteena on,
ettd potilasjarjeston on vaikea tietdd, missd Hilan kokouksessa tiettya asiaa
kasitelldan. Erityisesti, jos hinta- ja korvattavuushakemus etenee ehdollisen
korvattavuuden sopimusneuvotteluihin, aikataulua on vaikea ennakoida.

Yksi HTAi-jarjeston standardeista oli potilasnikokulman ja sen vaiku-
tuksen dokumentointijokaisen arvioinnin ja paatoksenteon yhteydessa (HTAI,
2014). Hilan ja Palkon osalta voi todeta, ettd Hilassa paidtoksenteon perus-
teet eivit ole julkisia, ja Palkossa dokumentointi ei ole ollut johdonmukaista
(taulukko 9). Vuonna 2024 julkaistujen suositusten yhteydessa Palkon teke-
mat lausuntoyhteenvedot ovat olleet aiempaa strukturoidumpia ja sisiltdneet
my6s maininnan siitd, mitd muutoksia valmiiseen suositukseen on lausuntojen
perusteella tehty (Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto, 2024€). On
perusteltua yhdenmukaistaa lausuntoyhteenvetoja ja kansainviliset ohjeistuk-
set huomioiden eritelld tarkemmin lausuntojen merkitys sekd mahdollisuuksien
mukaan antaa henkil6kohtaista palautetta lausunnon antaneille jarjestéille.

Yhteenvetona voi todeta, ettd HTAi-jarjeston laatustandardit tiedotuksen
osalta toteutuvat melko hyvin, mutta lausuntojen dokumentoinnin, raportoin-
nin ja palautteen antamisen osalta Hilan toiminta on puutteellista ja Palkon
toiminnassa on myos kehitettavaa (taulukko 9).
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Taulukko 10. Hilan ja Palkon toiminta HTAi-jarjeston laatustandardien mukaisesti arvioituna.

HTAI jarjeston laatustandardi
yksittdisille arvioinneille

Hilan ja Palkon toiminta

Arviointeihin liittyva viestinta
on proaktiivista, jotta viestinnan
avulla voidaan tehokkaasti
tavoittaa, tiedottaa ja
mahdollistaa monenlaisten
potilaiden osallistuminen.

Jokaisella arvioinnilla ja sen
vaiheilla on selkedt aikataulut ja
madrdajat.

Jokaisella yksittdiselld
arvioinnilla on nimetty
tyontekija, jonka tehtdvana on
tukea potilaiden osallistumista
arviointiin.

Arvioinnin yhteydessa
dokumentoidaan potilaiden
antamat ndkokulmat ja
kerrotaan, miten ne ovat
vaikuttaneet johtopaatoksiin ja
varsinaiseen paiatéksentekoon.

Arviointiin osallistuneille tai
siihen materiaalia tuottaneille
potilasjdrjestéille annetaan
palautetta siitd, mika on
arvioinnin kannalta ollut
hyddyllisintd, ja tuetaan
jarjestojen osallistumista
jatkossa.

Hila lahettda kuukausittaisen listan saapuneista
hakemuksista sahkopostilistalle ilmoittautuneille
jarjestoille ja julkaisee listan verkkosivuillaan. Ei ota
proaktiivisesti yhteytta eri sairausryhmia edustaviin
jarjestoihin potilasnakdkulmien saamiseksi.

Palko viestii tulevista ja kommentoitavana

olevista suositusluonnoksista verkkosivuillaan,
uutiskirjeessa ja X:ssa (ent. Twitter). On valilla ollut
proaktiivisesti yhteyksissa potilasjarjestoihin tiettyihin
suositusvalmisteluihin liittyen.

Tieto siitd, mihin lausunnoilla voi vaikuttaa ja mihin ei,
ei kay selkeasti ilmi ohjeista.

Toteutuu seka Hilan etta Palkon kohdalla.

Yhteyshenkil6 ja lisatietojen antaja on mainittu seka
Hilan potilasjarjestoille 1dhettdmassa sahkdpostissa
ettd Palkon tiedotteissa, mutta tukea potilaiden
osallistumiselle ei ole erikseen mainittu.

Hila ei avaa kokouspaatdstensa perusteluja,
ainoastaan kokouspaatdkset ovat julkisia ja ne ovat
katsottavissa Hilan kotisivuilla kokouksen jalkeen.

Palko on syksysta 2021 alkaen julkaissut yhteenvedon
saapuneista Ota kantaa -kommenteista. Yhteenvedot
eivat ole olleet ole yhdenmukaisia, vaan niiden
muoto on vaihdellut suosituksesta toiseen. Vuonna
2024 julkaistut lausuntoyhteenvedot ovat olleet
aiempaa strukturoidumpia, ja niissé on kuvattu, mita
lisdyksia tai muutoksia suosituksiin on Ota kantaa -
kommenttien perusteella tehty.

Potilasjarjestot eivat saa lausuntokohtaista palautetta

kummastakaan organisaatiosta. Yksittdiset jarjestojen

edustajat ovat pyytaneet henkildokohtaisesti palautetta
lausunnoista ja niiden merkityksesta.

Keskustelua ja yleista palautetta lausunnoista on
saatu SOSTEn POTKA-verkoston, Hilan seka Palkon
yhteistapaamisissa.
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7.7 Arviointitoiminnan tulevaisuus ja mahdollisuudet
osallisuuden kehittamiselle

Ladkkeiden arviointitoimintaan on tulossa ldhivuosina muutoksia. EU:n HTA-
asetus astuu voimaan tammikuussa 2025, ja se asettaa uusia vaatimuksia
my0s suomalaisille lddkealan viranomaisille ja arviointitoiminnalle (Asetus
(EU) 2021/2282). Tama koskee erityisesti Hilaa, jonka toiminta on tarkkaan
madritelty sairausvakuutuslaissa (Rajaniemi, 2023). Yksi STM:n johtaman
lddkeasioiden uudistuksen ja siihen liittyvan, vuosina 2024-2026 toteutettavan
Ladkkeet ja apteekkitalous -hankkeen tavoitteista on avo- ja sairaalalaikkei-
den arviointitoiminnan yhtendistiminen, mika on myos nostettu esille Petteri
Orpon hallitusohjelmassa (Valtioneuvosto, 2023; Sosiaali- ja terveysministerio,
2023b, 2024). Laidkeasioiden uudistukseen ja terveydenhuollon sisiltéohjauk-
seen liittyvissid selvityksissd on ehdotettu arviointitoiminnan keskittdmista
kansalliselle tasolle, minka avulla voidaan vilttda turhaa hallinnollista ty6ta
sekd nopeuttaa ja tehostaa arviointiprosessia (Ruskoaho, 2018; Rajaniemi,
2023; Saarni, 2023). Rajaniemi (2023) tuo selvityksessi esille my0s tavoitteet
huolehtialadkkeen kayttijan osallisuudesta ja tehda arvioinnista mahdollisim-
man lapindkyvia ja avointa. Potilaiden ja kansalaisten roolia ja osallisuutta
painottavat selvityksissadn myos Saarni (2023) ja Torkki ym. (2022). Potilaiden
ja kansalaisten nikokulmien huomioiminen voi lisita lapindkyvyyden lisaksi
paatosten hyvaksyttavyytta (Torkki ym., 2022; Saarni, 2023).

Arviointitoiminnan kehittdmisessi olisi luontevaa yhdenmukaistaa ja
uudistaa Hilan ja Palkon potilasjirjestdlausuntojen toimintamallit ja kehittaa
muita osallisuutta tukevia kaytant6ja. Uudistus antaisi my6s mahdollisuuden
kehittda menetelmia yhteiskunnallisen vaikuttavuuden systemaattisempaan
tarkasteluun osana lddkkeiden arviointia (Laine ym., 2020).

7.8 Tutkimuksen luotettavuuden tarkastelu

Viitoskirjani koostuu eri menetelmilld toteutetuista osatoistd. Ensimmaisen
osatyon aineisto perustuu viranomaisten tutkijan tietopyynt6ihin toimittamiin
vastauksiin, toinen ja kolmas artikkeli puolistukturoituihin yksil6- ja parihaas-
tatteluihin ja kolmas internetpaneelin kautta toteutettuun kansalaisille suun-
nattuun kyselytutkimukseen. Késittelen vaitoskirjan tulosten luotettavuutta
taman vuoksi tarkastelemalla osatoiti erikseen. Osatoissa II ja III aineisto ja
menetelmét olivat samoja, joten késittelen niitd yhtend kokonaisuutena.
Osaty0ssa I aineistona kaytettiin viranomaisten tuottamia materiaaleja
(tietoja saapuneiden lausuntojen maarista). Mahdollisia virheldhteitd ovat tieto-
jen arkistointiin tai luokitteluun liittyvat puutteet lausuntoja vastaanottavissa
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organisaatioissa seki virheet aineiston késittelyssa ja tulkinnassa (ks. alaviite
sivulla 60). Ndiden riskien vihentadmiseksi Hilalla ja Palkolla oli mahdollisuus
teella tarkennettiin Palkolle saapuneiden lausuntojen kokonaismaara, Hilan
osalta tehtiin korjaus vuosilukuun ja tarkennettiin tietoa siiti, ettda yhta hake-
musta/ladkevalmistetta kohden Hila on voinut vastaanottaa yhden tai useam-
man lausunnon ja/tai yksi lausunto on voinut koskea useampaa hakemusta/
ladkevalmistetta.

Potilasjarjestéjen ja viranomaisten kokemuksia kisittelevassa haastat-
telututkimuksessa (osatyGt II ja IIT) luotettavuutta voidaan arvioida tarkas-
telemalla laadullisessa tutkimuksessa yleisesti kdytettyja luotettavuuden kri-
teereitd: uskottavuutta, vahvistettavuutta, siirrettavyytta ja reflektiivisyytta
(Mays & Pope, 2000; Malterud, 2001a; Kylma ym., 2003; Kylma & Juvakka,
2014, S. 127—-129). Uskottavuudella tarkoitetaan sité, ettd aineistosta tehdyt
tulkinnat vastaavat haastatteluihin osallistuneiden kasityksia tutkimuskoh-
teesta (Kylmé & Juvakka, 2014, s. 128; Himeen-Anttila & Katajavuori, 2021b,
S. 164—-166). Tutkimuksen uskottavuutta vahvistaa se, ettd olen tyoni kautta
perehtynyt syvillisesti tutkittavaan aiheeseen ja kisitellyt teemoja ldhes pai-
vittdin arkityGssdni. Oma taustani terveydenhuollon ammattihenkilon4, poti-
lasjarjestossa tyontekijana ja luottamushenkilona sekd mahdolliset aiemmat
kontaktit haastateltaviin ovat voineet vaikuttaa tutkimuksen luotettavuuteen
eri tavoin. Luotettavuutta voi lisdtd kansainvéliseen kirjallisuuteen ja verrok-
kimaiden kokemuksiin ja kdytantoihin perehtyminen sekd kiymani keskustelu
ja tulosten reflektointi ohjaajien kanssa, joilla on erilainen ammatillinen ja
akateeminen tausta. Asiantuntijuus aihepiirista voi liséta analyysin ja tehtyjen
padtelmien uskottavuutta (ns. pitkittynyt tutustuminen aiheeseen) ja toisaalta
se voi myo0s lisdta potilasjarjestotaustaisten haastateltavien luottamusta tut-
kijaan ja tutkimukseen. (Amin ym., 2020; Himeen-Anttila & Katajavuori,
2021b, s. 166).

Pohdinta liittyy uskottavuuden lisdksi reflektiivisyyteen (syn. refleksiivi-
syys), eli sithen miten tietoinen olen omista lahtékohdistani tutkijana (Mays
& Pope, 2000; Kylma ym., 2003; Amin ym., 2020). Laht6kohdat vaikuttivat
omalta osaltani tutkimusaiheen valintaan, mutta aineiston analysoinnissa
pyrin tarkastelemaan aineistoa mahdollisimman objektiivisesti ja tuomaan
esille poikkeavia havaintoja, jotka eivat tunnu sopivan jo l16ydettyihin tai haas-
tattelurungon ohjaamiin teemoihin (Amin ym., 2020; Himeen-Anttila & Kata-
javuori, 2021b, s. 164—-167). Laadullisen tutkimuksen perusoletuksiin kuuluu
kuitenkin se, ettid todellisuuksia on monia, ja tutkimusaineistoa tarkastellaan
aina jostain viitekehyksesta tai asemasta kasin (Popay ym., 1998; Kylma ym.,
2003). Erilaiset tulkinnat tutkimuksen kohteesta eivit siis merkitse valtta-
mittd tutkimuksen luotettavuusongelmaa, vaan lisddviat ymmarrysta tutki-
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muskohteesta (Malterud, 2001a; Kylm& ym., 2003). Artikkeleihin sisillytetyt
sitaatit haastatteluista mahdollistavat lukijalle omien tulkintojen tekemisen
ja vahvistavat tutkimuksen luotettavuutta.

Suomalaisessa tutkimuskirjallisuudessa vahvistettavuutta ja riippu-
vuutta on kiytetty synonyymeind englanninkieliselle termille dependability.
Termi kuvaa sitd, ettd tutkimusprosessi tulee kuvata niin, etta toinen tutkija
voi seurata tutkimuksen etenemist4, ja tutkimustulokset ovat pysyvia ja tois-
tettavia, mikali tutkimus toteutetaan uudestaan. (Kylma ym., 2003; Himeen-
Anttila & Katajavuori, 2021b, s. 165-166.) Olen pyrkinyt tdhdn kuvaamalla
kyselylomakkeen laatimista, haastateltavien valintaa ja analyysin etenemista
ja haastateltavien valintaa mahdollisimman tarkasti. Siirrettavyys laadulli-
sessa tutkimuksessa viittaa siithen, ovatko tutkimuksen tulokset siirrettavissa
vastaaviin tilanteisiin riippuen siitd, miten samankaltaisia tutkimusymparisto
ja sovellusymparisto ovat (Malterud, 2001a; Graneheim & Lundman, 2004;
Tuomi & Sarajarvi, 2018, s. 162). Taman vaitoskirjatyon tulokset ovat olleet
samansuuntaisia kuin osallisuutta muissa terveydenhuollon konteksteissa tai
lausuntoprosesseissa selvittavissa tutkimuksissa. Haasteet osallisuuden toteu-
tumisessa ja kuulluksi tulemisessa sekd mahdolliset ratkaisut ovat mita toden-
niakoisimmin yhteneviisia myos muissa kansalaisyhteiskunnan ja viranomais-
toiminnan rajapinnoissa. Tassa tutkimuksessa osallisuus oli edustuksellista, ja
keskittyi potilasjarjestdjen tyontekijoiden tai luottamushenkiliden kokemuk-
siin. Lausuntojen valmistelun ja kokemustiedon kerddmisen toimintamallit
jarjesttissa vaihtelivat, ja jarjestGjen jaseniston kokemukset osallistumisesta
ja osallisuuden toteutumisesta voivat olla erilaiset.

Osaty0 IV perustui internetpaneelin avulla toteutettuun strukturoituun
kyselyyn, jonka mittareina kaytettiin aikaisemmin englannin kielelld toteu-
tetun kyselyn englannista suomeksi kaannettyja (Parsons ym., 2015). Kysely
oli aiemmin toteutettu kuudessa Euroopan maassa osana Needs Assessment
work package of the European Patients’ Academy on Therapeutic Innovation
(EUPATTI) -ohjelmaa (Parsons ym., 2015). Lomake kidnnettiin ammattimaisen
kaantdjan toimestaja takaisinkddnnettiin, mutta on mahdollista, ettd kiannok-
sessi tai termien madrittelyssa on ollut puutteita. Validiteetin parantamiseksi
kyselylomake esitestattiin neljalla potilasjarjeston kautta rekrytoidulla henki-
16114. Tutkimuksen tulokset perustuvat kansalaisten itse raportoimiin tietoihin.
Tulosten luotettavuuteen voi vaikuttaa se, miten vastaajat ovat ymmartaneet
kyselyn ja kuinka huolellisesti he ovat niihin vastanneet.

Tutkimuksessa kaytetyssi kiintiopoimintaan perustuvassa otantamene-
telmaéssa ei voida arvioida vastausprosenttia, koska vastaajia kutsutaan kyse-
lyyn ennalta asetettujen kiintididen ohjaamana. Talld otantamenetelmalla
on kuitenkin mahdollista saada edustava aineisto ennakkoon maéariteltyjen
taustamuuttujien suhteen. Tutkimuksen kiintiot asetettiin ikd4, koulutusta ja
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maantieteellistid aluetta koskevien kansallisten vaestolaskentatietojen perus-
teella, jotta otos olisi demografisesti edustava. Kantar TNS Gallup Forumin
osallistujat ovat kuitenkin valikoitunut joukko, silld he ovat vapaaehtoisesti
rekister6ityneet internetpaneelin vastaajiksi eiviatka valttamatta edusta koko
viestod. Edustavuuteen vaikuttaa myos se, ettd paneeliin kuuluvat ovat kaikki
internetin kayttdjia, jolloin perusjoukosta jad suoraan pois se osa vaestosta,
joka ei aktiivisesti kdyta internetia ja verkkopalveluita. Tutkimuksen yleistet-
tavyytta puoltaa kuitenkin se, etta tulokset olivat hyvin samansuuntaisia kuin
muissa Euroopan maissa saadut tulokset, joskin suomalaiset vastaajat arvioi-
vat omat tietonsa kriittisemmin kaikilla 1adkekehityksen ja terveydenhuollon
menetelmien osa-alueilla kuin verrokkimaiden vastaajat (Parsons ym., 2015).
Kysely toteutettiin ennen koronapandemiaa tammikuussa 2019. Kansalaisten
tiedot ladkkeiden kehityksesta, sadntelysti ja terveydenhuollon menetelmien
arvioinnista ovat voineet pandemian seurauksena lisddntya koronarokottei-
den vauhdikkaan kehityksen, ripedsti saatujen myyntilupien vuoksi ja aihe-
piiriin liittyvan julkisen keskustelun takia. TAima saattaa vaikuttaa tulosten
yleistettavyyteen.

Tutkimuksen luotettavuutta kokonaisuudessaan vahvistaa eri menetel-
mien kaytto eli metodologinen triangulaatio, jossa tutkimusaineiston hankin-
nassa kiytetdan useita tiedonhankintamenetelmii. Triangulaatio voi laajentaa
ja syventda tutkimuskohteesta saatavaa tietoa seki lisdta tulosten luotetta-
vuutta. (Patton, 1999; Himeen-Anttila & Katajavuori, 2021c, s. 174-177.)

7.9 Tutkimuksen eettisyyden tarkastelu

Vaitoskirjani aiheena on potilasjirjestéjen osallisuus uusien ladkehoitojen
arviointi- ja korvattavuusprosesseissa. Tutkimus on ei-kajoavaa terveystie-
teellistd tutkimusta, joka sijoittuu terveystieteiden ja sosiaalifarmasian tutki-
muskenttdan. Tutkimus on kaytanndllista ja yhteiskunnallisiin kysymyksiin
vastauksia etsivdi, ja keskittyy terveydenhuollon kehittdmiseen. Tutkimus
kohdistuu téysi-ikdisiin henkil6ihin, siind ei puututa osallistujien fyysiseen
koskemattomuuteen eika poiketa tietoisen suostumuksen periaatteista. Tut-
kimuksessa on noudatettu Tutkimuseettisen neuvottelukunnan ohjeita (Tut-
kimuseettinen neuvottelukunta TENK, 2019, 2023).

Eettinen pohdinta liittyy jo aiheen valintaan: mita yhteiskunnallista mer-
kitysta aiheellani on, ja onko sen tutkiminen eettisesti perusteltua (Kylma ym.,
2003; Haaparanta & Niiniluoto, 2016; Himeen-Anttila, 2021, s. 29). Aihe, osal-
lisuus, on hyvin ajankohtainen, ja osallisuuden edistiminen terveydenhuol-
lossa on mainittu useissa kansallisissa tavoitteissa, ohjelmissa ja raporteissa
(Sosiaali- ja terveysministerio, 2022, 2023d; Terveyden ja hyvinvoinnin laitos,
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2023; Rajaniemi, 2023). Tutkimusaihe on perusteltua myos terveyspoliittisten
linjausten nakokulmasta (Kylma & Juvakka, 2014, s. 44). Osallisuuden toteutu-
minen lddkehoitojen arviointi- ja korvattavuusprosesseissa on Suomessa viela
alkutekijoissadn, eiki aiheesta ole tehty juurikaan tutkimusta.

Terveydenhuollon ja sairaanhoidon asiakas- ja potilaslaht6isyyden kehit-
tymiseen ja kehittdmiseen liittyy jo aiheena eettisid ongelmia — auttaako asi-
akkaiden, potilaiden tai potilasjdrjestojen osallisuus kehittiméaén terveyden-
huoltoa ja sairaanhoitoa paremmaksi ja tuoko se hyvia yhteiskunnalle, vai
liittyyko vaatimus osallisuudesta kuluttajayhteiskunnan ja medikalisaation
vahvistumiseen (Toiviainen, 2007). Aihetta ei kuitenkaan voi sivuuttaa, silla
kansalaisten osallisuus on olennainen osa demokraattista yhteiskuntaa, ja siita
on tullut erottamaton osa terveyspalveluiden kehittdmista.

Ensimmainen, dokumentteihin perustuva analyysi oli eettisesti helpom-
min kisiteltava, silla se sisilsi ainoastaan viranomaisten tuottamia, julkisuus-
lain perusteella julkisesti saatavilla olevia tietoja lausuntojen maarasta seka
muuta viranomaislidhteistd avoimesti saatavilla olevaa tietoa. Eettinen poh-
dinta liittyykin tutkimuksessani padasiassa osat6ihin II ja III, jossa haasta-
teltavina oli potilasjarjest6jen edustajia ja viranomaisia. Tein tutkimuksessani
sen rajauksen, ettd en haastattele potilaita, vaan potilasjarjestdjen tyonteki-
joita tai hallituksen jidsenid ja viranomaisia. Potilaat olisivat voineet tuoda
arvokasta nakokulmaa aiheeseen, mutta olisi ollut hyvin mahdollista, etta
haastatteluissa olisi tullut esille terveyteen liittyvia henkilGtietoja, jotka eivat
kuitenkaan olisi varsinaisten tutkimuskysymysten kannalta relevantteja. Ter-
veyteen liittyvit tiedot olisivat olleet mukana danitallenteissa ja litteroidussa
tekstissa, tai vaihtoehtoisesti ne tulisi litteroinnissa poistaa, mika olisi lisinnyt
tyomaaraa merkittavasti. Padtokseen vaikutti lisdksi se, ettd potilasjirjestojen
edustajat edustavat laajempaa potilasyhteis64, jolloin heiddan haastattelujensa
kautta on mahdollista saada monipuolisempaa niakokulmaa esiin yksittdisten
potilaiden kokemusten ja ajatusten sijaan.

Tutkimukseen osallistuminen oli vapaaehtoista ja perustui haastatelta-
van antamaan tietoon perustuvaan suostumukseen (Yleinen tietosuoja-asetus
(GDPR) artikla7; TENK 2019,2023). Ennen haastatteluun osallistumista lihe-
tin haastateltaville sihkopostitse tiedotteen tutkimuksesta, haastattelurungon
ja tieteellisen tutkimuksen tietosuojailmoituksen. Haastateltavat allekirjoitti-
vat suostumuksen haastattelututkimukseen osallistumisesta ja henkil6tieto-
jen kiytosta. Haastattelun alussa kerroin osallistujille suullisesti tutkimuksen
tavoitteista ja taustasta sekd kdvimme ldpi tiedotteen seka tietosuojailmoi-
tuksen sisédllot. Muistutin haastateltavia osallistumisen vapaaehtoisuudesta
ja luottamuksellisuudesta. Haastatteluissa ei kisitelty terveystietoja tai muita
tietosuoja-asetuksen 9 artiklan mukaisia erityisid henkilGtietoryhmia (arka-
luonteisia henkilGtietoja).
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Tarkea eettinen kysymys on se, miten suojella haastateltavien yksityi-
syytta (Kylma & Juvakka, 2014, s. 152). Jotta vastauksia voi analysoida ja jotta
ne voi asettaa oikeaan kontekstiin, artikkeleissa on tuotava esille haastateltavan
taustaorganisaatio jakaen ne ainakin kahteen kategoriaan: potilasjarjesto ja
viranomaistaho. Muita tietoja haastateltavista ei ole tutkimuksessa tai siihen
liittyvissa artikkeleissa mainittu. Anonymiteetin varmistamiseksi litteroidusta
aineistosta on poistettu nimi- ja tunnistetiedot, esimerkiksi haastateltavan
organisaatio. Haastatteluaineisto on tallennettu ja sdilytetty tutkimuksen tie-
tosuojailmoituksessa kuvatulla tavalla.

Osaty0Ossa IV vastaajat olivat vapaaehtoisesti suostuneet internetpaneelin
jaseniksi ja olivat valmiita vastaamaan anonyymisti kyselyihin. Kantar TNS:n
toimittamassa aineistossa ei ollut tietoa, joka olisi mahdollista yhdistaa yksit-
tdiseen henkil6on.

Tutkimus ei vaatinut eettistd ennakkoarviointia eika tutkimuslupia, silla
tutkimukseen ei sisaltynyt tutkimuseettisen neuvottelukunnan méaéarittelemia
ennakkoarviointia edellyttdvia tutkimusasetelmia (TENK, 2019). Aineiston
kisittelyssd noudatettiin tutkimushetkelld voimassa olleita tietosuojasaadok-
sid sekd hyvia tieteellisen tutkimuksen kéytanteita 1api vaitoskirjaprosessin
(Yleinen tietosuoja-asetus (GDPR) artikla 7; TENK 2019, 2023).

7.10 Tutkimuksen vahvuudet ja heikkoudet

Tutkimuksen vahvuutena on aiheen ajankohtaisuus kansallisessa terveys- ja
ladkepolitiikassa sekd tutkimuksen pohjautuminen kiaytdnnon tyossa havait-
tuihin tiedon tarpeisiin. Potilasjarjestot ovat olleet mukana osatéiden II-IV
suunnittelussa tutkimuksen alkuvaiheista lahtien. Tutkimuksen tulosten avulla
seki potilasjarjestot ettd viranomaiset voivat kehittdd omaa toimintaansa siten,
ettd osallisuuden kokemus vahvistuu ja lausunnoista saatava hyéty on mah-
dollisimman suuri. Tulokset tukevat kansallisen terveyspolitiikan tavoitteita
ladkkeen kiyttdjien osallisuuden vahvistamisesta. Tutkimuksen vahvuutena
on my6s monimenetelmallisyys, jonka vuoksi aihetta on kasitelty monesta eri
nakokulmasta. Osatyon IV vahvuutena oli kyselytutkimukseen vastanneiden
demografinen kattavuus.

Haastateltavien henkiloiden lukumaééara oli osatoissa II ja ITII melko pieni
(n=21), mutta mairi on teemahaastatteluille melko tyypillinen (Himeen-Ant-
tila & Katajavuori, 2021a, s. 118). Haastateltavien lukumé&araan vaikutti se,
ettd tutkimuksen kohteena olevia ja aiheen parissa toimivia viranomais- ja
potilasjirjestotahoja on Suomessa rajallisesti. Henkilostoresurssien puute tun-
nistettiin haasteeksi seka potilasjarjestoissa ettd viranomaistoiminnassa, ja
tdma heijastui myos haastateltavien lukumaariaan. Haastateltaviksi pyrittiin
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kutsumaan laajasti potilasjirjest6ja ja erityisesti niit4, joilla oli ollut mahdol-
lisuus antaa lausuntoja Hilalle tai Palkolle arvoitavana olevista laakehoidoista.
On kuitenkin todenn#koistd, ettd tutkimuksesta on jaanyt pois jarjestoja, jotka
ovat antaneet lausuntoja. Seké potilasjirjestojen ettd viranomaisten haastatte-
luissa oli havaittavissa saturaatiota, ja tietyt teemat toistuivat haastatteluissa.
Laadullisena tutkimuksena osatoiden II ja III padasiallisena tavoitteena ei ole
pyrkia yleistimaan tuloksia, vaan kuvata ilmiota monipuolisesti, seka tuoda
esille erilaisia kokemuksia, merkityksii, nakékulmia ja subjektiivisia todelli-
suuksia (Kylma ym., 2003; Kylma & Juvakka, 2014, s. 28—31; Tuomi & Sara-
jarvi, 2018, s. 98). Tulosten tulkinnassa tulee my6s huomioida, ettd haasta-
teltavat olivat jarjestojen tyontekijoita tai hallituksen jasenia, eivit yksittaisia
potilaita tai laheisia.

Tuloksia tulkitessa on my6s huomioitava haastattelujen ajankohta. Haas-
tattelut toteutettiin vuonna 2021, ja seka potilasjirjestdjen ettd Hilan ja Palkon
toiminnassa on voinut tapahtua sen jalkeen muutoksia. Esimerkiksi Palko on
haastattelujen jalkeen tarkentanut ohjeistuksiaan suositusluonnoksien kom-
mentoinnista ja julkaissut lausuntoyhteenvetoja aiempaa yhtendisemmassa
muodossa.

Koronapandemia on voinut vaikuttaa kansalaisten tietoon ladkkeista tai
lddkkeiden arvioinnista, mika voi vaikuttaa vuonna 2019 toteutetun kysely-
tutkimuksen (osatyo IV) tulosten yleistettavyyteen. Kyselytutkimuksen eng-
lanninkielisen lomakkeen kddnnoksessa tai termien riittavan kattavassa maa-
rittelyssd on voinut olla puutteita.
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8.1 Johtopaatokset

Potilasjarjestojen osallistumisen mahdollisuudet Hilan ja Palkon toimin-
nassa ovat kehittyneet viimeisen 10 vuoden aikana. Potilasjirjest6jen ja
viranomaisten yhteistyon tuloksena on luotu vuonna 2016 kiytt6on otetut
toimintamallit lausuntojen antamiseksi. Lausuntojen kautta potilasjarjestot
voivat tuoda sairastuneiden seki ldheisten ndkokulmia lddkehoitojen arvi-
ointiin ja paatoksentekoon.

Potilasjarjestojen edustajat kokivat toimintamallit lausuntojen antamiseksi
sindnsa toimiviksi, mutta kokemus osallisuuden toteutumisesta oli heikkoa.
Haastatteluissa korostui epatietoisuus siitd, miten lausuntoja hyédynnetdan
paatoksenteossa. Tama johtui lausuntoja koskevan palautteen puuttumisesta
ja paatoksenteon lapindkymattomyydesta. Jarjestojen sekd viranomaisten
yhteisty6 organisaatioiden vililla on kuitenkin ollut pitkdjanteisté ja sdan-
nollistd, ja sen voi ndhda aidoksi kumppanuudeksi. Tama ei kuitenkaan
tutkimuksen perusteella vility varsinaiseen arviointitoimintaan tai korvat-
tavuutta ja suositusta koskevaan paitoksentekoon.

HTAi-jarjeston laatustandardien mukaisesti arvioituna Hilan ja Palkon
toiminta on tiedotuksen ja potilasjarjestolausunnoille asetettujen aikatau-
lujen osalta standardien mukaista. Potilasndkékulman ja sen merkityksen
dokumentoinnissa, raportoinnissa ja palautteen antamisessa on kuitenkin
puutteita. Toiminnan kehittdmista tarvitaan, jotta osallisuus toteutuisi
kansainvilisten suositusten mukaisesti. Kansalaisille ja potilasjarjestdjen
edustajille suunnattua tietoa terveydenhuollon menetelmien arvioinnista ja
arviointeja toteuttavien viranomaisen toiminnasta tarvitaan lisaa.

Resurssien puute koettiin yhdeksi merkittaviksi esteeksi toiminnan kehit-
tamiselle seka potilasjirjestoissa ettd viranomaisorganisaatioissa. Potilas-
jarjestailla oli lisaksi vaikeuksia 16ytaa potilasnakokulmia uusista hoidoista,
joita ei ole Suomessa vield kaytossa. Taman vuoksi lausuntoja on usein vaikea
perustaa suorille potilaskokemuksille.

97



Mirjami Tran Minh

+ Yksi merkittdva haaste potilasjarjest6jen nakokulmasta on se, ettd hinta- ja
korvattavuushakemusten yksityiskohdat eivit ole julkisia. Timéan vuoksi
potilasjarjestéjen on vaikea kohdentaa Hilalle suunnatut lausunnot kési-
teltdvaan asiaan.

« Viranomaiset niakivat lausuntojen merkityksen suurimpana silloin, kun tut-
kimusniytto arvioitavana olevasta valmisteesta on vahaista. Ristiriitaisesti
juuri ndissa tilanteissa, joissa potilasndkokulma olisi tarpeellisinta, potilas-
kokemuksen 16ytdminen on haastavaa.

« Viranomaiset arvostivat lausuntoja, jotka lisddvat ymmarrystd potilaan
arjesta sairauden ja hoitojen kanssa, tuovat esille hoidon kokonaisuutta ja
potilaan mahdollisesti kokemia haasteita nykyisen hoitokdytdnnon mukai-
sista hoidoista. Viranomaisten toiveena oli saada tasapainoista ja avointa
palautetta my0s niissé tilanteissa, joissa jotain hoitoa ei tulisi ottaa kayttoon.

« Lausuntojen merkitys viranomaisen paatoksenteossa oli tutkimuksen perus-
teella melko vihainen. Viranomaisen paiatoksenteko perustuu kokonaisar-
vioon, jossa potilasjirjestolausunnot tdydentdavat muuta arvioinnissa hyo-
dynnettdvaa materiaalia.

8.2 Suosituksia ja jatkotutkimusaiheita

Tutkimukseni ja kirjallisuuden perusteella esitin seuraavia suosituksia ja
jatkotutkimusaiheita:

+ Laskehoitojen arviointitoiminnan kansallisessa kehittdmisessa on tarpeen
edistda arvioinnin lapindkyvyyttd ja avoimuutta seki kehittda potilaiden
ja potilasjirjestojen osallistumisen toimintamalleja.

« Osallisuutta tukevia toimintamalleja on tidrkea arvioida sddnnollisesti ja
kehittdaa arvioinnin perusteella kaikkien osapuolten nakokulmasta toimi-
valla tavalla. Viranomaisten olisi hyva viestinnéssa tuoda selkeisti esille se,
mihin lausunnoilla ja muilla osallistumisen toimintamalleilla voi vaikuttaa
ja mihin ei.

« Toimintamallien kehittdmisen yhteydessid kannattaa keskustella esimerkiksi
siitd, minkalaista tietoa potilasjarjestoilld on, miti tietoa ne voivat arvioin-
teihin tuottaa, mika merkitys tdlla tiedolla on osana arviointia, ja miten
tdma huomioidaan potilasjirjestoille suunnatussa ohjeistuksessa.
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» Tassa tutkimuksessa keskityttiin lausuntojen maaradn sek potilasjarjesto-
jenjaviranomaisten kokemuksiin lausuntojen antamisesta, osallisuudesta ja
lausuntojen hy6dyntdmisesta. Yksi jatkotutkimusaihe on tutkia tarkemmin
varsinaisten lausuntojen sisilt64 ja painotuksia. Téta tietoa voisi hydodyntdaa
esimerkiksi potilasjarjestoille suunnatun ohjeistuksen kehittdmisessa.

+ Avohoidon- ja sairaalalddkkeiden arviointitoimintaa ohjaavan lainsaadan-
non erot vaikuttavat niin arviointitoimintaan, siina kaytettyihin kriteerei-
hin kuin potilasjarjestojen osallistumisen mahdollisuuksiin ja lausuntojen
toivottuihin painotuksiin. Ladkeasioiden uudistuksessa ja arviointitoimin-
nan kehittdmisessd on hyvd huomioida avohoidon- ja sairaalaldikkeiden
arviointitoiminnan lisdksi lausuntomallien ja osallistumismahdollisuuksien
yhtendistdminen.

« Harvinaisten sairauksien uusista ladkehoidoista ei useinkaan ole kotimaisia
kayttokokemuksia. Naissa tapauksissa voisi pohtia, olisiko viranomaisen
mahdollista hyodyntda laajemmin muiden maiden arviointiprosesseissa
kerittyja jadokumentoituja potilaskokemuksia. Laadullista aineistoa potilai-
den jaldheisten kokemuksista voisi strukturoidun elaménlaatutiedon liséksi
keratd nykyistd enemman myos kliinisissi tutkimuksissa. TAma voisi auttaa
ymmartdmaan syvillisemmin potilaiden ja liaheisten kokemuksia uudesta
hoidosta ja sen vaikutuksista eliméanlaatuun, arkeen ja toimintakykyyn.
Tieto olisi silloin kaytettdvissa seki potilasjarjestojen ettd viranomaisten
tyOssi arviointitoiminnan tukena.

« Kansainviliset ohjeistukset ja haastatteluaineisto puoltavat potilasnako-
kulman vahvempaa integrointia arviointiprosesseihin sekd mahdollisuutta
osallistua asian kasittelyyn ja/tai paatoksentekoon asiantuntijaryhmaén,
lautakunnan tai neuvoston jaseneni (suora osallistuminen). Arviointimene-
telmid on kehitettava siten, ettd tutkimusnayton ja kustannusvaikuttavuus-
tiedon ohella voidaan kattavasti huomioida potilasnikékulma ja laajemmat
yhteiskunnalliset vaikutukset.

+ Sairausvakuutuslakiaja terveydenhuoltolakia uudistettaessa olisi syyta poh-
tia, voisiko lddkkeiden hintalautakunnan ja terveydenhuollon palveluvali-
koimaneuvoston kokoonpanoon lisidtd kansalaisyhteiskunnan tai potilaiden
edustajia ladketieteen, hoitotieteen, farmakologian, terveystaloustieteen,
oikeustieteen ja sosiaaliturvajirjestelmén asiantuntijoiden lisdksi.
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+ Suoran osallistumisen mahdollistaminen potilaiden, potilasjirjestGjen tai
kansalaisyhteiskunnan edustajille edistiisi arviointitoiminnan ja paatok-
senteon lapinakyvyytta. Osallisuuden kokemusta ja lapindkyvyytté voi vah-
vistaa my6s dokumentoimalla tarkemmin arviointiin ja paatoksentekoon
liittyvaa pohdintaa, avaamalla kokouksia yleisolle sekd antamalla lausun-
nonantajille palautetta lausunnoista ja niiden merkityksesta.

« Mikaili potilaiden ja kansalaisten osallistuminen ndhdéén tarkedna arvioin-
titoiminnan osana, se edellyttaa resursseja sekd viranomaisorganisaatioissa
ettd potilasjarjestoissa.

« Potilasjirjestoille lausuntojen antaminen on usein osa jirjeston edunval-
vontatyotéd. Viranomaiset puolestaan kaipaavat lausunnoilta tasapainoista,
objektiivista tietoa, joka tuo lisdarvoa tai -ndytt64 arviointitoimintaan. Tima
ristiriita on tullut esille kansainvilisessa kirjallisuudessa seka tassa tutki-
muksessa. Olisi tarkei tutkia tarkemmin seka jarjestdjen ettd viranomaisten
tavoitteita osallistumista tukeville toimintamalleille ja osallisuuden toteu-
tumiselle, seka sitd, miten niitd tavoitteita voisi sovittaa yhteen parhaalla
mahdollisella tavalla.
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LITTEET

Liite 1. Kooste Hilan vastauksista tietopyynt6ihin (osatyo I)

Hilan vastaanottamat potilasjarjestélausunnot 2017-2023. Vuosien 2022-2023 aineisto
perustuu tammikuussa 2024 tehtyyn tietopyyntéodn (Tran Minh, julkaisematon tulos 2024).

Lausunnon Diaarinumero Valmisteen nimi Lisdtieto
saapumisvuosi

2023 883/2023 Aquipta

2023 00091/2023-21 Brukinsa

2023 00689/2023-17 Brukinsa

2023 00631/2023-22 Camzyos

2023 00429/2023-13 Elfabrio

2023 01552/2022-20 Fintepla

2023 00353/2023-9 Forsteo

2023 00194/2023-21 Hemlibra Laajennushakemus
2023 00571/2023-9 Humira

2023 00122/2023-27 Imbruvica Laajennushakemus
2023 00134/2023-14 Kerendia Laajennushakemus
2023 00591/2023-19 Lumykras

2023 00617/2023-16 Mounjaro

2023 01663/2022-9 Myfortic Uusintahakemus
2023 00723/2023-12 Omvoh

2023 901/2023 Remsima

2023 00821/2023 RISEDRONAT SANDOZ Uusintahakemus
2023 01558/2022-20 Rozlytrek

2023 00328/2023-23 Sotukty

2023 00304/2023-22 | Venclyxto

2023 01550/2022-19 Vydura

2023 00588/2023-8 Yuflyma

2022 01198/2021-16 Braftovi Laajennushakemus
2022 01198/2021-20 Braftovi Laajennushakemus
2022 00776/2022-12 BUDENOFALK Uusintahakemus
2022 00777/2022-12 BUDENOFALK Uusintahakemus
2022 00745/2022-10 Cortimentin Uusintahakemus
2022 00772/2022-15 CRYSVITA Laajennushakemus
2022 00556/2022-14 Evenity

2022 01243/2022-22 Evrysdi

2022 01243/2022-24 Evrysdi

2022 00072/2022-1 Hukyndra & Hyrimoz

2022 00084/2022-8 Hukyndra & Hyrimoz

2022 01134/2022-10 Imraldi Laajennushakemus
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Liitteet

Lausunnon Diaarinumero Valmisteen nimi Lisdtieto
saapumisvuosi

2022 00110/2022-16 Lumykras

2022 00658/2021-34 Orladeyo

2022 00634/2021-26 Revestive

2022 01182/2022-14 Rinvoq Laajennushakemus
2022 00529/2022-19 Tepmetko

2022 01282/2022-19 Teysuno Laajennushakemus
2022 00561/2022-16 Vyepti

2022 00604/2022-13 Xospata

2021 01180/2020 Rozlytrek

2021 01149/2020 DARZALEX

2021 00165/2021 PROLIA Uusintahakemus
2021 00187/2021 ACLASTA Uusintahakemus
2021 00190/2021 FORSTEO Uusintahakemus
2021 00182/2021 SANDIMMUN NEORAL Uusintahakemus
2021 00339/2021 Translarna

2021 00249/2021 ADVAGRAF Uusintahakemus
2021 00251/2021 PROGRAF Uusintahakemus
2021 00491/2021 Evrysdi

2021 00339/2021 Translarna

2021 00560/2021 HUMIRA (Abacus Medicine) Laajennushakemus
2021 00594/2021 RETSEVMO

2021 00629/2021 ASACOL

2021 00682/2021 Kaftrio Laajennushakemus
2021 00683/2021 Kalydeco Laajennushakemus
2021 00686/2021 TAGRISSO Laajennushakemus
2021 00652/2021 VENCLYXTO Laajennushakemus
2021 00594/2020 LYNPARZA Laajennushakemus
2021 00775/2021 PROLIA Uusintahakemus
2021 00655/2021 OFEV Laajennushakemus
2021 00877/2021 Bimzelx

2020 01027/2020 Ongentys

2020 01034/2020 HEMLIBRA

2020 01016/2020 Kaftrio

2020 00885/2020 VICTOZA Uusintahakemus
2020 00886/2020 OZEMPIC Uusintahakemus
2020 00894/2020 LYXUMIA Uusintahakemus
2020 00851/2020 BYETTA Uusintahakemus
2020 00852/2020 BYDUREON Uusintahakemus
2020 00883/2020 TRULICITY Uusintahakemus
2020 00715/2020 OFEV

123



Mirjami Tran Minh

Lausunnon Diaarinumero Valmisteen nimi Lisdtieto
saapumisvuosi

2020 00884/2020 THYROXIN Uusintahakemus
2020 00474/2020 TAKHZYRO

2020 01121/2019 Crysvita

2020 00593/2020 Entyvio

2020 00576/2020 Besremi

2020 00581/2020 ALUNBRIG

2020 00472/2020 WAKIX

2020 00558/2020 Targaxan

2020 00372/2020 Fotivda

2020 00377/2020 Kalydeco

2020 00378/2020 Symkevi

2020 00431/2020 Orkambi

2020 00126/2020 Lecigon

2020 00127/2020 Ongentys

2020 00211/2020 OZEMPIC

2020 00275/2020 Evenity

2020 00181/2020 ROACTEMRA

2020 00106/2020 TOUJEO SOLOSTAR

2020 00074/2020 PREVYMIS

2020 00099/2020 EMGALITY

2020 01441/2019 SAXENDA

2019 01074/2019 FOSRENOL Uusintahakemus
2019 01018/2019 MEDITHYROX

2019 01072/2019 MEDITHYROX Uusintahakemus
2019 00845/2019 OZEMPIC

2019 00784/2019 TAGRISSO

2019 00793/2019 LYNPARZA

2019 00768/2019 WAKIX

2019 00661/2019 Ajovy

2019 00702/2019 ZEJULA

2019 00692/2019 Medithyrox

2019 00491/2019 MEKINIST

2019 00492/2019 TAFINLAR

2019 00549/2019 LONSURF

2019 00402/2019 Advagraf, Uusintahakemus Uusintahakemus
2019 00426/2019 Translarna

2019 00443/2019 Symkevi

2019 00444/2019 Kalydeco

2019 00585/2019 Orkambi

2019 00379/2019 SANDIMMUN NEORAL Uusintahakemus
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Lausunnon
saapumisvuosi

Diaarinumero

Valmisteen nimi

Lisatieto

2019 00324/2019 Hypurin Porcine Neutral Erityislupavalmiste

2019 00315/2019 Hypurin Porcine Isophane Erityislupavalmiste

2019 00286/2019 Hypurin Porcine Isophane Erityislupavalmiste

2019 01109/2018 MAVENCLAD Uusintahakemus

2019 01220/2018 MAVENCLAD

2019 01235/2018 Alunbrig

2019 01239/2018 Mektovi

2019 01240/2018 Braftovi

2018 00774/2018 PHYSIONEAL 35 GLUCOSE Uusintahakemus

2018 00775/2018 PHYSIONEAL 35 GLUCOSE Uusintahakemus
CLEAR-FLEX

2018 00776/2018 EXTRANEAL Uusintahakemus

2018 00796/2018 Cabometyx

2018 00708/2018 AIMOVIG

2018 00621/2018 FORSTEO Uusintahakemus

2018 00704/2018 Prolia Uusintahakemus

2018 00705/2018 Prolia

2018 00494/2018 TAGRISSO

2018 00921/2017 Xadago

2018 00211/2018 Ninlaro

2018 00108/2018 Xalkori

2018 00162/2018 BUDENOFALK Uusintahakemus

2018 00193/2018 Imurel Uusintahakemus

2018 01182/2017 Imnovid

2018 01238/2017 RAXONE

2018 01229/2017 MYFORTIC Uusintahakemus

2017 01007/2017 Tresiba

2017 00971/2017 Medithyrox

2017 00972/2017 Medithyrox

2017 01016/2017 Elvanse Adult

2017 00852/2017 Mexiletine Hydrochloride Teva Erityislupavalmiste

2017 00847/2017 Mexiletine Hydrochloride Teva Erityislupavalmiste

2017 00806/2017 Sandimmun Neoral Uusintahakemus

2017 00806/2017 Sandimmun Neoral Uusintahakemus

2017 00806/2017 Sandimmun Neoral Uusintahakemus

2017 00715/2017 Sandimmun Uusintahakemus

2017 00768/2017 Ongentys Erityislupavalmiste

2017 00716/2017 Toujeo Uusintahakemus
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Liite 2. Kooste Palkon vastauksista tietopyyntéihin (osatyé I)

Palkon toteuttamat suositukset ja Ota kantaa -kommenttien lukumaarat potilasjarjestoilta
tai yksittaisiltd kansalaisilta 2015-2023. Vuosien 2022-2023 aineisto perustuu tammikuussa
2024 tehtyyn tietopyyntddn (Tran Minh, julkaisematon tulos, 2024).

Laakesuosituksen nimi Ladkesuosituksen Otakantaa-
kommenttien lukumaara

Potilas- | Potilas tai asiakas | Yht.
jarjesté taikka heidan (n)

(n) omaisensa (n)’
10.12.2015 Silmanpohjan kostean ikdarappeuman hoito
S T . . - 0 0 0
silmansisaiselld bevasitsumabilla?
15.3.2018 Nusinerseeni SMA-taudin hoidossa 4 22 26
12.6.2018 Sebelipaasi alfa -ladke lysosomaalisen 0 0 0

happaman lipaasin puutoksen hoidossa

9.10.2018 Reslitsumabi, mepolitsumabi ja benrali-
tsumabi -ldakkeet erittdin vaikean eosinofiilisen 0 0 0
astman hoidossa

19.12.2018 Atetsolitsumabi-, nivolumabi- ja pembroli-

tsumabi -ldakkeet levinneen virtsarakkosyoévan 0 0 0
hoidossa
18.12.2018 Obinututsumabi-ladke follikulaarisen
S ) 0 0 0
lymfooman ensilinjan hoidossa
5.2.2019 Pertutsumabi-ladke HER2-positiivisen
f N 0 0 0
rintasyovan liitanndishoitona
13.3.2019 Tisagenlekleuseeli (Kymriah®) B-solulinjan
) - ) ) 0 0 0
akuutin lymfoblastisen leukemian hoidossa
13.3.2019 Atetsolitsumabi, nivolumabi ja pembroli-
AR ) e - 1 2 3
tsumabi ei-pienisoluisen keuhkosydvan hoidossa
12.6.2019 Durvalumabi ei-pienisoluisen 0 0 0
keuhkosydvan hoidossa kemosadehoidon jalkeen
20.9.2019 Nusinerseeni-jatkohoidon kriteerit 3 8 n
20.9.2019 Daratumumabi yhdistelmana (D-VMP) ja
yllapitohoitona askettdin diagnosoidun multippelin 0 0 0

myelooman hoidossa

26.11.2019 Nivolumabin ja ipilimumabin yhdistelma-
hoito edenneen kirkassoluisen munuaiskarsinooman 1 0 1
ensilinjan hoidossa

13.12.2019 Semiplimabi (Libtayo) edenneen ihon
okasolusy®van hoidossa

19.12.2019 Aksikabtageenisiloleuseeli (Yescarta)
uusiutuneen tai hoitoresistentin diffuusin suuri-
soluisen B-solulymfooman (DLBCL) tai primaarisen 1 0 1
vélikarsinan suurisoluisen B-solulymfooman (PMBCL)
hoidossa

[1] Tassa tutkimuksessa “yksittaiset kansalaiset”.
[2] Tama suositus on jatetty pois aineiston analyysistd, jotta tarkasteltava jakso on sama
kuin Hilan kohdalla (2017-2023)
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Liitteet

Laakesuosituksen nimi Ladkesuosituksen Otakantaa-
kommenttien lukumaara
Potilas- | Potilas tai asiakas | Yht.
jarjestd taikka heidan (n)
(n) omaisensa (n)'
19.12.2019 Tisagenlekleuseeli (Kymriah) diffuusin 1 0 1
suurisoluisen B-solulymfooman hoidossa
19.3.2020 Atetsolitsumabi yhdessa nab-paklitakselin
8 o . o ) 0 0 0
kanssa kolmoisnegatiivisen rintasydvan hoidossa
11.6.2020 Polatutsumabi-vedotiini yhdistelmana
bendamustiinin ja rituksimabin kanssa diffuusin 0 0 0
suurisoluisen B-solulymfooman hoidossa
24.3.2021 Luspatersepti myelodysplastiseen oire-
yhtymaan liittyvan punasolusiirroista riippuvaisen 1 0 1
anemian hoidossa
24.3.2021 Luspatersepti punasolusiirroista riippu-
vaisen anemian hoidossa beetatalassemiaa 0 0 0
sairastavilla aikuisilla
5.5.2021 Zynteglo beetatalassemian hoidossa 0 0 0
5.5.2021 Belantamabi-mafodotiini uusiutuneen
- - . 0 0 0
multippelin myelooman hoidossa
5.5.2021 Ekulitsumabi neuromyelitis optica -kirjon 0 0 0
hairion (NMOSD) hoidossa
17.6.2021 Atetsolitsumabin, etoposidin ja karboplati-
inin yhdistelmahoito levinneen pienisoluisen keuhko- 1 0 1
sydvan ensilinjan hoidossa
17.6.2021 Durvalumabin, etoposidin ja platina-
yhdisteen yhdistelmahoito levinneen pienisoluisen 1 0 1
keuhkosy®van ensilinjan hoidossa
1.9.2021 Avelumabi uroteelikarsinooman ensilinjan 1 0 1
hoidossa
1.9.2021 Serliponaasi alfa neuronaalisen seroidi- 0 0 0
lipofuskinoosi tyyppi 2:n (CLN2) hoidossa
1.9.2021 Brolusitsumabi kostean silmanpohjan
S - 0 0 0
ikarappeuman hoidossa
27.10.2021 Onasemnogeeniabeparvoveekki 2 0 2
(Zolgensma) SMA-taudin hoidossa
23.11.2021 Trastutsumabi-derukstekaani levinneen 0 1 1
HER2-positiivisen rintasyévan hoidossa
15.12.2021 Breksukabtageeni autoleuseeli (Tecartus®)
: ; 0 0 0
manttelisolulymfooman hoidossa
4.2.2022 Isatuksimabin, karfiltsomibin ja deksame-
tasonin yhdistelmahoito uusiutuneen multippelin 0 0 0
myelooman hoidossa
4.2.2022 Karfiltsomibin, deksametasonin ja
daratumumabin yhdistelmahoito uusiutuneen 0 0 0
multip-pelin myelooman hoidossa
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Laakesuosituksen nimi

Ladkesuosituksen Otakantaa-

kommenttien lukumaara

edenneen ihomelanooman ensilinjan hoidossa

Potilas- | Potilas tai asiakas | Yht.
jarjestd taikka heidan (n)
(n) omaisensa (n)'
4.2.2022 Nusinerseeni SMA-taudin hoidossa -
o ) 2 3 5
paivitetty suositus
22.3.2022 Pembrolitsumabi yhdessa solunsalpaaja-
hoidon kanssa ruokatorvisyévan tai ruokatorvi-
. - s 0 0 0
mahalaukkurajan adenokarsinooman ensilinjan
hoidossa
10.5.2022 Nivolumabi ruokatorvisyovan tai
. . e 1 0 1
ruokatorvimahalaukkurajan syévan liitdnnaishoidossa
15.6.2022 Sasitutsumabigovitekaani leikkaukseen
soveltumattoman tai etdpesakkeisen kolmois- 0 0 0
negatiivisen rintasydvan hoidossa
27.10.2022 Amivantamabi-ei-pienisoluisen-keuhko- 1 1 2
syovan-hoidossa
15.12.2022 Enfortumabi-vedotiini-edenneen-uroteeli-
A h 0 0 0
karsinooman-hoidossa_
15.12.2022 Tebentafuspi silman suonikalvoston
. 0 0 0
melanooman hoidossa
2.2.2023 Siltakabtageeniautoleuseeli edenneen 1 0 1
multippelin myelooman hoidossa
4.5.2023 Polatutsumabi-vedotiinin yhdistelmahoito
; ; . . . 1 0 1
diffuusin suurisoluisen B-solulymfooman hoidossa
14.9.2023 Efgartigimodi alfa myasthenia graviksen 1 1 2
hoidossa
19.12.2023 Lonkastuksimabi-tesiriini diffuusin suuri-
soluisen B-solulymfooman ja korkean maligniteetti- 0 0 0
asteen B-solulymfooman hoidossa
19.12.2023 Difelikefaliini kroonisen munuaissairau-
. ) A 1 0 1
teen liittyvan kutinan hoidossa
19.12.2023 Nivolumabin ja relatlimabin yhdistelma 0 0 0
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Liitteet

Liite 3. Tiedote tutkimuksesta (osatyét Il ja lll)

Tiedote tutkimuksesta 1(2)
17.5.2021

TIEDOTE TUTKIMUKSESTA

Tutkimuksen nimi: Potilasjdrjestdjen rooli Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvoston ja Ladkkeiden
hintalautakunnan arviointi- ja korvattavuusprosesseissa

Tutkimuksen tarkoitus
Teitd pyydetddn osallistumaan tutkimukseen, jonka tarkoituksena on selvittds potilasjarjestd-
jen osallisuutta ja roolia Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvoston (Palko) ja Lédkkeiden
hintalautakunnan (Hila) toiminnassa liittyen uusien ladkehoitojen arviointi- ja korvattavuus-
prosesseihin.

Tutkimus liittyy kansalaisten ja potilasjdrjestdjen osallisuutta kisittelevadn viitdskirjaan, jota
Mirjami Tran Minh tekee Helsingin yliopiston Vaestén terveyden tohtoriohjelmassa.

Haastattelujen tavoitteena on tuottaa tietoa potilasjérjestdjen osallisuuden toteutumisesta,
roolista sekd tiedon ja tuen tarpeista liittyen uusien lddkehoitojen arviointiin. Haastattelut
tuottavat tietoa myds siitd, mitd kehittdmismahdollisuuksia ndissd prosesseissa on sekd jar-
jestbjen ettd viranomaisten nakdkulmista.

Tutkimuksessa haastatellaan potilasjérjestéjen edustajia ja viranomaisia.

Tutkimuksen kulku
Tohtorikoulutettava Mirjami Tran Minh on ottanut teihin yhteyttd joko henkildkohtaisesti tai
edustamanne organisaation kautta. Tutkimukseen osallistuminen toteutetaan haastatteluna,
jonka kesto on 45-60 minuuttia.

Haastattelu toteutetaan etayhteyden valitykselld. Tran Minh ldhettda teille tiedotteen, suos-
tumuslomakkeen ja linkin haastatteluun etukdteen. Tutkimukseen osallistumisesta ei mak-
seta palkkiota.

Tutkimukseen liittyvat hybdyt ja riskit
On mahdollista, ettei tdhdn tutkimukseen osallistumisesta ole teille hydtyd. Tutkimustulokset
voivat auttaa ymmartdmaan potilasjérjestdjen roolia, osallisuutta seka tuen ja tiedon tarpeita
heiddn osallistuessaan Terveydenhuollon palveluvalikcimaneuvoston suositusluonnosten
kommentointiin ja Lddkkeiden hintalautakunnalle toimitettavien potilasjdrjestélausuntojen
antamiseen. Tietoa tutkimuksen aiheista tarvitaan sekd viranomais- ettd
potilasjérjestdtoiminnan kehittdmiseksi.

Tutkimukseen osallistuminen edellyttda teiltd halukkuutta osallistua haastatteluun. Voitte
keskeyttdd haastatteluun osallistumisen niin halutessanne.

HELSINGIN YLIOPISTO

HELSINGFORS UNIVERSITET
UNIVERSITY OF HELSINKI
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Tiedote tutkimuksesta 2(2)
17.5.2021

Luottamuksellisuus, tietojen késittely ja sdilyttdminen
Tutkimuksessa henkildllisyytenne sekd muut tunnistettavat tiedot ovat ainoastaan vaitoskirja-
tutkimuksen tekijan Mirjami Tran Minhin ja danitiedostojen litteroijan tiedossa, ja he ovat sa-
lassapitovelvollisia. Kaikkia teistd kerdttya tietoa ja tutkimustuloksia kasitellddn koodattuina
siten, ettei yksittdisia tietojanne pystytad tunnistamaan tutkimustuloksista. Tutkimusrekisteriin
tallennetaan vain tutkimuksen kannalta valttamattémia tietoja ja rekisterid sdilytetdan Helsin-
gin yliopiston tietoturvallisessa jarjestelméssa niin kauan, kunnes tutkimus on padttynyt.

Litteroituja, koodattuja aineistoja voidaan luovuttaa myds muille tutkimusryhman jésenille.
Siindkin tapauksessa kaikkia osapuolia sitovat edelld mainitut salassapitovelvollisuudet.

Vapaaehtoisuus
Osallistuminen tahan tutkimukseen on tdysin vapaaehtoista. Voitte kieltaytya osallistumasta,

keskeyttdd osallistumisenne tai peruuttaa suostumuksenne syyta ilmoittamatta milloin ta-
hansa.

Tutkimustuloksista tiedottaminen
Tdma haastattelu on osa Mirjami Tran Minhin véitoskirjatutkimusta. Kyseessd on tieteellinen
tutkimus, jonka tutkimustulokset julkaistaan tieteellisend artikkelina kansainvélisessa
julkaisussa ja vdittskirjassa. Tulokset tullaan esittdmaan kaikille avoimessa vaitdstilaisuudessa
ja tuloksia jaetaan myds potilasjarjestéjen kautta.

Tutkimuksen toteuttajat:
Tutkimuksen yhteyshenkilond ja haastattelijana toimii:

Mirjami Tran Minh
Tohtorikoulutettava

Vdeston terveyden tohtoriohjelma
Helsingin yliopisto

Puh. 040 7040226

Sahkoposti: mirjami.tran@helsinki.fi

Vaittskirjan ohjaajina toimivat:

Tuuli Lahti

Dosentti

Ladketieteellinen tiedekunta
Helsingin yliopisto
tuuli.lahti@helsinki.fi

Marja Airaksinen

Professori

Farmasian tiedekunta

Helsingin yliopisto

marja.airaksinen@helsinki.fi
HELSINGIN YLIOPISTO

HELSINGFORS UNIVERSITET
UNIVERSITY OF HELSINKI
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Liitteet

Liite 4. Teemahaastattelun runko potilasjarjestéille
(osatyot Il ja D)

Teema 1. Kokemukset: Liikkeiden hintalautakunta Hila ja
Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto Palko

Kuinka tuttua Ladkkeiden Hilan ja Palkon toiminta on teille?

Onko jarjestonne antanut potilasjarjestélausuntoja Hilalle tai
kommentoineet Palkon suositusluonnoksia Ota kantaa -palvelussa?
Minkalaisia kokemuksia teilld on ollut lausuntojen antamisesta ja / tai
yhteistyosta Hilan / Palkon kanssa?

Kuka lausuntoja jarjestossdnne tekee, ja miten jarjestonne jasenet
osallistuvat lausuntojen tekemiseen?

Teema 2. A Osallisuus: Hila

Miten potilasjarjestdjen osallisuus toteutuu ladkehoitojen korvattavuuteen
(Hila) liittyvissa viranomaisprosesseissa?

Naetteko, ettd antamanne lausunnot on huomioitu Hintalautakunnan
paatoksenteossa?

Mita haasteita niette potilasjirjest6jen osallisuudessa Hilan toimintaan
ja ladkehoitojen korvattavuuteen liittyen?

Miten potilasjirjestdjen osallisuutta Hilan viranomaisprosesseissa tulisi
kehittaa teiddn ndkokulmastanne?

Mihin suuntaan Hilan prosesseja voisi kehittda potilasjarjeston
nakokulmasta?

Teema 2. A Osallisuus: Palko

Miten potilasjirjestdjen osallisuus toteutuu ladkehoitojen arviointiin
(Palko) liittyvissa viranomaisprosesseissa (Ota kantaa)?

Nietteko, ettd antamanne lausunnot on huomioitu lopullisessa Palkon
suosituksessa?

Missi vaiheessa Palkon suositusluonnoksen valmistelua potilasjirjestGjen
dani tulisi ihanteellisessa tapauksessa tulla kuulluksi?

Mita haasteita néette potilasjirjestojen osallisuudessa Palkon toimintaan
ja suositusluonnosten arviointiin liittyen?

Miten potilasjirjestdjen osallisuutta Palkon viranomaisprosesseissa tulisi
kehittaa teiddn nakokulmastanne?

Mita voisi tehd4, jotta jarjestojen osallisuus vahvistuisi Palkon
toiminnassa?
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Teema 3. Tiedonsaanti: Hila ja Palko

« Minkéilainen kokonaiskasitys teilld on siitd, miten hyvin lddkehoitoihin
liittyvit viranomaisprosessit tunnetaan potilasjirjestoissa?

» Milti toimijoilta saatte tietoa ajankohtaisista arvioitavana olevista
lddkehoidoista?

« Onko viranomaisilta saatu ohjeistus ja tiedotus ollut ymmarrettavaa,
riittavai ja ajantasaista?

« Miten viranomaistiedotusta potilasjarjestoille voisi kehittaa?

« Miten lausuntoja tai kannanottoja koskeva tieto palautuu
potilasjarjestolle?

Teema 4. Tuen tarpeet ja koulutus: Hila ja Palko

« Tarvitsetteko jotain tietoa, tukea tai koulutusta Hilalle annettaviin
potilasjarjestolausuntoihin liittyen tai Palkon suositusluonnosten
kommentointiin liittyen?

« Jos kylld, minkilaista tietoa, tukea tai koulutusta koette tarvitsevanne?

« Minkai olisi potilasjarjeston ndkokulmasta ihanteellinen osallisuuden
ja yhteistyon toteutumistapa liittyen uusien lddkehoitojen arviointiin,
kayttoonottoon ja korvattavuuteen?
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Liite 5. Teemahaastattelun runko viranomaisille
(osatyot Il ja D)

Teema 1. Kokemukset potilasjirjestojen osallistumisesta

Minkaélaista yhteistyota teilld on potilasjarjestdjen kanssa ollut?
Minkalaisia kokemuksia teilld on potilasjarjestojen osallistumisesta
lausuntojen antamiseen?

Mita haasteita naette potilasjarjestoyhteistyossda Hilan / Palkon
nakokulmasta?

Mitd mahdollisuuksia néette potilasjarjestoyhteistyossa Hilan / Palkon
nakokulmasta?

Teema 2. Potilasjirjestojen rooli

Minkélaisena néette potilasjiarjestojen ja potilasjirjestolausuntojen roolin
Hilan / Palkon toiminnassa?

Miten potilasjarjestélausunnot huomioidaan Hilan / Palkon
paatoksenteossa?

Ovatko lausunnot laadittu niin, etta niistd on hyotya Hilan / Palkon
tyOssid? Miten niita voisi sisillollisesti kehittaa?

Miten néet potilasjirjestojen roolin ja mahdollisen yhteistyon Hilan /
Palkon kanssa tulevaisuudessa?

Mikai olisi ihanteellinen potilasjarjestdjen osallisuuden toteutumistapa
teiddn nakokulmastanne?

Teema 3. Tiedotus ja koulutus

Miten tiedotus potilasjirjest6jen suuntaan tai niiden suunnasta toimii
teidan nakokulmastanne? Miten sitd voisi kehittda?

Oletteko havainneet, etta potilasjarjestot hyotyisivat koulutuksesta
lausuntojen tekemiseen liittyen? Jos kylld, minkalaisesta koulutuksesta?
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Liite 6. Kysely kansalaisten lddkekehitykseen liittyvista
tiedontarpeista (osatyo 1V)

Kysely kansalaisten lidikekehitykseen liittyvistid tiedontarpeista
(verkkopohjainen kysely)

Ladkekehitys on pitkd, monimutkainen ja kallis prosessi, josta potilailla ja
muilla sidosryhmilli ei valttamatta ole riittavisti tietoa. Siksi Eurooppalainen
potilasakatemia (EUPATTI) tuottaa potilaille ja muille sidosryhmille suunnattua
tietoa ladkekehityksestd. Tavoitteena on kasvattaa ladkekehityksen tunnet-
tuutta, valittaa tietoa ladketutkimuksista seki lisata potilaiden osallistumis- ja
vaikutusmahdollisuuksia laakekehityksen eri vaiheissa.

Tamain kyselyn tavoitteena on selvittda kansalaisten kiinnostusta, tietimysta
ja kokemuksia ladkekehityksesta seka kartoittaa tiedontarpeita ja toiveita kos-
kien eri tiedonsaantikanavien kéaytt6d. Tuloksista laaditaan raportti ja lisdksi
tuloksia tullaan hyédyntamé&in ladkekehitykseen liittyvien materiaalien tuot-
tamisessa potilaille ja muille sidosryhmille.

Taman kyselyn on laatinut Manchesterin yliopiston ja European Genetic Allian-
ces Networkin johtama yhteistyoryhméa osana Euroopan komission ja Innova-
tive Medicines Initiativen rahoittamaa projektia "European Patients’ Academy
on Therapeutic Innovation (EUPATI)” (lisdtietoja: www.eupati.eu). Suomessa
kyselyn toteuttaa Suomen Syopapotilaat ry:n tilauksesta Kantar TNS Oy.

Vastaukset ovat luottamuksellisia. Yksittdisid vastauksia ei tulla esittimain
eikd julkaisemaan. Kantar TNS Oy toimittaa vastaukset Suomen SyGpapotilaat
ry:lle nimettomina. Nimettomien vastausten pohjalta kootut tulokset jaamme
potilasryhmien kanssa ja esitimme yhteenvedot tuloksista konferensseissa,
tieteellisissé julkaisuissa seki lehtiartikkeleissa. Suomen Sy6papotilaat ry
huolehtii tietojen tallentamisesta tietosuojakaytantGjen mukaisesti.

Siirtymalla seuraavalle sivulle osoitat, ettd olet lukenut, ymmartényt ja hyvak-
synyt ylla olevan kuvauksen kyselysti ja ettd haluat osallistua kyselyyn.

Siirry eteenpdin
En ole kiinnostunut osallistumaan (SULJE)

Kiitos, ettd osallistut kyselyyn. Aluksi haluaisimme kuulla kokemuksianne
ladkekehityksesta.
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1. Oletko koskaan aiemmin ollut tai oletko parhaillaan osallisena ladketieteellisessa

tutkimuksessa?

Liitteet

Ladketieteelliselld tutkimuksella tarkoitamme tutkimuksia, joissa selvitetdan sairauksien

syntymistd tai joissa kehitetddn uusia hoitomuotoja ihmisille.

Kylla
Ei
2. Miten hyvaksi arvioisit tietosi ladkkeiden kehittamisesta?
1 2 3 4 5
En ole kuullut Tietoni ovat
asiasta erittain hyvat

3. Alla on kuvauksia ladkekehityksen eri osa-alueista. Pyydamme teitd lukemaan ne lapi ja
arvioimaan tamanhetkisen osaamisenne tason.

1 2 3 5
En ole Minulla Tietoni ovat
kuullut on jonkin erittain
asiasta verran hyvat
tietoa
asiasta

Ladkekehitys - Prosessi,
jossa tutkijat lisaavat
ymmarrystaan sairaudesta
selvittamalla sairauteen
vaikuttavia geeneja ja
proteiineja. Taman jalkeen
etsitaan sopivaa yhdistetts,
jolla voisi olla vaikutusta
kyseisiin geeneihin tai
proteiineihin. Tasta
yhdisteesta saattaa tulla uusi
|adke

Ladketurvallisuus - Laakkei-
den aiheuttamien sivu-
vaikutusten havaitsemiseen,
ymmartamiseen ja
ehkaisemiseen keskittyva
prosessi

Potilaiden rooli ja
velvollisuudet lddkkeiden
kehityksessa - Tavat, joilla
potilaat ja laakeyritykset
voisivat yhdessa edistaa
uusien ladkkeiden
kehittamista

Yksil6llistetty hoito

- Potilaan perimasta
(geeneistd) saatavilla
olevien tietojen kayttaminen
sopivimman laakehoidon
valitsemisessa
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1 3 5
En ole Minulla Tietoni ovat
kuullut on jonkin erittain
asiasta verran hyvat
tietoa
asiasta

Ennakoiva terveydenhoito

- Potilaan perimasta
(geeneistd) saatavilla
olevien tietojen kayttaminen
sairausriskien arvioimiseen

Kliinisten ladketutkimusten
suunnittelu ja tavoitteet

- Tutkimukset, joissa
selvitetdan miten uudet
hoitomuodot, esim.
|adkeaineet tai rokotteet,
vaikuttavat ihmisiin

Terveydenhuolion
menetelmien arviointi

- uusien menetelmien
(kuten ladkeaineiden)
arviointi sen perusteella
miten hyvin ne toimivat
sairauksien ehkaisemisessa,
diagnosoinnissa ja
hoitamisessa

Laadkehoitojen
kustannusvaikuttavuus -
Ladkkeiden kustannusten,
riskien ja hyotyjen
arvioiminen ja vertaaminen
eri hoitovaihtoehtoihin,
seka resurssien
kustannustehokkaan kayton
maarittaminen

Uusien lddkkeiden
kansallinen saately -

Uusien ladkkeiden tehoa,
turvallisuutta ja samalla
kansalaisten terveytta
turvaavat viranomaistahot ja
lainsaadanto.
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4. Mista ladkekehityksen osa-alueista olisit kiinnostunut oppimaan lisaad?

Liitteet

En lainkaan Erittdin
kiinnos- kiinnos-
tunut tunut

1 5

Ladkekehitys - Prosessi, jossa tutki-
jat lisadvat ymmarrystaan sairaudes-
ta selvittdmalla sairauteen vaikut-
tavia geeneja ja proteiineja. Taman
jalkeen etsitaan sopivaa yhdistettd,
jolla voisi olla vaikutusta kyseisiin
geeneihin tai proteiineihin. Tasta
yhdisteesta saattaa tulla uusi ladke.

Ladketurvallisuus - Ladkkeiden
aiheuttamien sivuvaikutusten
havaitsemiseen, ymmartamiseen ja
ehkaisemiseen keskittyva prosessi

Potilaiden rooli ja velvollisuudet
ladkkeiden kehityksessa - Tavat,
joilla potilaat ja ladkeyritykset
voisivat yhdessa edistaa uusien
ladkkeiden kehittamista

Yksil6llistetty terveydenhoito -
Potilaan perimasta (geeneistd)
saatavilla olevien tietojen
kayttaminen sopivimman
ladkehoidon valitsemisessa

Ennakoiva terveydenhoito - Potilaan
perimasta (geeneistd) saatavilla
olevien tietojen kayttaminen
sairausriskien arvioimisessa.

Kliinisten ladketutkimusten
suunnittelu ja tavoitteet -
Tutkimukset, joissa selvitetdan miten
uudet hoidot, esim. ladkkeet tai
rokotteet, vaikuttavat ihmisiin.

Terveydenhuollon menetelmien
arviointi - Uusien menetelmien
(kuten lagkkeiden) arviointi sen
perusteella miten hyvin ne toimivat
sairauksien ehkaisemisessa,
diagnosoinnissa ja hoitamisessa.

Ladkehoitojen kustannusvaikutta-
vuus - Ladkkeiden kustannusten,
riskien ja hyotyjen arvioiminen ja
vertaaminen eri hoitovaihtoehtoihin,
seka resurssien kustannustehokkaan
kaytdn maarittaminen.

Uusien ladkkeiden kansallinen
sdately - Uusien ladkkeiden tehoa,
turvallisuutta ja samalla kansalaisten
terveytta turvaavat viranomaistahot
ja lainsaadanto.
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5. Mita seuraavista tietoldhteista kaytat saadaksesi tietoa ladketieteellisista asioista?
(Merkitse niin monta kuin haluat)

Internetsivustot
Wiki-sivustot kuten Wikipedia

Sosiaalinen media kuten Facebook, Twitter ym.
YouTube

Internetissa toimivat vertaistukiryhmat

Verkkopohjaiset oppimateriaalit

Oppimateriaalit

Esitykset

Esitteet

Kirjat
Aikakauslehtiartikkelit

Sanomalehtiartikkelit

Televisio-ohjelmat

Radio-ohjelmat

Videot tai elokuvat

Sarjakuvat

Julkiset luennot tai konferenssit

Kurssit

Laakarit tai muut terveydenhuollon ammattilaiset
Muu (mika)
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6. Mista seuraavista tietoldhteista olisit kiinnostunut saamaan tietoa ldakkeiden kehityksesta?

En lainkaan Erittain
kiinnostunut kiinnostunut
1 2 3 4 5

Internetsivustot

Wiki-sivustot kuten
Wikipedia

Sosiaalinen media kuten
Facebook, Twitter ym.

YouTube

Internetissa toimivat
vertaistukiryhmat

Verkkopohjaiset
oppimateriaalit

Oppimateriaalit

Esitykset

Esitteet

Kirjat

Aikakauslehtiartikkelit

Sanomalehtiartikkelit

Televisio-ohjelmat

Radio-ohjelmat

Videot tai elokuvat

Sarjakuvat

Julkiset luennot tai
konferenssit

Kurssit

Laakarit tai muut
terveydenhuollon
ammattilaiset

Muu (mika)
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7. Kenelta seuraavista haluaisit saada tietoa ladkkeiden kehityksesta? (Merkitse niin monta
kuin haluat)

Laakarilta, sairaanhoitajalta tai muulta terveydenhuollon ammattilaiselta

Laaketutkimusta tukevilta jarjestolta

Viranomaistahoilta

Julkisen ja yksityisen sektorin yhteistydhankkeelta

Sukulaiselta, ystavalta tai kollegalta

Tiedotusvalineista

Yliopistolta tai joltain muulta akateemiselta instituutiolta

Laakeyritykselta

Potilasjarjestolta

Voittoa tuottamattomalta jarjestolta

Muu (mika)

8. Kuinka vanha olet?
18-24-vuotias
25-34-vuotias
35-44-vuotias
45-54-vuotias
55-64-vuotias

9. Sukupuoli

Mies

Nainen
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