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Palveluvalikoimaneuvoston suositus

Nusinerseeni-jatkohoidon kriteerit

Yhteenveto suosituksesta:

Nusinerseeni-hoidon jatkaminen arvioidaan ensimmaisen kerran 12 kuukauden kuluttua hoidon
aloituksesta. Hoidon jatkaminen edellyttad, etta osoituksena hoidon vaikuttavuudesta ensimmaisen
hoitovuoden jalkeen on ndhtdvissa itsendista toimintakykya lisdava ja avuntarvetta vahentava hoitovaste.
Jatkossa nusinerseeni-hoidon jatkaminen arvioidaan aina 6 kuukauden valein. Arvio ladkehoidon
jatkamisesta tehddan yhdenmukaisin periaattein konsultoiden kansallista asiantuntijaryhmaa, mika
mahdollistaa yhdenvertaisuuden ja objektiivisuuden hoitopaatdksen perusteissa. Valmistelumuistiossa
on kuvattu tarkemmat jatkamisen kriteerit ja ne arviointimenetelmat, joita tulee ainakin soveltuvin osin

kayttaa.

Suosituksen paivitys aloitetaan viimeistdadan 2021 ja silloin huomioidaan kaytannon kokemukset
suosituksen toteutuksesta.
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Lyhenteet

CHOP intend arviointimenetelma

HFMS arviointimenetelma
HINE arviointimenetelma
RULM arviointimentelma

SBMAFRS

SMA

RCT

PEG

6-MWT
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Children’s Hospital of Philadelphia Infant Test of Neuromuscular
Dirsorders

Hammersmith Functional Motor Scale
Hammersmith Infant Neurological examination
Revised Upper Limb Module

Spinal and Bulbar Muscular Atrophy Funtional Rating Scale

Spinal muscular atrophy, selkdydintason sairaus, joka aiheuttaa
lihasten surkastumaa

Satunnaistettu tutkimusasetelma

Ravinto annetaan letkun kautta suoraan vatsalaukkuun siihen
laitetun avanteen avulla

6 minute walking test, 6 minuutin kavelytesti
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1. Perusteet suosituksen laatimiseen

Palko antoi 15.3.2018 suosituksen nusinerseenin kdyttéonoton edellytyksista. Palko aloitti valmistelemaan
yhteistyossa SMA-potilaita hoitavien lastenneurologien kanssa tarkempia hoidon jatkamisessa sovellettavia
ladketieteellisia kriteereja, joilla voitaisiin varmistaa potilaiden yhdenvertainen kohtelu. Palkon sihteeristo
on tavannut hoitavien lastenneurologien valitsemat edustajat sekda myos aikuisneurologian kliinisia
asiantuntijoita yhteensa 3 kertaa. Jatkohoidon kriteeristdd on tydstetty Palkon, lddkejaoston seka kliinisten
asiantuntijoiden kanssa aktiivisessa vuorovaikutuksessa. Myds SMA-lasten vanhempien nakokulma seka
keskeiset tutkimustulokset on huomioitu. Yhteenveto kliinisten asiantuntijoiden ja vanhempien
tapaamisesta seka taman suosituksen kannalta keskeisista tutkimustuloksista on erillisessa
valmistelumuistiossa. My0os suosituksen ldahdeluettelo on valmistelumuistiossa.

2. Suosituksen kohderyhma

Tama suositus koskee Palkon 15.3.2018 paivatyn suosituksen mukaisesti nusinerseeni-hoitoa saavia
potilaita. Palko totesi talloin johtopaatoksenaan, ettd nusinerseeni-hoidon aloitus voisi kuulua kansalliseen
palveluvalikoimaan SMA-taudin hoidossa, kun potilaan SMA-diagnoosi on tehty ennen kahden vuoden ika3,
potilaan ladkarin toteamat oireet ovat alkaneet ennen 20 kuukauden ikaa, potilas on korkeintaan 17 —
vuotias eika potilas ole pysyvan hengitystuen tarpeessa tai ei ole muuta ladketieteellistad estettd hoidon
toteuttamiselle. Suosituksessa todettiin, ettd hoidon jatkaminen olisi |adketieteellisesta ndakokulmasta
arvioituna perusteltua potilailla, jotka ovat kliinisen arvion perusteella sdannéllisessa seurannassa
hyotyneet hoidosta. Toisaalta nusinerseeni-ladkkeen silloisen potilaskohtaisen verottoman
tukkumyyntihinnan todettiin olevan liian korkea suhteessa odotettuun vaikuttavuuteen, jotta ladke
voitaisiin ottaa kdytt66n edes edella kuvatussa potilasryhmassa. Sittemmin lddke on otettu kayttoon
hintaneuvottelujen jdlkeen, hinta ei ole julkinen.

3. Arvioitava menetelma

Tama suositus kasittelee kriteereita, joiden perusteella arvioidaan nusinerseeni-hoidon jatkamisen
edellytykset potilailla, joille on aloitettu nusinerseeni-hoito Palkon aiemman suosituksen perustella.

4. Vaikuttavuus ja turvallisuus seka niihin liittyvat epavarmuustekijat

Yhteenvetona SMA1-taudin luonnollista kulkua kuvaavista tutkimuksista voidaan todeta, ettd SMA1:ssa
karkeamotorinen suoriutuminen on parhaimmillaan paan hallintaa painovoimaa vastaan ja
diagnosointivaiheen jalkeen lapsi ei opi enda uusia karkeamotorisia taitoja. SMA1 voidaan jakaa kolmeen
alaryhmaan (vaikea, tyypillinen, keskivaikea) lihasheikkouden alkamisian ja lihasheikkouden
etenemisnopeuden mukaan. Elinaikaennusteeseen vaikuttaa paitsi SMA1-alaryhma, myos



. PALVELUVALIKOIMA Suositusluonnos 5(10)

Tjansteutbudet | Choices in health care

STMO038:00/2017

91 hengitystukihoidon (avustettu hengityksen tuki tai hengitystieavanne ja respiraattori) seka ravitsemuksen
92 tukihoidon aloitus (nendamahaletku tai ravitsemusavanne eli gastrostooma/PEG).

93  SMAZ2 on hyvin heterogeeninen potilasryhma. Paras karkeamotorinen taso saavutetaan ilmeisesti

94  viimeistdan 3 vuoden ikddn mennessa. Karkeamotorinen suoriutuminen voi olla pitkdan joko stabiili ennen
95 heikentymistaan tai joko heikentya hitaasti vuosien aikana tai hyvin nopeasti jo ensimmaisina elinvuosina.

96 Kasien lihasvoima alkaa heikentya pienelld osalla ennen 5 vuoden ikdd, mutta valtaosalla vasta sen jalkeen.
97 Elinaikaennuste on hyvin vaihteleva. Jonkinlaista hengityksen tukihoitoa tarvitsee aikuisiadlla vahintdan

98 puolet, mutta ravitsemusavanteen tarve on vahaisempi kuin SMA1:ssa.

99 Naytto nusinerseeni-hoidon vaikuttavuudesta perustuu kahteen RCT-tutkimukseen. Ensimmaisessa hoidon
100  kohderyhma olivat SMA1-potilaat (Finkel ym. 2017) ja toisessa SMA2-potilaat (Mercuri ym. 2018).
101 Kummassakin tutkimuksessa oli tarkoin maaritellyt sisdanottokriteerit ja hoidon tavoitteet, jotka on kuvattu
102  tarkemmin valmistelumuistiossa.

103 Tutkimustulokset SMA1-lasten osalta osoittivat, ettd mitad varhaisemmassa vaiheessa oireiden alkamisesta
104  hoito oli aloitettu, sitd parempi oli hoitovaste. SMA1:4 koskeva tutkimus keskeytettiin, koska

105  valianalyysissa 41 % nusinerseeni-ryhmasta ja 0 % lumeryhmasta oli edistynyt motorisesti, nusinerseeni-
106 ryhmasta oli kuollut 16 % ja lumeryhmasta 39 %. Lisaksi hengityksen tukihoito oli aloitettu nusinerseeni-
107  ryhmasta 39 %:lle ja lumeryhmastd 67 %:lle. Karkeamotorista edistymista arvioitiin Hammersmith Infant
108 Neurological Examination (HINE-2) menetelman avulla.

109 Tutkimustulokset osoittivat myos SMA2-lasten osalta, ettd mita varhaisemmassa vaiheessa oireiden

110 alkamisesta hoito oli aloitettu, sitd parempi oli hoitovaste. Paamuuttujana oli karkeamotorinen

111  suoriutuminen ja ryhmatasolla ero oli 4.9 pistettd 15 kuukauden kohdalla Hammersmith Functional Motor
112 Scale (HMFS) — arviointimenetelmaa kaytettdessa (asteikko 0-66). Nusinerseenia saaneiden lasten ryhmassa
113  motorinen edistyminen oli kliinisesti merkittava (vahintidan 3 pistettd) 57 %:lla ja lumeryhmassa 26 %:lla.
114  Myos ylaraajojen toiminnan edistyminen oli ryhmaétasolla nusinerseeni-ryhméassa parempi.

115 Merkittavia haittavaikutuksia ei ilmennyt kummankaan tutkimuksen aikana. Tutkimuksen jalkeen

116 |adketehdas on ilmoittanut uudesta haittavaikutuksesta, joka aiheuttaa aivonestekierron hairion

117  (kommunisoiva hydrocephlus). Toistaiseksi ei tiedetad hoidon pitkaaikaisvaikutuksia eika sitd, kuinka pitkdan
118  edes varhain aloitetulla hoidolla voidaan parantaa motorista toimintakykya.

119 Nusinerseenin kayttdonotosta on eri maissa tehty eri sisaltoisia padtoksia, mika selittynee

120  vaikuttavuustiedon vahaisyydelld seka ladkkeen kalliilla hinnalla. Kansallisiin paatdksiin vaikuttaa myos
121 kansallinen lainsdaadanto (mahdollisuus kayttaa erilaisia rajoituksia hoidon kohdentamisessa) seka

122 mahdollisuus useamman maan yhteisiin hintaneuvotteluin (hinnat ovat salaisia).

123 Kansainvalinen konsensus on siitd, etta vaikuttavuustietoa tulee kerdata yhdenmukaisesti kaikista SMA-
124  potilaista, jotta taudin luonnollisesta kulusta seka nusinerseeni-hoidon vaikutuksista taudin kulkuun

125 kliinisessa aineistossa saadaan luotettavampi kuva. Esimerkiksi Saksa, Itdvalta ja Sveitsi ovat perustaneet
126  yhteisen rekisterin (SMArtCARE), jossa kaikki SMA-potilaat idstd, taudin muodosta ja annetuista hoidoista
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127 riippumatta arvioidaan yhtendisin menetelmin (CHOP Intend, HFMS, RULM, 6-MWT, ALS Functional rating
128  scale aikuisilla, hengitysfunktio ja haittavaikutusten dokumentaatio).

129

130 5. Nykykaytdnté Suomessa
131

132  Tammikuussa 2019 saatujen tietojen mukaan Suomessa on aloitettu hoito 28 potilaalle (6 SMA1, 22 SMA?2).
133  Yhdelldkaan lapsella ei oltu todettu ladketieteellista estettd hoitojen aloittamiseen, mutta vain osa taytti
134 nusinerseenin myyntiluvan perusteena olleiden ldaketutkimusten mukaanottokriteerit. Lasten motorinen
135  suoriutuminen ja yleistilanne ennen hoidon aloitusta on siis ollut keskimaarin huonompi kuin tutkimuksissa
136  mukana olleilla. Tdméan johdosta tutkimuksissa kaytettyjen mittareiden avulla ei useinkaan ole pystytty
137  osoittamaan karkeamotorisesti mitattavaa muutosta. Kaikilla hoidetuilla lapsilla ja nuorilla on kuitenkin
138  tapahtunut jonkinasteinen muutos, joka on vaihdellut laadullisesta muutoksesta merkittavasti itsendista
139  toimintakykya parantavaan ja osalla jo menetettyja taitoja palautui. Yhteista lapsille ja nuorille on ollut

140 paan hallinnan paraneminen ja yleisen vasyvyyden vaheneminen. Joillakin lapsilla ja nuorilla ydheraamiset
141  ovat vahentyneet, mika on tulkittu itsendisen kdantymisen mahdollistumisena.

142 Ladkehoidon kehittymisen myotd myos sairauden muu hoito on muuttunut aktiivisemmaksi, mika nakyy
143  erityisesti younen aikaisen hengitystukihoidon kdyton lisddntymisena seka aktiivisemmassa
144 ravintotasapainon varmistamisessa. N&illa on vaikutusta yleiseen jaksamiseen seka elamanlaatuun.

145 Vanhemmat kertoivat, etta heille seka lapsille ja nuorille tarkeinta on ollut taudin etenemisen

146  pysdhtyminen, mika on mahdollistanut tulevaisuuden suunnittelun. Vanhemmat totesivat kaikille yhteisina
147  muutoksina vireystilan ja pdaan hallinnan paranemisen. Lapset olivat lisaksi kertoneet kasien kayton

148  vahvistuneen, mika nakyy itsendisyytena poytatason tyoskentelyssa painovoimaa vastaan ja joillakin myos
149  pyoratuolin kelaamisena pidempia matkoja. Vain yksittaisilla lapsilla osa ennen ladkehoidon aloitusta

150 menetetyista karkeamotorisista taidoista on palautunut.

151 Nusinerseeni-hoitoon liittyvia haittavaikutuksia on kliinisessa kaytossa todettu vain muutamalla lapsella ja
152  nuorella. Yksittdinen, syntymekanismiltaan toistaiseksi selittdmaton haittavaikutus on vakava, tehohoitoon
153  johtanut aineenvaihduntahéirio. Hoitoprosessin aikana ilmaantui yksi keskushermostoinfektio, jonka vuoksi
154  hoitoprosessia on muutettu. Postpunktio-padnsarkya on esiintynyt odotetusti ja yksittaisilla lapsilla on ollut
155  tilapaisesti kohonneita laboratorioarvoja. Haittavaikutusten profiili ja vaikeusaste tasmentyvat vasta

156  hoitokokemusten myota.

157

158 6. Hoitovasteen arviointi
159

160  YhteistyOssa kliinisten asiantuntijoiden kanssa todettiin, etta arvio hoidon jatkamisesta tulee tehda
161  yhdenmukaisin periaattein konsultoiden kansallista asiantuntijaryhmaa. Tama mahdollistaa
162  yhdenvertaisuuden ja objektiivisuuden hoitopaatdsten perusteluissa. Hoidon jatkaminen edellyttaa, etta
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163 osoituksena nusinerseeni-hoidon vaikuttavuudesta ensimmaisen hoitovuoden jalkeen on nahtavissa
164  itsendista toimintakykya lisénnyt ja avuntarvetta vahentanyt hoitovaste. Valmistelumuistiossa on kuvattu
165 ne arviointimenetelmat, joita tulee ainakin soveltuvin osin kayttaa.

166 Ensimmaisen hoitovuoden jalkeen yksittdisen lapsen kliinisesti merkitsevaa hoitovastetta arvioitaessa tulee
167  huomioida seuraavat tekijat:

168 - SMAL1:ssa tauti etenee nopeammin ja my6s hoitovaste on nahtavissa nopeammin.

169 Hoitovasteen tulee olla selked motorisen suoriutumisen paraneminen.

170 - SMAZ2:ssa yksilolliset erot ovat suuret niin parhaimman motorisen suoriutumisen tason kuin
171 taudin etenemisvauhdin suhteen. Vanhemmilla SMA-potilailla taudin progressio voi olla niin
172 hidasta, etta tauti ndyttaytyy stabiilina lyhyellad seurantavalilld. Karkeamotorisen toiminnan

173 muutoksen mahdollisuus riippuu my6s kontraktuurista ja tehdyista leikkauksista, eivatka

174 tutkimuksessa kdytetyt mittarit aina sovellu muutoksen mittaamiseen. Oleellista on, etta

175 lapsesta ja nuoresta on kaytettavissa luotettavaa seurantatietoa (mittaukset, videoinnit), joiden
176 avulla on mahdollista arvioida yksilollinen hoidosta hydtyminen niin itsendisen toimintakyvyn
177 kuin avuntarpeen nakokulmasta.

178 - Yollinen hengitystukihoito ei ole nusinerseeni-hoidon vasta-aihe, silla hengitysvajeen

179 korjaamisella on laajat ja pitkdkestoiset myonteiset vaikutukset sydan- ja verenkiertoelimistoon
180 seka keskushermostoon ja sita kautta valveillaoloajan toimintakykyyn.

181 - Pysyvan hengityksen tukihoidon tarve pitaa olla alle 16h/vrk, jotta hoidon jatkaminen on

182 perusteltua

183

184 Hoidon jatkamisen arvioinnissa 18 kuukauden kohdalla ja sen jalkeen aina 6 kuukauden vilein huomioitava:
185 - Karkea tai hienomotorinen edistyminen siten, etta itsendinen toimintakyky paranee ja avun
186 tarve vahenee, on hoidon jatkamisen perusta

187 - Jos edistymista ei ole enda tapahtunut, on arvioitava, mikd on ensimmaisen

188 vuoden/aikaisemmin annetulla hoidolla saavutettu hyoty lapsen itsendisen toiminnan ja

189 avuntarpeen nakokulmasta ja mita merkitsisi, jos ndma nusinerseeni-hoidon lopettamisen

190 myo6td menetettaisiin. Jos hoitoa paadytdan jatkamaan, se on kuitenkin perusteltua

191 my6hemmin lopettaa, jos tauti etenee nusinerseeni-hoidosta huolimatta.

192 - Motorisen suoriutumisen heikkeneminen on lopettamisen indikaatio

193 - Jos paivaaikainen hengitystukihoito (h/vrk) lisdantyy pysyvasti (vahintaan 21 vuorokauden ajan
194 ilman samanaikaista hengitystieinfektiota), nusinerseeni-hoito on perusteltua lopettaa.

195 Hengityksen tukihoidon tarve on arvioitava ennen jokaista hoitokertaa.

196

197 7. Intervention kustannukset, kustannusvaikuttavuus ja budjettivaikutukset
198

199 Fimean arviointiraporttiin sisadltyvan budjettivaikutusarvion mukaan ensimmaisend vuonna nusinerseeni-
200 hoitoon soveltuvia potilaita olisi ollut Suomessa seuraavasti: SMA1-potilaita 2 ja SMA2-potilaita 10.

201  Viidentena vuonna potilasmaaran arvioitiin olevan yhteensa 15, kun huomioitiin uudet diagnosoidut SMA-
202 potilaat (kolme SMA1-potilasta ja kaksi SMA2-potilasta vuosittain) ja hoitoa todenn&koisesti jatkavat.

203 Kliinisessa kaytannossa nusinerseeni-hoito on aloitettu tammikuuhun 2019 mennessa yhteensa 28

204  potilaalle ja yhdenkadan lapsen hoitoja ei ole toistaiseksi lopetettu. Taten nusinerseeni-hoidon

205 kokonaiskustannukset ovat jo ensimmaisena hoitovuotena merkittdavasti Fimean ennakoimaa suuremmat
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206  (verottoman tukkumyyntihinnan mukaan 14 milj € vs 6 milj €), joskaan Palkolla ei ole tiedossa neuvoteltua
207  todellista hankintahintaa/hoitoannos. Hoitojen toteuttaminen edellyttda myos merkittavaa
208  henkilostoresurssien kayttoa.

209 Toisaalta hoitovasteet voivat yksilotasolla nakya apuvélineiden tai avun tarpeen vahenemisena

210 paivittaisissa toiminnoissa (itsendinen sydminen, manuaalipyodratuolilla liikkuminen, mahdollisuus kadntya
211 itsendisesti yon aikana). Nama muutokset vaikuttavat ensisijaisesti lapsen seka laheisten eldmanlaatuun,
212 mutta eivat merkittavasti kustannuksiin.

213 8. Johtopdatokset
214

215 Nusinerseeni on ensimmainen ladkevalmiste, jolla on osoitettu olevan vaikutusta SMA1 ja SMA2 -tautien
216  luonnolliseen kulkuun. Hoidon ensisijaisena tavoitteena on ollut motorisen suoriutumisen parantaminen.
217 Tutkimukset ovat osoittaneet, ettd mitd nuorempana hoito on voitu aloittaa, sitd todenndkéisemmin myos
218  karkeamotorinen hoitovaste on ollut kliinisesti merkittava. Kliinisessa kaytannossa nusinerseenia on

219  annettu myos lapsille, joille on tehty seldn jaykistysleikkaus tai joille on jo kehittynyt merkittavia nivelten
220 liikerajoituksia. Ladketieteellisia perusteita olla kokeilematta hoitoa ei ole todettu. Tasta johtuen kliininen
221 potilasryhma on ollut hoidon aloitusvaiheessa toimintakyvyltdan merkittavasti ladketutkimuksissa mukana
222 olleita heikompi, eika lddketutkimuksissa tavoitteeksi asetettuja motorisia muutoksia ole useiden potilaiden
223 kohdalla ollut mahdollista saavuttaa. Muutokset ovat olleet hyvin yksil6llisia vaihdellen laadullisista

224 muutoksista (yleinen jaksavuus parempi) sellaisiin merkittaviin itsenaista toimintakykya parantaviin ja avun
225 tarvetta vahentaviin muutoksiin, joita ei olisi ollut mahdollista saavuttaa ilman nusinerseeni-hoitoa taudin
226  normaali progressiivinen kulku huomioiden.

227 Nusinerseeni-lddkkeen tosiasiallinen, kunkin sairaalan laakeyrityksen kanssa sopima hankintahinta ei ole
228  julkinen, eika Palkon tiedossa. Kokonaisuudessa hoidon toteutus edellyttdd merkittavia resursseja niin
229  moniammatillisen henkilokunnan kuin taloudellisten voimavarojen kohdentamisen suhteen. Optimaalinen
230  kokonaishoidon toteutus ja vaikutusten arviointi edellyttavat lisdksi toiminnan jatkuvaa kehittamista.

231 Nyt kdytossa olevat ja Palkon konsultoimien kliinisten asiantuntijoiden suosittamat mittarit eivat sovellu
232 kaikkien potilaiden hoitovasteen arviointiin, joten motorisen suoriutumisen objektiivinen varmistaminen
233 videointien avulla on tarkeda. Vastaavat mittarit ovat myos kansainvalisessa kaytossa arvioitaessa

234 hoitovastetta. Palko katsoo, ettd hoidon jatkamisesta paatettdessd on varmistettava potilaiden

235  yhdenvertainen kohtelu. Tama on myds kliinisten asiantuntijoiden toive. Téman vuoksi Palko suosittaa,
236  ettad jatkohoidon edellytyksia tulisi arvioida yliopistosairaaloiden yhteisessa arviointityéryhmassa. Tassa
237 suosituksessa ja valmistelumuistiossa on esitetty ne kriteerit, jotka ovat yhtendisen arvioinnin perusteet.
238 Hoidon vaikutukset tulee arvioida ensimmaisen kerran 12 kuukautta hoidon aloituksesta ja hoitojen

239  jatkaminen arvioidaan 6 kuukauden valein.

240  Talla hetkelld nusinerseeni-hoito on toteutettu neljassa yliopistosairaalassa, joista kaksi on vastannut

241 hoidon suunnittelusta ja toteutuksesta 90 %:lla potilaista. Arviolta 1-2 nuorta siirtyisi vuosittain

242  aikuisneurologien seurantaan, mutta neurologisissa yksikdissa ei ole viela kokemusta hoidon toteutuksesta
243 tai hoitovasteen arvioinnista. Myds muiden tukihoitojen roolin selkeytyminen vaikuttaa toteutettavan
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244 hoidon kokonaisuuteen. SMA-potilaiden nusinerseeni-hoidon toteutus aikuispotilailla edellyttaa

245  erityisosaamista riittdvan taidon ja osaamisen saavuttamiseksi ja yllapitamiseksi seka merkittavia

246  voimavaroja hoidon laadun, potilasturvallisuuden ja vaikuttavuuden varmistamiseksi. Tdssa vaiheessa

247  tarkoituksenmukaista olisi, ettd 16-20 vuotiaiden nusinerseenia saavien potilaiden kokonaishoito

248  suunnitellaan yhteistydssa lastenneurologian ja aikuisneurologian moniammatillisten tyéryhmien kanssa.
249  Yliopistosairaaloiden tulisi keskittdmisasetuksen puitteissa huolehtia yhteistydssa toiminnan

250  yhdenvertaisesta ja vaikuttavasta toteuttamisesta koko maassa ja tarvittaessa sopia aikuispuolelle siirtyvien
251 potilaiden hoidon keskittdmisesta toistaiseksi yhteen sairaalaan kokemusten kertymiseksi.

252 Nusinerseeni-hoidon pitkdaikaisvaikutuksista ja mahdollisista haittavaikutuksista ei ole viela riittavasti
253 tietoa, joten suositus jatkohoidosta voidaan tehda vain maaraaikaiseksi. Kliininen kokemus on osoittanut,
254 ettd nusinerseeni-hoidolla on mahdollisuus vaikuttaa taudin etenemiseen tavalla, jonka merkitysta ei viela
255 pystyta luotettavasti arvioimaan. Toistaiseksi on myds epaselvaa, onko yksildllisesti mahdollista pidentaa
256  hoitovaleja tai pienentaa annosta, jotka ovat talla hetkelld samat taudin muodosta, potilaan idsta tai

257 painosta riippumatta.

258  Taman suosituksen paivitys aloitetaan vuonna 2021, jolloin nusinerseeni-hoidon kohderyhma ja jatkamisen
259  kriteerit arvioidaan uudelleen. Kliinisten asiantuntijoiden tulee kerata vahintaan tassa suosituksessa ja sen
260  valmistelumuistiossa nimettyjen arviointimenetelmien avulla systemaattisesti tietoa SMA1 ja SMA2 -

261 potilaiden toimintakyvysta ennen nusinerseeni-hoidon aloitusta, sen aikana seka hoidon lopettamisen

262  jalkeen. Tietoa tullaan kdyttamaan suosituksen paivityksessa.

263

264 9. Yhteenveto suosituksesta
265

266 Nusinerseeni-hoidon jatkaminen arvioidaan ensimmaisen kerran 12 kuukauden kuluttua hoidon

267  aloituksesta. Hoidon jatkaminen edellyttda, etta osoituksena hoidon vaikuttavuudesta ensimmaisen

268  hoitovuoden jalkeen on nahtavissa itsendista toimintakykya lisddva ja avuntarvetta vahentava hoitovaste.
269  Jatkossa nusinerseeni-hoidon jatkaminen arvioidaan aina 6 kuukauden vélein. Arvio ladkehoidon

270  jatkamisesta tehddaan yhdenmukaisin periaattein konsultoiden kansallista asiantuntijaryhmaa, mika

271 mahdollistaa yhdenvertaisuuden ja objektiivisuuden hoitopdatoksen perusteissa. Valmistelumuistiossa on
272 kuvattu tarkemmat jatkamisen kriteerit ja ne arviointimenetelmat, joita tulee ainakin soveltuvin osin

273 kiyttsa.

274  Suosituksen paivitys aloitetaan viimeistdadan 2021 ja silloin huomioidaan kdaytanndn kokemukset suosituksen
275 toteutuksesta.

276 10. Lisandyton keradaminen ja suositusten vaikutusten seuranta
277
278 Suosituksen uudelleenarviointia varten tarvitaan tietoja Suomessa hoitoa saaneista potilasta



279
280
281
282
283
284
285
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—  Kuinka monta potilasta on hoidettu Suomessa vuosina 2018-2021, mika on
ollut hoidon aloitusika ja SMA-tyyppi

—  Toimintakyky ennen hoitoa ja hoidon eri vaiheessa kayttden soveltuvin osin
vahintdan tassa suosituksessa esitettyja mittareita

—  Hoidon jatkamisen peruste

—  Hoidon lopettamisen peruste

—  Hoidon aikana ilmaantuneet haittavaikutukset
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