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1. Mita kokeellinen hoito on?

Kokeellinen hoito on hoitoa, jonka tehosta, vaikuttavuudesta ja haittavaikutuksista ei ole riittavaa tai
tieteelliset kriteerit tayttavaa tutkimusnadyttdd, eika se kuulu terveydenhoidon hoitokaytantdihin.
Kokeelliseen hoitoon luetaan hyvin monenlaisia ladketieteellisia toimenpiteitd. Kokeellista hoitoa on
esimerkiksi se, ettd potilaan hoidossa k&ytetddn markkinoilla olevaa valmistetta, jonka tehoa ei ole tutkittu
hoitona potilaan sairauteen. Tata kutsutaan ladkkeen off label -kaytdksi. Harvinaissairauksiin liittyvat
hoitokokeilut ovat yksi tyypillinen ja keskeinen ladkkeiden off label -kéyton sovellusalue.

Kokeellisessa hoidossa voidaan myods kéyttaa ladkkeitd, joiden vaikutuksia vield tutkitaan johonkin toiseen
kayttoindikaatioon tai potilasryhméaan. Joskus potilasta, joka ei tayta tutkimuksen sisaanottokriteereja,
hoidetaan kokeellisesti tutkittavalla ladkkeella kliinisen tutkimusprojektin ulkopuolella.

Kokeellinen hoito ei kuitenkaan rajoitu ainoastaan ladkkeiden poikkeukselliseen kayttoon. Esimerkiksi
elintensiirrot ovat alkaneet alun perin kokeellisena hoitona ja vakiintuneet lopulta hoitokdytannon mukaisiksi
toimenpiteiksi. Pandemioissa on myos turvauduttu kokeelliseen hoitoon. Tuoreimpana esimerkkind Ebola-
infektioiden hoitokokeilut L&nsi-Afrikassa, joiden eettisyyttd Maailman laakariliitto puolsi lausunnossaan
vuodelta 2014.

Toimenpiteend kokeellinen hoito asettuu ladketieteellisen tutkimuksen ja vallitsevien hoitokéayténtdjen
mukaisen potilaan hoidon vélille. Yksi keskeinen laaketieteellisen tutkimuksen ja kokeellisen hoidon valinen
ero koskee hoidon pdamaaréd. Kokeellisessa hoidossa yksittdisen potilaan hoito on toiminnan pdadmaaré.
Léaaketieteellisen tutkimuksen tavoite on tutkimustiedon kerd&@minen, ja siksi tutkimukset suunnitellaan ja
arvioidaan huolellisesti ennen niiden aloittamista. Tutkimukseen osallistujat valitaan my6s varsin tarkasti.
Koehenkildiden valintaperusteina kdytetddn muun muassa muuta sairautta ja siihen kéytettya laakitysta tai
henkilon ikaa.

Laaketieteellistd ihmisen koskemattomuuteen puuttuvaa tutkimusta sadadelladn tutkimuslailla (488/1999, laki
ladketieteellisesta tutkimuksesta). Suomen lainsaaddanndssa ei sita vastoin ole kokeellista hoitoa koskevia
erityissdédoksia vaan sitd koskevat samat sadnnokset kuin muutakin potilaan hoitoa. Se, etta
hoitotoimenpiteet ovat kokeellisia ja niiden kohteet ovat potilaana haavoittuvassa asemassa, johtaa
kysymaan, toteutuvatko potilaan itsemaardamisoikeus ja potilasturvallisuus kokeellisessa hoidossa.

Hoitokokeiluilla on merkittava osuus ladketieteen kehityksessd, vaikka niiden keskeinen tavoite onkin
potilaan hoitaminen. Hyva esimerkki tastd on Heikki Joensuun 2000-luvun alussa tekemd hoitokokeilu
huonoennusteista suolistosydpaa sairastavalle potilaalle toisen sydvan hoitoon tarkoitetulla, tuolloin viela
tutkimusvaiheessa olleella ladkkeell&. Onnistuneen kokeilun jalkeen laakkeen teho suolistosydvan hoidossa
osoitettiin kliinisin ladketutkimuksin, ja taudin hoito ja ennuste muuttuivat merkittavasti alun perin kokeiluna
alkaneen hoidon seurauksena.

Kokeellisessa hoidossa ladkkeen kéyttdaihe ja annos méaaritelldan yksilollisesti. Hoidon toteuttajalla tulee
olla késitys hoidon mahdollisista vaikutuksista ja haitoista, jotta potilasta ei altisteta turhille riskeille.
Suomessa ladkarilla on potilaan hoidon suhteen varsin laaja ammatillinen autonomia. T&m4 tarkoittaa, etta
laillistetulla 148karilla on oikeus pa4ttad potilaan tutkimuksesta, taudinméaérityksestd seké hoidosta, kun hén
kayttaa yleisesti hyvaksyttyja menettelytapoja koulutuksensa mukaisesti. Potilasta on kuitenkin aina
hoidettava yhteisymmarryksessd hanen kanssaan. Hoitokokeilu ei vélttamatta ole yleisesti hyvéksytty
menettelytapa, mutta 14akari voi kokemuksensa pohjalta perustella sen kayttoa potilaan tilanteessa
punnitsemalla samalla hoidon hy6tyja ja haittoja.

Joissakin terveydenhuollon yksikdissa on laadittu omia kokeellista hoitoa koskevia ohjeita. Esimerkiksi
HUSIn sisdisissa ohjeissa korostetaan hy6tyjen ja haittojen arvioinnin lisaksi hoidon kustannusten
madrittdmistd. Jos 14&kéari toimii yksityisen terveydenhuollon yksikdssd, hoidon ennakkoarviointi ja seuranta
voivat jaada hoitavan laékérin vastuulle. Kokeelliseen hoitoon ei ole valtakunnallista tai alueellista
ennakkoarviointia kuten laaketieteellisen tutkimuksen hankkeisiin. Laakaérilla on kuitenkin kaikissa potilaan
hoitoa koskevissa paatoksissdan ammatillinen vastuu, jota arvioidaan tarvittaessa jéalkikateen.

Kokeellista hoitoa pohditaan téssé selvityksesséd nimenomaan terveydenhuollon ammattihenkilén toimintana.
Kaésittelyn ulkopuolelle rajataan terveydenhuollon ammattihenkil6ihin kuulumattomat toimijat ja



terveydenhuollon ulkopuolella annetut hoidot. Selvityksessa pohditaan, suojaako
terveydenhuoltojarjestelmamme riittavasti haavoittuvassa asemassa olevaa potilasta hanen saadessaan hoitoa,
jonka tehoa tai turvallisuutta ei ole toistaiseksi todennettu. Tahan lukeutuu kokeellinen hoito viel&
rekisterdimattomalla l1adkkeelld, rekisterdidyn ladkkeen off label -kayttd sekd muut potilaan hoitamiseksi
tehdyt hoitokokeilut, joista ei ole tutkimusnayttoa.

Kuinka potilaan oikeudet ja hyva hoito voidaan toteuttaa kokeellisessa hoidossa parhaalla mahdollisella
tavalla? Liian tiukka saately voi hidastaa uusien hoitokédyténttjen kehittymisté ja potilaan oikeutta saada
terveydentilansa vaatimaa hoitoa erityisesti, jos vallitsevien hoitokdytantéjen mukaiset toimenpiteet ovat
osoittautuneet hyddyttdmiksi. Silloin kun potilasta ei voida auttaa hoitokaytantdjen mukaisella hoidolla,
mahdollisuus saada kokeellista hoitoa voidaan my6s katsoa potilaan oikeudeksi. Kokeellisen hoidon hyoty
siitd apua saavalle yksil6lle seka terveydenhuoltojérjestelman kehittymiselle on parhaassa tapauksessa
merkittava. Jos saatelya kiristetaan liiaksi tavoitteena tehdé hoitokokeiluista taysin turvallisia, avun saaminen
voi vaikeutua ja uusien hoitojen kehitys hidastua.

Keskeinen kokeellisen hoidon sé4telya koskeva vaikeus on se, ettei kokeellista hoitoa voida mééritella
tarkasti. Hoitokokeiluiden sisaltd voi vaihdella aina terminaalivaiheessa olevalle potilaalle annettavasta
yksil6llisesta sydpahoidosta jo vakiintuneessa kdytdssa olevan ladkkeen off label -kéyttéon. Valvonnan tarve
kasvaa mitd enemmén toimenpiteen kdyttdminen muistuttaa tutkimustoimintaa ja mita suuremmat ovat
kokeilun potilaalle aiheuttamat riskit. Huolimatta siita, etté potilaalle tarjottu hoito on kokeellista, sen tulee
olla aina laéketieteellisesti asianmukaista ja kunnioittaa potilaan oikeuksia.

2. Kokeellista hoitoa koskeva lainsaidanto

2.1 Kansainvaliset sopimukset ja julistukset

Euroopan neuvoston biolaaketiedetta ja ihmisoikeuksia koskeva yleissopimus (mydhemmin
bioladketiedesopimus) on ratifioitu osaksi Suomen lainsdadantéa helmikuussa 2010.
Biol&aketiedesopimuksessa ja sen lisdpoytékirjoissa, jotka pitavat sisalladn erityisalueita tdsmentavia
madrayksid, on asetettu sopimuksen ratifioineelle valtiolle vahimmaisvelvoitteet jattden tilaa kansallisella
tasolla tehtéville lain soveltamispaatoksille. Biolddketiedesopimuksessa keskeisena tavoitteena on
ihmisoikeuksien suojelu la&ketieteen ja biologian alalla. Keskeisié asiakohtia ovat muun muassa ihmisarvon
kunnioittaminen, yksilon ensisijaisuus yhteisoon nédhden, toimenpiteiden suorittaminen ammatillisten
velvoitteiden ja vaatimusten mukaisesti seka tietoon perustuva suostumus ladketieteellisiin toimenpiteisiin.
Sopimuksella saadelladn nimenomaan erityyppisia relaatioita, joissa potilas on osallisena. Tallaisia ovat
esimerkiksi potilaan ja ldakarin suhde seké tutkittavan ja tutkijan suhde.

Biolaaketiedesopimuksen 5 artiklassa on otettu kantaa potilaan itsemaaraamisoikeuteen. Terveyteen
kohdistuva toimenpide voidaan tehda vain, jos henkild on antanut suostumuksensa vapaasta tahdostaan ja
tietoisena kaikista asiaan vaikuttavista seikoista. Bioladketiedesopimuksen mukaan suostumus voidaan antaa
monin tavoin riippuen toimenpiteesta ja hoitotilanteesta. Se voi olla sanallinen, Kirjallinen tai implisiittinen.
Potilaan tulee voida antaa suostumus vapaasti ilman pakkoa tai suostuttelua. Nimenomainen kirjallinen tai
suullinen suostumus on tarpeen invasiivisissa toimenpiteissd, tutkimuksissa tai hoidoissa. Tutkittavan
suostumuksen liséksi ladketieteellisen tutkimuksen edellytyksena biol&éaketiedesopimuksen 16 artiklassa
muun muassa maarataan, ettd toimivaltaisen tahon on hyvéksyttavé tutkimushanke sen jalkeen, kun sen
tieteellisyys, tavoitteen merkitys ja eettisyys on arvioitu riippumattomasti ja monitieteisesti.

Maailman ladkariliiton Helsingin julistus on ihmiseen kohdistuvan tutkimuksen eettisten periaatteiden
perusta. Myds Suomen la4kériliitto on sitoutunut siind esitettyihin periaatteisiin. Helsingin julistuksessa
esitettyjé periaatteita on kirjattu myds kansallisiin lakeihin, kuten Suomessa tutkimuslakiin. Julistuksen 37
artikla koskee kokeellisia hoitoja. Téssé otetaan kantaa ndytt64 vailla olevien toimenpiteiden kayttoon
tilanteessa, jossa tunnetut hoitotoimenpiteet potilaan hoitamiseksi on havaittu tehottomiksi. Tallgin la&kéri
voi toista asiantuntijaa konsultoituaan ja potilaan tai hént4 edustavan henkilon suostumuksella kayttaa
yksittéisen potilaan hoidossa toimenpiteitd, jotka eivat perustu tieteelliseen ndyttodn. Niihin voidaan
turvautua, jos niiden kayttd voi la&kérin arvion mukaan tarjota mahdollisuuden pelastaa potilaan hengen,
palauttaa tdmén terveyden tai vahentdd karsimystd. Naiden toimenpiteiden turvallisuutta ja tehokkuutta on
tdman jalkeen arvioitava tieteellisin tutkimuksin, saatu tieto on tallennettava ja saatettava julkisesti saataville,
jos se on mahdollista. Maailman l&ékériliiton julistuksen mukaan tdmé tiedon tallennus ja julkiseksi



saattaminen on keskeista kaikissa tapauksissa. Hoitokaytantojen kehittymisen ja potilasturvallisuuden
kannalta onkin tarkead, ettd myos hoitojen toimimattomuus tuodaan esille.

Euroopan parlamentin ja neuvoston asetuksen N:o 726/2004 artiklassa 83 séadetaan 1aakkeen
erityisluvallisesta kdytosta”. Erityisluvallista kdytt6d voidaan soveltaa potilaisiin, joilla on krooninen tai
vakavasti heikentdva tai henked uhkaava sairaus ja joita ei voida tyydyttavasti hoitaa luvan saaneilla
la&kkeilla. Erityisluvalliseen k&yttoon tarkoitetusta ladkkeestd on pitanyt tehdd myyntilupahakemus tai sitéd
koskevien kliinisten tutkimusten tulisi olla k&ynnissé. Asetuksessa ei kuitenkaan madaritell& toimenpidetta
valtuuttavaa tahoa ja erityisluvallinen rekister6imattémien laakkeiden kayttd jaa kansallisen lainsdadannon
piiriin.

2.2 Suomen lainsaadanto

Suomen lainséadanngdssa ei ole kokeellista hoitoa koskevia erityissdadoksid. Kokeellisia hoitoja koskevat
kuitenkin yleisesti terveydenhuollon ammattihenkildstd annettu laki (559/1994), potilaan asemasta ja
oikeuksista annettu laki (785/1992), ladkelain 15 c § (395/1987, laakelaki) seka Fimean maarays pitkalle
kehitetyssa terapiassa kaytettavien ladkkeiden valmistamisesta yksittaiselle potilaalle (Dnro
608/03.01.01/2009).

Terveydenhuollon ammattihenkil6laissa on saadetty, ettd ammattitoiminnan padmaarana on terveyden
yllapitaminen ja edistdminen, sairauksien ehkéiseminen seka sairaiden parantaminen ja heidan karsimystensa
lievittdminen. Laillistettu 148ké&ri paattaé potilaan tutkimuksesta, taudinmaarityksesta ja siihen annettavasta
hoidosta. Ammattihenkilon on ammattitoiminnassaan sovellettava yleisesti hyvaksyttyjé ja kokemusperaisia
perusteltuja menettelytapoja koulutuksensa mukaisesti, jota hdnen on pyrittava jatkuvasti tdydentamaan.
Ammattitoiminnassaan terveydenhuollon ammattihenkildn tulee tasapuolisesti ottaa huomioon
ammattitoiminnasta potilaalle koituva hyoty ja sen mahdolliset haitat. Liséksi hénen tulee ottaa huomioon
potilaan oikeudet.

Potilaslaki koskee kaikkea potilaan hoitoa. Potilaslain 3 8:ssa sdddetaan potilaan oikeudesta hdnen
terveydentilansa edellyttdmaan terveyden- ja sairaanhoitoon terveydenhuollolla kéytettévissa olevien
voimavarojen mukaisesti. Potilaslain 5 §:ssd séadet&én potilaan tiedonsaantioikeudesta. Potilaalle on
annettava tieto hanen terveydentilastaan, hoidon tarkoituksesta ja hoitovaihtoehdoista sekd muista héanen
hoitonsa kannalta merkittavista seikoista. Potilaslain 6 8:ssd on sdddetty potilaan itseméardédmisoikeudesta.
Patilaslain mukaan potilasta on hoidettava yhteisymmarryksessé hdnen kanssaan ja potilaan kieltaytyessé
jostain hoitotavasta hantd on mahdollisuuksien mukaan hoidettava, jollain muulla laaketieteellisesti
hyvaksyttavalla tavalla. My6s Suomen perustuslaissa (731/1999) on saddetty itsemadraamisoikeudesta.

Itsema&raédmisoikeudessa on kyse pohjimmiltaan heikomman suojasta. Potilas katsotaan hoitosuhteessa
heikommaksi osapuoleksi erityisesti, jos hdnen kykynsé huolehtia itsestadn ja oikeuksistaan on puutteellinen.
Potilaslaissa ei ole otettu kantaa suostumuksen antotapaan tai sisaltdén. Monet hoitotoimenpiteista kuitenkin
edellyttavat kuitenkin potilaan nimenomaista suullista tai kirjallista suostumusta. Téallaisille toimenpiteille on
tunnusomaista se, etté niissé puututaan voimakkaasti henkilon fyysiseen tai psyykkiseen
koskemattomuuteen, tai niisté potilaalle koituvan haitan tilastollinen riski on huomattava. Muun muassa
potilaan hoitolinjan valintaa koskevat paatokset ovat tarkeita hoitopaatoksia. Potilaalla on potilaslain mukaan
oikeus myo0s kieltaytya terveydentilaansa koskevasta tiedosta ja antaa silti suostumuksensa hoitoon. Lisaksi
potilaslakiin kuuluu rajoittamisvaltuus, jonka mukaan potilaalle ei pidd antaa selvitystd jos se vaarantaisi
h&nen henkensa tai terveytensa.

Laakelain 15 ¢ 8:ssd sdadetdan ladkkeen valmistamisesta yksilolliseen hoitoon. Vastuu yksildllisesti
valmistetun ldakkeen kaytostd potilaan hoidossa kuuluu yksinomaan 1a4karille. S&8nnoksessa on annettu
Fimealle valtuutus asettaa tallaista hoitoa koskevia tarkempia méérayksia. Fimean maaréyksessé ei
kuitenkaan oteta kantaa siihen, milloin kokeellista hoitoa voidaan kayttad potilaan auttamiseksi.

Laaketieteellisissa tutkimuksissa sovelletaan tutkimuslakia. Tutkimuksesta koituvan hyddyn on aina
arvioitava olevan tutkittavalle suurempi kuin tutkimuksesta aiheutuvan haitan. Tutkittavan etua on pidettava
yhteiskunnan ja tieteen etua tdrkedmpéna. Tutkittavan edun toteutumisen seuraaminen muodostaa erityisen,
tutkimuksen ajan kestavén valvontavelvollisuuden. Ladketieteellistd tutkimusta ei saa aloittaa ilman eettisen
toimikunnan lausuntoa. Eettisen toimikunnan on lain mukaan esitettdva perusteltu ndkemys siitd, onko



tutkimus eettisesti hyvaksyttava, ja tdman lisaksi sen on arvioitava, onko tutkimussuunnitelmassa otettu
huomioon laaketieteellista tutkimusta koskevat sdédnndkset tai maaraykset.

Potilaslakiin kirjattu tiedonsaantioikeutta koskeva s&&nnds on toisenlainen kuin tutkimuslain edellyttdma
suostumus. Tutkimuslain 6 §:n mukaan ihmiseen kohdistuvaa ladketieteellisté tutkimusta ei saa suorittaa
ilman tutkittavan Kirjallista tietoon perustuvaa suostumusta. Saannoksesta voidaan poiketa esimerkiksi jos
henkilGtietojen antaminen on tutkittavan edun vastaista tai jos tutkimuksesta aiheutuu tutkittavalle vain
véhdainen rasitus, eika siitd ole haittaa hanen terveydelleen. Tadma poikkeus ei koske kuitenkaan Kliinisia
ladketutkimuksia. Tutkimuslain mukaan tutkittavalle on annettava riittava selvitys hanen oikeuksistaan,
tutkimuksen tarkoituksesta, luonteesta ja siina kaytettavistd menetelmista. Hanelle on myds annettava riittava
selvitys mahdollisista riskeist4 ja haitoista. Tutkittavan on pystyttdva paattdmaéan suostumuksestaan
tietoisena tutkimukseen liittyvistd, hanen paatoksentekoonsa vaikuttavista seikoista ja oikeuksistaan.
Tutkimuslain ja potilaslain erojen katsotaan johtuvan tutkimuksen ja hoidon eri padmaarista.

Kokeellisiin hoitoihin liittyy my6s potilasvahinkolakia (585/1986) ja sairausvakuutuslakia (1335/2004)
koskevia oikeudellisia nékdkulmia. Potilasvahinkolain mukaan korvausta laékkeen aiheuttamasta vahingosta
korvausta suoritetaan tutkimuksesta, hoidosta tai muusta vastaavasta késittelysta tai sellaisen laiminlyonnista
edellyttéen, ettd kokenut terveydenhuollon ammattihenkild olisi tutkinut, hoitanut tai muutoin kasitellyt
potilasta toisin ja siten todennakdisesti vélttdnyt vahingon, joka potilaalle on aiheutunut. Liséksi arvioidaan
onko potilaalle aiheutunut haitta kohtuuton. Potilasvahinkolain soveltaminen kokeellisen hoitoon on
ongelmallista, koska se on vakiintuneista hoitokéaytannoista poikkeavaa toimintaa, jonka riskeja ei tunneta.
Potilasvahingon yhteydessa voidaan kuitenkin arvioida, olisiko kokenut terveydenhuollon ammattihenkild
kuitenkin paatynyt myos kokeelliseen hoitoon.

Sairausvakuutuslain mukaan laéke kuuluu korvauksen piiriin kun sitéd kaytetdan yleisen hoitokédytannon
mukaisesti. Ladkkeen myyntilupa ja korvattavuus maaraytyy sen mukaan, millaisella kayttdindikaatiolla
laékkeen valmistaja on osoittanut ld&kkeen turvallisuuden ja tehon.

Joidenkin vaikeiden ja pitkdaikaisten sairauksien hoidossa kaytettdvista ladkkeista maksetaan peruskorvausta
suurempi erityiskorvaus. Erityiskorvausta on mahdollista kuitenkin saada vain sen kayttéindikaation
mukaiselle hoidolle, johon myyntilupa on saatu. Jos potilasta hoidetaan markkinoilla olevalla
erityiskorvattavalla ladkkeellda mutta poiketen virallisesta kayttoindikaatiosta, se voidaan korvata ainoastaan
peruskorvauksen mukaisesti.

Yksityisessa terveydenhuollossa potilas vastaa itse kokeellisen hoidon kustannuksista. Jos kokeellinen hoito
toteutetaan julkisen terveydenhuollon yksikdssd, se vastaa kokeellisen hoidon kustannuksista silta osin, kuin
se ylittaa asiakasmaksun.

Vield tutkimusvaiheessa olevalla, rekisterdimattomélla laékkeella ei ole myyntilupaa. Néin ollen laékkeelld
ei ole hintaa eika sit4 voi markkinoida tai ostaa. Tutkimusvaiheessa olevan ladkkeen kéaytté kokeellisessa
hoidossa riippuukin ladkkeen valmistajan paatoksestd. Ladkkeen valmistaja vastaa talloin myos ladkkeen
kustannuksista.

Tulevina vuosina joudutaan enenevissa maéarin pohtimaan ladkkeiden korvattavuutta yksildidyissa
la&kehoidoissa. Korvausjdrjestelmén reagointi uusimpiin tutkimustuloksiin on hidasta. Suomessa on
tuomioistuinkésittelyn seurauksena paadytty korvaamaan Ruotsissa potilaalle annettu harvinaissairauden
hoito, josta vasta myéhemmin tuli Suomessa osa hyvaa hoitokaytantdd, mutta joka oli potilaan sairastaessa jo
tarjolla useissa Euroopan maissa.

Kelan tutkimusjaoston vuonna 2015 julkaiseman harvinaissairauksia hoitaville 1adkareille tehdyn
kyselytutkimuksen mukaan nykyinen ladkekorvausjarjestelmd ei huomioi riittavasti harvinaissairauksien
hoitoa. Harvinaissairaudeksi katsotaan sairaus, jota sairastaa enintéan viisi ihmista 10 000 ihmista kohti.
Vaikka suuri osa harvinaissairauksien hoidossa kéytettavista ladkkeista korvattiin selvityksen mukaan
normaalin kaytdnndn mukaan, joidenkin potilaiden ld&kekustannukset voivat silti kasvaa suuriksi sen vuoksi,
ettd harvinaissairauksien hoitamiseen kaytetyt ladkkeet ovat harvoin erityiskorvattavia. Kyselytutkimuksessa
laékarit ehdottivat harvinaissairauksien ladkehoidon kehittamiseksi muun muassa yksinkertaisempia
korvauskéytanttja sekd hoidon keskittdmisté ja tyonjakoa yliopistosairaaloiden kesken. Harvinaissairauksia
koskevan tiedon kerdadmiseen ehdotettiin muun muassa valtakunnallista sairauskohtaista rekisteria potilaista
ja heidén oireistaan seka harvinaissairauksien hoitojen vaikutusten dokumentointia.



3. Kokeellinen hoito kiytinnossa

3.1 Kokeellisen hoidon kaytintoja Yhdysvalloissa ja Euroopassa

USA:ssa FDA (Food and Drug Administration) antaa luvan seka seuraa kokeellisten hoitojen kulkua. FDA
tarjoaa kattavat kokeellista hoitoa koskevat ohjeet seka l&éakérille ettd potilaalle. Kokeelliseen hoitoon
osallistuminen edellyttdd muun muassa kirjallisen suostumuksen potilaalta seka hyvéksynnan
institutionaaliselta arviointiryhmaltd (Institutional Review Board, IRB). Kokeellisen hoidon tulokset ja
haittavaikutukset raportoidaan FDA:lle. Kokeelliseksi hoidoksi katsotaan nimenomaan rekister6iméttéman
ladkkeen tai ladketieteellisen laitteen kdyttd potilaan hoidossa. On kuitenkin mahdollista, etté instituutio,
jossa jo rekisteroidyn ladkkeen off label- hoitokokeilu tehdédén, edellyttad hoitokokeilulle IRBn arvioinnin tai
muuta valvontaa. Syyskuussa 2015 USA:n kahdessakymmenessa osavaltiossa tuli voimaan “oikeus kokeilla”
-lakikokoelma (right to try laws), joka antaa terminaalivaiheessa oleville potilaille mahdollisuuden kéyttaa
rekisterdimattomia ladkkeita ilman FDA:n lupaa ja suojaa hoitokokeiluun osallistuvaa laakaria ammatillisilta
rangaistustoimilta (professional disipline).

Vuonna 2010 julkaistiin selvitys kymmenessa Euroopan unionin jasenmaassa kaytdssa olevista kliinisen
tutkimuksen ohjeista ja sdadoksistad. Suomi ei ollut mukana tutkimuksessa. Tutkimuksessa selvitettiin myds
kokeellisen hoidon kdytanttja (”compassionate use” tai “expanded access”). Kokeelliseen hoitoon ei luettu
mukaan ladkkeen off label -ké&ytt04. Yleisesti ottaen katsottiin, ettd Euroopan maiden vélilla oli kokeellisen
hoidon suhteen enemman erovaisuuksia kuin yhtenevaisyyksia. Ainoa yhtenevéisyys oli, etta kaikissa
maissa, joissa kokeelliseen hoitoa oli mahdollisuus antaa, vastuu hoidosta oli hoitavalla laakarilla. Epaselva
raja kokeellisen hoidon ja kliinisen tutkimuksen valilla ja maasta toiseen vaihtelevat sdddokset aiheuttavat
selvityksen mukaan riskin, ettd kliinisten la&ketutkimusten sijasta kokeellista hoitoasetelmaa kéaytetdén
tiedon keradmiseen uusista ladkkeistd. Nain voidaan kiertaa kliinisiltd tutkimuksilta vaadittavia edellytyksia.
Kokeellinen hoito koskee yleensa heikoimmassa asemassa olevia, ja sen saatavuuteen kohdistuvat odotukset
ovat kasvaneet. Selvityksen johtopaatoksissa todetaan, ettd potilaan suojeleminen edellyttédé kokeellisen
hoidon sdatelyd, sen edellytyksid, rajoittamista ja vastuita koskevaa, nykyista selkedampaé ja
informatiivisempaa lainsdadantoa.

European Group of Ethics in Science and New Technologies -asiantuntijaryhma suositteli viimeisimmassa
kannanotossaan N:o 29 lokakuussa 2015 tarkempia kokeellisia hoitoja koskevia sdédnnoksié ja perusteli
nakemysta silld, ettd sddnndkset muun muassa hoitojen aloittamisen valtuuttavasta tahosta, velvollisuudesta
kerété tietoa, tietoon perustuvasta suostumuksesta seké eettisestd arviosta vaihtelivat eri jasenmaissa.

3.2 Esimerkkeja kokeellisen hoidon valvonnasta Suomessa

Heikki Joensuun la&kekokeilu suolistosyOpéa sairastavalle potilaalle on hyva esimerkki hoitokokeilujen
eduista yksilon ja ladketieteen kehityksen kannalta. Onnistunut kokeilu johti ladkkeen tehon todistamiseen
suolistosydvan hoidossa Kkliinisin la&ketutkimuksin ja lopulta taudin hoidon ja ennusteen muuttumiseen.

Empiiriset hoitokokeilut ovat valttdméaton osa ladketiedettd. Varsinkin harvinaissairauksissa uusien
ladkkeiden kokeileminen tai ladkkeiden off label -kdyttd voi olla olennainen osa yrityksié 16ytaa potilaille
toimiva hoito. Jos potilaan diagnoosi on epdvarma, myos hoito on kokeilevaa. Laakarin antaman hoidon on
kuitenkin perustuttava ndyttdon aina, kun se on mahdollista. Kun hoitokaytannoisté poiketaan, 14&kérin on
kirjattava perustelut hoitolinjan muuttamisesta ja kuvaus asian esittdmisesta potilaalle.

Kokeellisen hoidon hy6tyjen rinnalla on pohdittava myds niiden mahdollisia haittoja ja hoidon
tehottomuutta. Terveydenhuollossa hoitomenetelmat perustuvat hoitosuosituksiin, jotka taas perustuvat
toisaalta tieteelliseen ndyttéon ja toisaalta kokemusperdisiin hoitokaytantéihin. Tieteelliseen nayttoon
perustuva hoito jaotellaan ndytdn asteen mukaan. Suomessa muun muassa terveyden ja hyvinvoinnin
laitoksen alaisuudessa toimiva Finohta arvioi terveydenhuollon menetelmid. Finohta on sairaanhoitopiirien
kanssa kaynnistanyt vuonna 2005 uusien menetelmien kayttéonottoa koskevan valtakunnallisen HALO-
ohjelman. HALO ohjelma arvioi kattavasti terveydenhuollon menetelmia diagnosoinnista hoitoon ja
kuntoutukseen. Keskeistd on pyrkid terveydenhuollossa ndyttdon perustuviin menetelmiin, joiden
vaikuttavuus ja turvallisuus tunnetaan riittavéasti ja joiden kustannukset ovat kohtuulliset.



Sosiaali- ja terveysalan lupa- ja valvontavirastossa Valvirassa on ollut lisdantyvéassa maarin arvioitavina
hoitopééatoksia, joita voidaan pitaa kokeellisina hoitoina ja joissa on katsottu voivan epailla
potilasturvallisuuden vaarantuneen. Valvira on joutunut rajoittamaan paitsi yksittaisten laakéareiden Kkliinista
autonomiaa my0s puuttumaan hoitoyhteison hoitok&ytantoihin.

Valviran toiminnan tarkoitus on valvoa terveydenhuollon ammattihenkildiden ja yksikoiden toimintaa ja se
perustaa paatoksensa selvityksiin, potilasasiakirjoihin seké asiantuntijoiden arvioihin. Valvira arvioi la&kérin
hoitopa4toksia sille tehtyjen ilmoitusten perusteella jalkikateen.

Arvioinnissaan Valvira kiinnittdd huomiota muun muassa siihen, onko potilaan oikeus yleisesti hyvaksyttyyn
hoitoon turvattu, ovatko tarjotun hoidon toteutus ja seuranta asianmukaisia ja onko potilasta informoitu
hoidon kokeellisuudesta.

Valviran viime vuosina arvioimissa, kokeellista hoitoa koskevissa tapauksissa tarkastelun kohteena ovat
olleet terveydenhuollon ammattihenkildstén diagnosoimat, vakiintuneista maarityksista poikkeavat
uudenlaiset taudinkuvat ja niihin tarjottu hoito, potilaan terveydentilan seuraamisen laiminlyéminen, seka
merkittava poikkeaminen laéketieteellisesti perusteltavissa olevista hoitok&ytanndista. Vaikka potilaan oireet
voivat helpottaa lyhyella aikavalilla, vaaran hoidon aiheuttamat pitkan ajan haitat voivat olla merkittavia. On
my0s tapauksia, joissa on kaynyt ilmi, ettei potilaita ole informoitu asianmukaisesti siitd, ettd kyseesséa on
hoitokokeilu ja potilaan suostumusta ei ole dokumentoitu.

Kokeellisen hoidon ja ladketutkimuksen rajaa on jouduttu arvioimaan myods suomalaisessa tuomioistuimessa
(Dnro R 13/8233). Tapaus koski potilaiden tarpeisiin yksildityja sydpahoitoja olosuhteissa, joissa nayttoon
perustuvat hoitomenetelmét oli havaittu tehottomiksi. Tapaukseen ei liittynyt potilasturvallisuuteen tai
kliinisiin hoitokaytantoihin liittyvid ongelmia. Oikeudenkdynnissa arvioitiin, oliko lakia ladketieteellisesta
tutkimuksesta rikottu silla perusteella, etta potilaalle tehdyt toimenpiteet oli maaritelty kokeelliseksi hoidoksi
tilanteessa, jossa ladketieteellisen tutkimuksen tunnusmerkit tayttyivat. Potilaita oli informoitu siitd, etta
kyseessa on nimenomaan kokeellinen hoito ja heilta oli pyydetty etukéteen kirjallinen tietoon perustuva
suostumus. Potilaiden hoidosta ja sen vaikutuksista julkaistiin jalkikéateen artikkeleita laaketieteellisissa
julkaisusarjoissa.

Tapauksessa arvioitiin kokeellista hoitoa ilmidna paitsi juridiselta kannalta myds terveydenhuollon
toimintana. Karajaoikeus totesi tuomiossaan, ettei kyseessa ollut kliininen ladketutkimus eika toimintaan
siksi tarvittu tutkimuslain edellyttdmaa eettisen toimikunnan lausuntoa tai Fimean lupaa.

Oikeuden paattksen mukaan hoidon pd&dméaara on kokeellisen hoidon ja tutkimuksen keskeinen
erotteluperuste. Se, ettd potilaan hoidosta kertyy tieteellista tietoa, ei muuta kokeellista hoitoa tieteelliseksi
tutkimukseksi. Jos hoidot annetaan nimenomaisesti tieteellisen tiedon kartuttamiseksi joko ladke- tai muussa
tutkimuksessa, kyseessa on laaketieteellinen tutkimus. Tutkimus ja hoito eivét kdytanndssa sulje toisiaan
pois ja usein potilaalle tehtavassa interventiossa voidaan ndhdd molempien piirteitd. Rekisteritutkimuksessa
kokeellisesta hoidosta saatava tieto voidaan kerétd, analysoida ja julkaista tiedeyhteison arvioitavaksi. Usein
retrospektiivisen tutkimuksen nayttoarvo ei kuitenkaan yll& samaan kuin tutkimuksen, jossa
tutkimusasetelma on suunniteltu etukéteen. Retrospektiivinen tutkimuskin voi kuitenkin olla tieteellisesti
merkityksellistd. Rekisteritutkimus, jossa tietoa kerataan ja analysoidaan retrospektiivisesti, ei kuulu
tutkimuslain piiriin.

On ongelmallista antaa kokeellista hoitoa, jos samalla ei edes suunnitella Kkliinisia tutkimuksia hoidon
hyodyn todistamiseksi tai hoitokokeilun tuloksia ei pyrité julkaisemaan. Hoitokokeilusta ei tulisi tulla
vaihtoehtoista hoitok&ytantd ilman kliinista tutkimusta, jolla sen teho asianmukaisesti todennetaan.
Kokeilusta kertyneen tiedon raportointi, julkaiseminen ja asettaminen tiedeyhteison arvioitavaksi antaa
viitteitd hoidon vaikuttavuudesta ja haitoista ja on keskeistd hoitokaytant6jen oikeanlaisen kehittymisen
kannalta.

4. Kokeellista hoitoa koskevia eettisid nakokulmia

Kuinka kauas nayttoon perustuvista hoitomenetelmistd voidaan poiketa potilaan edun nimissa? Laakérin
kliininen autonomia perustuu ladkarin professioon, jonka jasenyys edellyttda sitoutumista ammattieettisiin
velvoitteisiin. Profession velvoitteita ovat Suomen laakariliiton mukaan oman edun asettaminen toissijaiseksi
potilaan etuun ndhden, korkean ammattitaidon yllapitdminen, humanististen arvojen ja sosiaalisen



oikeudenmukaisuuden kunnioittaminen ja edistdminen seka yleisten laékérin etiikan periaatteiden
noudattaminen. Potilaan tahdon kunnioittaminen on periaatteista keskeisimpia.

Ammattieettiset velvoitteet ohjaavat myos ladkarin profession mukaista hyvaa hoitoa. Ladkarin
terveydenhuollon ammattilaisena antaman hoidon on oltava la&karin ammattieettiseen velvoitteeseen
kuuluvan korkean ammattitaidon mukaista. Diagnoosit, joille ei ole ldéketieteellista perustetta ja
vaihtoehtoisten, ei-ladketieteellisten hoitomuotojen kéyttdminen eivat ole osa l4&kérin profession
madrittdmaé kliinistd autonomiaa. Mik&an tarjottu hoitomuoto ei saa olla sellainen, ettd siitd on enemmén
haittaa kuin hydtyd. Myds hoidon tehottomuus ja katteettomat terveyslupaukset voidaan katsoa haitaksi.

Laakintaetiikassa voidaan tunnistaa kaksi keskeista ldhestymistapaa potilaan hyvéaéan. Lahestymistavat
ilmentévét kahta erilaista moraaliperiaatetta. Hyvén tekemisen mallissa potilaan hyva maaritellaan
l4&ketieteen tarjoaman objektiivisen arvoperustan kautta. Potilaan “hyva” tai ”paha” oletetaan voitavan
maéritell& puhtaasti kliinisen kasitteiston avulla kuten pitdmalla elinidn pitdmisté aina potilaan “hyvana”.
Autonomian kunnioittamisen mallissa potilaan hyva maéritellaén potilaan omista l&htdkohdista yksiléna —
hanen haluistaan, arvostuksistaan ja toiveistaan. La&ké&rin toiminnan esisijainen tehtévéa on silloin potilaan
autonomisen paatdksenteon edistaminen. Potilaan paras toteutuu kun laakari selvittaa talle eri hoitomuotojen
haitat ja edut, mutta potilas arvioi itse hoitotoimenpiteen eri puolien merkityksen omien henkil6kohtaisten
arvostustensa perusteella. Pohdinta oikeudesta kokeelliseen hoitoon on mielenkiintoinen mutta
ongelmallinen.

Potilaan itsemaaraamisoikeuden toteutuminen on yksi terveydenhuollon keskeisimpia periaatteita. Potilaan
hoidossa itsemé&arédamisoikeus tarkoittaa suostumista hoitoon tai oikeutta kieltéytyé hoidosta. Sen sijaan
potilaalla ei ole oikeutta pa&ttad millaisia hoitoja h&nen tulisi saada. Ladkintéetiikassa on pitkélti kysymys
vallankéyton etiikasta, asiantuntijavallan kéyttamisesta potilaaseen. Luotettavan arvion antaminen
toimenpiteestd on potilaan itsemaardd@miskyvyn kannalta olennaista. Vain tiedon saaminen antaa potilaalle
mahdollisuuden tehda harkittu paatos ja luo perustan hénen itsemaaradmisoikeudelleen. Mité valistuneempi
arvio suunnitellusta hoidosta on — sen oletetusta hyddysta suhteessa haittoihin — sitd paremmin se edistaa
potilaan mahdollisuutta itsemaaraamiseen.

Itsema&raédmisoikeuden kannalta on olennaista, ettd henkil6lld on mahdollisuus saada ja hdn myo6s kykenee
ymmartamaan tiedon, jonka varassa han tekee itseddn koskevan valistuneen paatoksen. Itsemaaraédmiseen
kuuluu, ettd yksilo voi paattad itsedan koskevissa asioissa toimia oman arviointikykynsa mukaisesti.
Itsema&raédmisoikeuteen kuuluu myds vastaava muita moraalisia toimijoita koskeva velvollisuus noudattaa
henkilon tahtoa. Patevaa hoitosopimusta ei voida laatia, jos potilas ei ole kompetentti. Pohjimmiltaan
kompetenssi on aina suhteellinen. Kompetenssin on kuitenkin oltava riittavaa, jotta yksilod voidaan pitaa
itsemaadradvané henkiléna.

Kokeellisessa hoidossa tietoon perustuva suostumus edellyttaa, ettd potilas ymmartaa hoidon vaikutusten ja
hyodyn arvioinnin perustuvan puutteelliseen ndyttdon ja myds sisaltdvan tuntemattoman suuruisen riskin
siitd hénelle aiheutuvista haitoista. On eettisesti vaikea kysymys kuinka kompetentti potilas on mahdollisesti
terveyttd tai henked uhkaavassa tilanteessa arvioimaan kokeellisten hoitojen hanelle aiheuttaman riskin
suuruutta. Kysymys liittyy myos ladkarin etiikkaan. VVoiko laakarilla olla velvollisuutta suositella potilaalle
hoitoa, jonka hyodysta tai haitoista hdnelld on puutteellista ndytt6a? Toisaalta, onko potilaalla oikeus ottaa
riski, jos han on sen tietoon perustuen punninnut?

Yksilon itseméaraédmisoikeudessa on pohjimmiltaan kysymys ihmisarvon kunnioittamisesta. Ihmisarvo on
Euroopan neuvoston biol&déaketiedesopimuksen keskeisid I&htokohtia ja késitteend kaikkien muiden
yleissopimuksen arvojen perusta. Se on keskeinen l&éketieteellistd tutkimusta sdételevissa artikloissa, joissa
ihmisarvon periaatteesta johdetaan muun muassa ihmisen ensisijaisuus tieteen ja yhteiskunnan intresseihin
néhden. Itsemé&ardémisoikeuden toteutumisen kannalta on myos ongelmallista, jos ulkopuoliset tekijét
alkavat vaikuttaa 1&48karin ja potilaan hoitosuhteeseen. Ulkopuolinen tekija voi olla esimerkiksi 1a&keyhtitn
intressi vaikuttaa potilaan hoidolliseen tutkimukseen toivossa saada tutkimustietoa ja lopulta taloudellista
hyotyd. Myos ladkarilla saattaa olla intressi aloittaa jokin hoito ja hédnen pyrkimyksensa saattaa vaikuttaa
h&nen antamansa informaation véaristymiseen. Mikali ulkopuoliset tekijat vaikuttavat 1&&karin ja potilaan
luottamukselliseen suhteeseen, hyvé hoito ei valttdmatta toteudu.

Potilaan kannalta on tarkeaa, ettei terveydentilan parantumisen mahdollisuudesta anneta eparealistista
arviota, ja hoidon haittavaikutukset kaikkineen esitetddn potilaalle realistisesti. Potilas saattaa korostaa



joitain haittavaikutuksia seka kokea niiden vaikuttavan eldméansa rajoittavasti toisin kuin miten laakéri ne
arvioi. Paatoksen tulisi siksi heijastaa potilaan omaa arviota siitd, mité han pitéa itsellensa parhaana
ratkaisuna. Ongelma ei koske ainoastaan kokeellisia hoitoja, mutta kokeellisissa hoidoissa toimenpiteen
hy6tyjen ja haittojen punnitseminen on vaikeampaa ja potilaan ottama riski ennalta tuntematon. Pahimmassa
tapauksessa potilas saattaa viettda viimeiset viikkonsa karsien hyddyttomasta hoidosta. Olennainen kysymys
potilaan kannalta voi siksi olla my6s, milloin hoidon kokeilu ei ole en&a tarkoituksenmukaista vaan olisi
omiaan vain lisdédmadn potilaan kérsimysté. Jossain tapauksissa pitdé arvioida, onko hyva palliatiivinen hoito
parempi vaihtoehto kuin kokeellinen hoito.

Koska kyse on hoidosta eika tutkimuksesta, potilaalla on potilaslain mukainen oikeus kieltaytya
vastaanottamasta toimenpidettd koskevaa tietoa. Toteutuuko heikomman suoja kokeellisessa hoidossa, jos
potilas kieltaytyy toimenpidetta koskevasta informaatiosta? Seka biolééketiedesopimus ettd Maailman
laékariliiton Helsingin julistus edellyttavét kokeellisessa hoidossa potilaalta tietoon perustuvaa suostumusta.
Myds potilaslakiin on kirjattu, ettd merkittavissa hoitotoimenpiteissé potilaan suostumuksen tulee olla
eksplisiittinen.

Suomen eduskunnan oikeusasiamies on antanut kaksi paatdsta vuosina 2012 ja 2013 (Dnro 1918/4/11 ja
Dnro 3603/2/13) ladkkeen kaytosta off label -muodossa ja potilaan itsemadraamisoikeudesta, kun potilasta
hoidetaan kokeellisesti. Padtokset koskevat useissa Suomen sairaanhoitopiireissa off label -hoitona
kaytettavan Avastinin kayttda myyntiluvan omaavan Lucentisin sijasta silmanpohjan nesteisen ikdrappeuman
hoitoon. Avastinin kaytt6 on ollut osa vallitsevaa hoitokaytantda, koska sen kustannusvaikuttavuus on
huomattavasti suurempi kuin myyntiluvallisen ja kalliimman Lucentiksen. Ladkevalmistaja ei ole hakenut
Avastinille hoidon mukaista myyntilupaa, vaikka ldakkeen turvallisuuden ja vaikuttavuuden tutkimuksissa
havaittu olevan samaa luokkaa kuin myyntiluvan saaneella laékkeella. Joulukuussa 2015 sosiaali- ja
terveysministerion yhteydessa toimiva palveluvalikoimaneuvosto on suosittanut Avastinin off label -
hoitokdytdnnon ottamista julkisesti rahoitettuun terveydenhuollon palveluvalikoimaan.

Eduskunnan oikeusasiamiehen kannanoton mukaan vastuu hoidosta ja ladkarin velvollisuus tiedon
antamiseen potilaalle korostuvat, kun ladketta maarataan ohi sen hyvaksytyn kayttotarkoituksen.
Oikeusasiamies perustaa paatoksensé potilaslakiin ja sitd koskevaan hallituksen esitykseen (HE 185/1991).
Hoidon luvallisuus riippuu potilaan suostumuksesta, ja potilaan tahdosta on varmistuttava epéselvissa
tapauksissa, useista hoitovaihtoehdoista valittaessa seka jos potilaan hoitoon liittyy erityisia vaaratekijoita.
Laakarin madratessa ladketté sairauden hoitoon, joka ei ole ladkkeen kéyttdindikaation mukainen, potilaalle
on selvitettava tilanne ja hoidolliset syyt, miksi kyseiseen hoitoratkaisuun ollaan paatyméssa. Eduskunnan
oikeusasiamies edellytti, ettd jos potilaalle maarataan Avastinia silmanpohjan nesteisen ikdrappeuman
hoidon kohdalla seka potilaalle annettavan selvityksen ettd hdnen antamansa suostumuksen on oltava
kirjallisia. Mikali potilas kieltaytyy Avastin ladkkeen off label -kaytostd, hanelle tulee tarjota myyntiluvan
saanutta laéketta.

Mité lahemméksi ld&ketieteellistd tutkimusta kokeellinen hoito toimenpiteend tulee ja mitd suuremmiksi
potilaalle koituvat riskit kasvavat, sitd tarkedmpéaa olisi noudattaa ladketieteellisessa tutkimuksessa
sovellettavia eettisid periaatteita myos kokeellisessa hoidossa. Laékarill& on potilaaseen néhden paitsi
asiantuntijavaltaa myos valtaa paattad, kuinka resursseja kéytetédan potilaan hyvéksi. Ladkarin eettinen
velvollisuus kayttaa tata valtaa potilaan parhaaksi mutta myds siten, ettd potilaan itsemaéraédmisoikeus
toteutuu mahdollisimman taysiméaaraisesti.

5. Lopuksi

ETENE kasitteli kokeellista hoitoa kokouksissaan vuosina 2015 ja 2016. Neuvottelukunnan keskusteluissa
korostuivat muun muassa kysymys hyvan tekemisen ja vahingon valttdmisen periaatteiden ja toisaalta
potilaan itsemaaradmisoikeuden toteutumisesta. Lisdksi ETENE pohti myds hoitokokeilujen kustantamista
koskevia priorisointiongelmia. Hoitokokeilut voivat olla kalliita, minka vuoksi on pohdittava hoidon
kustannuksia ja maksajaa.

Hoitokokeiluita sdannell&én yleisesti potilaan hoitoa koskevissa laeissa. Kokeellinen hoito muistuttaa
toimintana ladketieteellistd tutkimusta muun muassa silloin, kun kokeellisessa hoidossa kéytetédan
rekisterdimatonta laaketta. Kuinka pitkalle kokeellisessa hoidossa pitdisi noudattaa laaketieteellistd



tutkimusta koskevia periaatteita? Potilaan itseméaarddmisoikeuden toteutuminen edellyttdisi tietoon
perustuvaa nimenomaista suostumusta, joka olisi vahintaédn dokumentoitu, mieluiten kirjallinen.

Kokeelliseksi katsottavan hoidon maarddminen tavanomaisen hoitosuositusten mukaisen hoidon tapaan sotii
eettisid periaatteita vastaan. Jos hoidosta ei ole olemassa tieteellisti ndyttda ja se poikkeaa hoitokaytanngista,
on ladkérin eettinen velvollisuus seurata potilaan vointia riittdvan tiheasti ja pitkddn mahdollisten haittojen
toteamiseksi. Myo6s hoidon tehottomuus voidaan katsoa hoidon haitaksi. Jos hoidosta ei ole tutkimusnayttoa,
laékarin tulisi kaikin tavoin pyrkié siihen ettd tutkimusta tehtdisiin. La&kari voi tehdé tdmén joko
julkaisemalla omat havaintonsa, keradmalla kaiken tarpeellisen tiedon, informoimalla toiminnastaan alan
toimijoita tai toimimalla muutenkin siten, ettd hoito joko saataisiin myds muiden potilaiden kayttdon tai
osoitetaan tehottomaksi. Silloin hoito talla kyseisella ladkkeella tai menetelmélla lopetettaisiin.

Yksittdisen laakérin ei valttdmatta ole helppo arvioida, milloin kokeellisesta hoidosta pitéisi siirtya
tutkimusasetelmaan. Tutkimuksen aloittamisen viivastyminen saattaa vaarantaa potilasturvallisuuden, mutta
my0s viivastyttad vaikuttavan la&kkeen omaksumista sité tarvitsevien kdyttoéon. Vain tutkimusasetelmassa
voidaan arvioida hoidon todellinen hyoty. ETENEssa pohdittiin siksi, voisiko jokin ulkopuolinen
riippumaton taho arvioida hoitoja jo ennalta ja monitoroida hoitojen vaikutuksia. Tallainen taho voisi
tarvittaessa myds ottaa kantaa myds siihen milloin kokeellista hoitoa olisi syyta jatkaa tutkimusasetelmassa.

Yliopistosairaaloihin on viime vuosina perustettu menetelmanarviointiryhmig, jotka arvioivat myds
sairaaloissa tehtdvia kokeellisia hoitoja. Yksityissektorilla ei ole vastaavia ryhmia. Eettiset toimikunnat
arvioivat ennalta ladketieteellisia tutkimushankkeita, eika niilla ole toimintavaltuuksia eika valttamatta
osaamista ja voimavaroja arvioida eika varsinkaan monitoroida hoitoa.

limoitusmenettely saattaisi olla lupamenettelya kevyempi tapa seurata tarvittaessa kokeellisia hoitoja.
ETENEN keskustelussa korostettiin, ettei seurannasta saisi tulla hoitoa tai hoitokaytantéjen kehittymista
hidastavaa, byrokraattista ja kankeaa prosessia. Potilaat ovat heterogeeninen ryhm4 ja toisinaan potilaan
hyvaan hoitoon voi liittya laéketieteen luonteen takia myds monia kokeellisia elementtejd. Todetut ongelmat
antavat kuitenkin perusteen yhtendistaa kaytanteita ja valtakunnallista seurantaa. llmoitusmenettely
mahdollistaisi seurannan ja tiedonkeruun hoitokokeiluista, miké olisi etu hoitokéytantdjen mielekkaalle
kehittdmiselle.

Potilaalle annettava tieto hoidosta, sen mahdollisista riskeisté ja odotettavissa olevista hyoddyista on
valttdmaton, jotta potilaan itseméaaraadmisoikeus toteutuu. Potilaan ja my0ds hoitoa antavan terveydenhuollon
ammattihenkilon oikeusturvan toteutumisen kannalta kirjallinen tiedote ja nimenomainen suostumus ovat
my0s suositeltavia. Kirjaukset ovat térkeitd myds, jos kokeellisen hoidon turvallisuutta joudutaan jalkikéateen
arvioimaan.
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