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KOKEELLINEN HOITO

Terveydenhuollon antama kokeellinen hoito on hoitoa, jota ei ole hyvaksytty osaksi tavan-
omaista hoitokaytantoa yleensa sen vuoksi, ettd sen vaikutuksia ei vield ole riittavasti tutkittu.
Se voi olla markkinoilla olevan ladkkeen kayttamisté tarkoitukseen tai sellaiselle potilasryh-
malle, johon valmistetta ei ole rekisterdity, mutta se voi olla my6s muuta kuin la&kehoitoa.
Tassa kannanotossa kokeellisella hoidolla tarkoitetaan terveydenhuollon ja terveydenhuollon
ammattihenkildiden antamaa kokeellista hoitoa.

Osa terveydenhuollon nykyisistd menettelytavoista on alkujaan ollut kokeellista hoitoa. Muun
muassa elinsiirrot, jotka ovat vakiintuneet hoitokaytannoksi, on aloitettu kokeellisena toimin-
tana. Sittemmin niiden tueksi on saatu myos tutkimusnayttoa. Jo kdytossa olevia ladkkeita ja
menetelmi& on kokeiltu Kkliinisissa ladketutkimuksissa sellaisten sydpépotilasryhmien hoitoon,
jotka eivét ole kuuluneet alkuperéiseen tutkimusasetelmaan. Monet vastasyntyneiden tehohoi-
don ladkkeet on omaksuttu osaksi hoitomenetelmia kokeellisesta hoidosta saadun néayton pe-
rusteella. Kokeellisena aloitettu hoito, jossa hyddynnetdan jo markkinoilla olevia ld&kkeitd, on
tarked osa myds yritysta 10ytaé tehokkaita hoitomuotoja harvinaissairauksiin. llman kokeellis-
ta hoitoa vastasyntyneet ja harvinaissairauksia sairastavat ovat vaarassa jaada ilman vaikutta-
via hoitomuotoja. Muun muassa Euroopan unionissa on laadittu séanngksié néiden ryhmien
hoidon edistamiseen (ks. lastenlddkeasetus ja harvinaisladkesdannokset).

Valtakunnallinen sosiaali- ja terveysalan eettinen neuvottelukunta (ETENE) pitaa tarkeana he-
rattad keskustelua kokeellisen hoidon eettisista kysymyksistd. ETENE péétti siksi ottaa aiheen
tarkasteltavaksi. Asiasta on viime aikoina kayty keskustelua lehdistdssa ja televisiossa. Ko-
keellisen hoidon ja ladketieteellisen tutkimuksen rajoja on pohdittu myds Helsingin kérajaoi-
keudessa vuonna 2014. Kannanottonsa lisdksi ETENE tarjoaa aineistona keskustelun jatkami-
seen valtionhallinnon harjoittelijan, VTK Kristiina Feltin aiheesta laatiman raportin, johon on
koottu kokeellista hoitoa koskevaa aineistoa seké tiivistetty ETENEN asiasta kdymassa kes-
kustelussa esitetyt nakdkohdat.

Kokeellista hoitoa koskeva lainsaadanto

Suomessa ei ole erityissdannoksid kokeellisesta hoidosta. Jos kokeellinen hoito on terveyden-
huollon toimintaa, sitd koskevat yleiset terveydenhuollon sdinnokset, joista keskeisimpid ovat
laki terveydenhuollon ammattihenkildista (559/1994) seka laki potilaan asemasta ja oikeuksis-
ta (785/1992, my6hemmin potilaslaki). Laissa terveydenhuollon ammattihenkil6ista maéaritel-
184n téllaisten henkildiden oikeudet ja vastuu. Sen mukaan terveydenhuollon ammattihenkilén
on sovellettava ammattitoiminnassaan yleisesti hyvaksyttyja ja kokemusperdisesti perusteltuja
menettelytapoja koulutuksensa mukaisesti ja pyrittdva jatkuvasti tdydentdmaan tietojaan ja tai-
tojaan. Henkilon tulee ottaa toiminnassaan huomioon potilaalle menettelystd koituva hyoty ja
sen mahdolliset haitat. Potilaslain mukaan potilaalla on oikeus joko suostua hénelle tarjottuun
hoitoon tai kieltaytya siitd. Suostumuksen ja Kieltdytymisen perustana on tieto, jonka tervey-
denhuollon ammattihenkil® on velvollinen antamaan potilaalle. Terveyden ammattihenkil6i-
den toimintaa valvoo sosiaali- ja terveysalan lupa- ja valvontavirasto Valvira.
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Ihmisilla tehtévaa ladketieteellistd tutkimusta sadtelee laki laéketieteellisesté tutkimuksesta
(488/1999). Lain mukaan tutkimuksen on perustuttava tutkimussuunnitelmaan. Tutkimuksessa
kaytettavan intervention riskeista ja mahdollisista hyddyistd on laadittava ennakkoarvio, ja
tutkittavalle on annettava kaikki osallistumispaatokseen vaikuttava tieto. Koetta ei saa aloittaa
ennen kuin tutkittava on antanut Kirjallisen, tietoon perustuvan suostumuksen osallistumises-
taan siihen.

Uusien ladkkeiden kayttoonottoa edeltavat nykyisin yleensé kliiniset laaketutkimukset, joihin
Fimea antaa luvan ja joita se valvoo. Eettiset toimikunnat arvioivat etukéteen laéketieteelliset
tutkimushankkeet, ja kliinisia ladketutkimuksia koskevan ennakkoarvion tekee TUKIJA, ellei
se siirré arviointia alueelliselle eettiselle toimikunnalle. Tutkimuslupa voidaan my6taa vain
tutkimuksille, joille eettinen toimikunta tai TUKIJA antaa myonteisen lausunnon.

Kokeellista hoitoa koskevia erityiskysymyksia

Kokeellinen hoito ja l&éketieteellinen tutkimus muistuttavat paljon toisiaan, erityisesti jos hoi-
don vaikutuksista kohteena olevalle potilaalle tai potilasryhmalle on vain véhén tietoa. Ne kui-
tenkin myds poikkeavat toisistaan: kokeellista hoitoa ei toteuteta yleenséd minkaan tutkimusoh-
jelman mukaisesti, vaan annostus, kesto ja seurantamenetelmat raataldidaan potilaan oireiden
ja tilanteen perusteella. Yliopistosairaaloihin on viime vuosina perustettu niin sanottuja hoi-
don arviointiryhmid, mutta muuten kokeellista hoitoa ei valttamatta arvioida ennakolta. Kliini-
seen ladketutkimukseen osallistuvalle tutkittavalle poliklinikkakaynnit ja tutkimusvalmiste
ovat maksuttomia, kokeelliseen hoitoon osallistuva maksaa itse kayntinsa ja ladkkeensa hoi-
don toteuttamispaikan mukaan.

Erityisesti yksityisessa terveydenhuollossa on viime vuosina yleistynyt markkinoilla olevien
la&kkeiden kéayttdminen muihin kuin sairauksiin, joiden hoitamiseen ladke on rekisteroity.
Valvira on saanut aikaisempaa enemman ilmoituksia tallaisista kdytanngista. Selvityksissa on
ilmennyt, etté potilaat eivat ole aina olleet selvilla hoidon kokeellisesta luonteesta, eika poti-
laita ei ole seurattu riittdvan huolellisesti ja pitkdan mahdollisten haittojen toteamiseksi. Kaik-
kia potilaita ei ole tutkittu huolellisesti, minka vuoksi ei ole voitu sulkea pois mahdollisuutta,
etteivat oireet johdu sairaustilasta, johon annetulla hoidolla on pyritty vaikuttamaan.

ETENERN kannanotto perustuu aiheen késittelyyn neuvottelukunnan kokouksissa 2/2015 -
3/2016. ETENE on kuullut asiantuntijoina varatuomari Paula Vartiaista Helsingin yliopistosta,
arviointiyliladkari Kimmo Mattilaa Helsingin ja Uudenmaan sairaanhoitopiiristé, professori
Akseli Hemminkia Helsingin yliopistosta, tutkimusprofessori Marjukka Mékel&a terveyden ja
hyvinvoinnin laitokselta, johtaja Lauri Pelkosta ladkkeiden hintalautakunnasta STMsté sekd
ylilaakari Markus Henrikssonia sosiaali- ja terveysalan lupa- ja valvontavirastosta Valvirasta.
Lis&ksi neuvottelukunta on tutustunut Kristiina Feltin kokoamiin selvityksiin ja raporttiluon-
noksiin.

Kokeellista hoitoa koskevia eettisia nakokohtia

ETENE kiinnittd4 huomiota siihen, ettd kokeellisen hoidon ja ladketieteellisen tutkimuksen
vélinen raja on hailyva ja sen maéritteleminen on vaikeaa. Kokeellista hoitoa séatelevét pel-
kastaan yleiset terveydenhuollon sadnndt ja sitéd valvovat terveydenhuollon valvontaviran-
omaiset. Laéketieteellista tutkimusta sen sijaan sdédelladn varsin yksityiskohtaisesti. Se arvi-
oidaan ennakolta, ja erityisesti kliiniseen ladketutkimukseen kohdistetaan monenlaisia hoidon
vaikutusten seurantamekanismeja. Kokeellinen hoito ja ladketieteellinen tutkimus muistuttavat
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toisiaan siin, ettd hoidon tai kokeen tulos on epdvarma, ja riski, ettd hoidosta on haittaa tai se
on tehotonta, on suurempi kuin tavanomaisessa hoidossa. Ladketieteelliseen tutkimukseen
osallistuvalta tutkittavalta edellytetaan kirjallista, tietoon perustuvaa suostumusta. Vastaavan
suostumuksen pyytaminen on ollut kdytantdnd myds, jos kokeellista hoitoa on annettu tutki-
musvaiheessa olevalla ladkkeelld. Jos yksityisvastaanotolla potilaan tapaava laékéri esittaé
hoidoksi markkinoilla jo olevan ladkkeen kéayttamista kokeellisesti johonkin sellaiseen tarkoi-
tukseen, johon la&kettd ei ole rekisterdity, ei toistaiseksi ole aina pystytty todentamaan, onko
potilas tiennyt hoidon kokeellisuudesta, ja millaiseen tietoon potilaan suostumus hoitoon on
perustunut.

ETENEN mukaan kokeellinen hoito on osa hoidon kehittdmista erityisesti pienten potilasryh-
mien tarpeisiin. On kuitenkin muistettava, ettd kokeellisesta hoidosta saatu tieto on epévar-
mempaa kuin tutkimusasetelmasta saatu tieto. Kokeellisesta hoidosta olisi timén vuoksi pyrit-
tava siirtymaan tutkimusasetelmaan, jossa ladkkeen vaikutusta voidaan mitata ja verrata toi-
senlaista hoitoa saavien ryhmaan.

Jos tieto hoidon hyddyista ja erityisesti sen haitoista on puutteellista, potilasta hoitavalla ter-
veydenhuollon ammattihenkil6lla on eettinen velvoite seurata potilaan vointia tarkemmin kuin
antaessaan tavanomaiseen hoitok&ytdntdon perustuvaa hoitoa. Tdma vastaa ladketieteellistd
tutkimusta toteuttavan ammattihenkilon velvoitetta turvata tutkimuspotilaan edun toteutumi-
nen muun muassa monitoroimalla potilaan vointia ja huolehtimalla hy6tyjen ja haittojen ra-
portoinnista.

ETENEnN ehdotukset

ETENE ehdottaa, ettd Suomessa otettaisiin kayttdén kokeellista hoitoa koskeva ilmoitusme-
nettely, jolla hoidon toteuttaja ilmoittaisi valtakunnalliselle viranomaiselle kokeellisesta, hoi-
tokdytannosté poikkeavasta hoidosta. IImoitusta ei kuitenkaan tarvittaisi yksittdisen potilaan
hoidosta.

IImoitusmenettely antaisi hoitoa valvovalle elimelle mahdollisuuden seurata hoidon toteutta-
mista ja sen vaikutuksia. lImoitusmenettelyyn voitaisiin sisallyttdd myds toteuttajan velvoite
monitoroida hoidon vaikutuksia, mikali hoito jatkuu pitkaan ja erityisesti mikéli hoitoa anne-
taan useammalle henkil®lle. Jos hoidosta ei ole tutkittua tietoa, valvovalla viranomaisella olisi
mahdollisuus ehdottaa hoidon toteuttajalle suunnitelman tekemista siitd, miten hoidon vaiku-
tusta voitaisiin paremmin arvioida, rohkaista tutkimussuunnitelman laatimiseen ja varsinaisen
tutkimuksen toteuttamiseen. Kokeellisia hoitoja valvova kansallinen viranomainen voisi myds
seurata, ettd hoidon tulokset tulevat julkisiksi.

Ehdotettu menettely voisi auttaa siirtdmaan painopistetta valvonnasta ongelmien ennakoimi-
seen. Se edistéisi tiedon kerddmistd hoitojen vaikutuksista ja vaikuttavista hoidoista, rohkaisisi
koeasetelmien laajentamista tutkimukseksi ja ehkaisisi vaikutusta vailla olevien ja haitallisten
hoitojen kayttoa terveydenhuollossa.

Potilaan oikeus itsemddradmiseen toteutuu potilaalle annettavan tiedon ja tietoon perustuvan
suostumuksen kautta. ETENE suosittelee Kkirjallisen tiedotteen ja tietoon perustuvan nimen-
omaisen kirjallisen tai vahintd&nkin dokumentoidun suostumuksen kayttdmista kaikessa ko-
keellisessa hoidossa. Suostumusasiakirjojen pohjalta voidaan myds jélkikateen arvioida, onko
potilaan saama tieto hoidon kokeellisuudesta ollut riittdvén selke&a.
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Ladketieteen kehittyessé hoitoa suunnataan enenevésti esimerkiksi yksittdisten potilaiden pe-
rintétekijaprofiilin mukaisesti. Jo nyt on esimerkkeja sydpasairauksien hoidoista, jotka on
suunnattu ainoastaan potilaille, joilla on tietty perintétekijamuutos. Uusien hoitojen kehitta-
minen harvinaissairauksia sairastaville perustuu nykyain mutta todennakdéisesti myos vastai-
suudessa kokeellisille hoidoille. On térke&a rohkaista terveydenhuollon ammattihenkil6st6é
hoitokokeiluihin, joiden pohjalta voidaan 16ytéa vaikuttavia hoitoja. Hoidon korvausjarjestel-
mia pitéisi jatkossa kehittdé niin, ettd ne voivat turvata potilaiden oikeuden heidéan tarpeitaan

vastaavaan vaikuttavaan hoitoon.
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