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Tiivistelma (1)

PILOTIN TAVOITE

® Kokeilla ja kehittaa OMOP-tietokantoja ja hajautettuihin

(federoituihin) analyyseihin perustuvaa toimintamallia
lisanayton tuottamiseen uusista laakehoidoista

® Arvioida toimintamallin hyddynnettavyytta laakkeiden
hoidollisen ja taloudellisen arvon arvioinnissa

® Aikatavoite: 04/2023-12/2023

TOTEUTUS

® Pilotin keskeiset toimijat olivat FinOMOP-konsortioon
kuuluvat OMOP-keskukset (HUS, Varha, Pirha),
analytiikkatiimin jasenet ja kliiniset asiantuntijat seka
Fimea tietoa pyytavana asiakkaana

® Tietoa pyydetiin kolmesta tapausesimerkista:
(1) multippelin myelooman ja LZ) SMA-taudin
|laakehoidoista seka (3) CAR-T-hoidoista

® OMOP-keskukset kayttivat kolmen yliopistosairaalan
OMOP-tietokantoja seka toimittivat niista poimitut ja
aggregoidut tilastotiedot Fimealle

® Sitra rahoitti OMOP-keskusten ja analytiikkatiimin tyon
osana laajempaa Terveysdata 2030 -projektia
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KESKEISET TULOKSET

Pilotissa kaytettiin 10-vaiheista toimintamallia

Kaikkea Fimean pyytamaa tietoa ei ollut tallennettuna
OMOP-tietokantoihin. Keskukset standardoivat
tietokannoista puuttuvat tiedot OMOP-tietomalliin.

Puuttuvien tietojen standardisointi ja keskusten omat
sopimusprosessit seka datan laadun arviointi olivat eniten
aikaa vieneita vaiheita

OMOP-keskukset luovuttivat Fimealle anonyymit
tilastotiedot jokaisesta tapausesimerkista erikseen. Ennen
tietojen luovuttamista Findata varmisti tulosten
anonymiteetin.

Findatalta pyydettiin myos linjaus anonyymien tulosten
tuottamiselle. Findatan mukaan aggregoiduista
tilastotiedoista tulee peittaa tulokset, joissa havaintoja on
1-3 (minimifrekvenssiperiaate).

Fimea yhdisti keskuskohtaiset aineistot ja arvioi tietojen
hyodynnettavyytta ladkehoitojen hoidollisen ja
taloudellisen arvioinnin nakdkulmasta. Arviossa kaytettiin
luokitusta: hydodynnettavissa, osin hyddynnettavissa, ei
saatavilla/hyodynnettavissa.



Tiivistelma (2)

KESKEISET HUOMIOT

® Yliopistosairaaloiden OMOP-tietokantoja kaytettiin
ensimmaista kertaa FinOMOP-konsortion ja asiakasta
edustaneen Fimean yhteisessa pilotissa. Pilotti tuotti
arvokasta tietoa toimintamallien ja tietokantojen
kehitystarpeista.

® Toimijoiden valinen vuorovaikutus ja osaamisen

jakaminen olivat pilotin onnistumisen keskeinen edellytys

® Uusien ladkkeiden kayttoaiheet ovat tyypillisesti hyvin
tarkasti rajattu esimerkiksi taudin vaiheen,
biomarkkereiden, aiempien hoitojen tai hoitovasteiden
mukaan. Kayttoaiheita vastaavan rakenteellisen
potilaskertomustiedon puutteet olivat merkittava
tietojen hyddynnettavyytta rajoittava tekija.

® Sote-tietojen toisiokayttoa koskeva lainsaadanto ei
tunnista federoitujen analyysien toimintaperiaatetta

® Yhdistettyjen tulosaineistojen hyodynnettavyytta
rajoittaa, jos rekisterinpitajat luovuttavat asiakkaalle
aineistot joissa minimifrekvenssiperiaate on huomioitu
eli havainnot 1-3 on peitetty

Lisdndyttoa uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024

KEHITYSTARPEET

® OMOP-tietokantojen kayttoon tarkoitetulle
palvelutoiminalle tulee maaritella keskeiset
asiakasryhmat ja tavoitteet seka resursoida toiminta sen
mukaisesti

® OMOP-keskusten palvelutoiminnan kehittamista tulee
jatkaa pilottiprojekteissa

® OMOP-tietokantojen kehitystyota ja potilastiedon
rakenteistamista tulee kehittaa omana hankkeenaan
priorisoiden maariteltyjen asiakasryhmien tarpeet

® Sote-tiedon toisiokayton laatutyo tulee kdaynnistaa ja
maaritellad laatuvaatimuksia soveltaen kansainvalisia
viitekehyksia

® Paikallisissa tietoluvissa, aineistopoiminnoissa ja
tilastotuotannossa tulee varmistaa, etta tulokset voidaan
raportoida laakkeen kayttoaiheita vastaavalla
tarkkuudella. Myos kirjauskaytantoja tulee kehittaa niin,
etta tilaston perusjoukko voidaan muodostaa ladkeaineen
kayttoaihetta vastaavalla tarkkuudella.
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1.1. Sote-tietojen toisiokayttd osana uusien

EE

Laakkeiden korvattavuuteen ja kayttoonottoon liittyva
paatoksenteko on perinteisesti perustunut kliinisten
kokeiden tuloksiin hoidon tehosta ja turvallisuudesta.
Kayttoonoton jalkeen hoidon tuloksia ei ole
jarjestelmallisesti seurattu terveydenhuollossa, vaikka
hoidon kohdentumiseen, toteutumiseen ja vaikutuksiin on
saattanut liittya huomattavaa epavarmuutta.

Seurantatiedon tarvetta korostaa se, etta laakekehitys on
keskittynyt yha enemman yksilolliseen laaketieteeseen,
pitkalle kehittyneisiin terapioihin ja harvinaissairauksiin. Se
tarkoittaa, etta laakkeita tulee markkinoille yha
aikaisemmassa laakekehityksen vaiheessa. Sen
seurauksena paatokset perustuvasta yha rajallisempaan
kliiniseen nayttéon. Uusien hoitojen hinta on kuitenkin
|ahes aina huomattavan suuri, huolimatta ladkkeen
hoidolliseen ja taloudelliseen arvoon liittyvasta
epavarmuudesta.
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kkeiden kayttéonottoa

Epavarmuuksiin liittyy myos taloudellisia riskeja, minka
takia laakeyritykset ja ladkehoitojen maksajat solmivat
erilaisia hallitun kayttoonoton sopimuksia. Sopimuksia
kutsutaan myos riskinjakosopimuksiksi tai ehdollisen
korvattavuuden sopimuksiksi. Sopimuksiin voi liittya tarve
hyodyntaa jarjestelmallisesti kerattya seurantatietoa
hoitojen kaytosta ja tuloksista.

Osa sopimusjarjestelyista on ollut onnistuneita, mutta
niihin liittyy myos heikkouksia kuten hallinnon tyélays,
hinnoittelun ja muiden sopimusyksityiskohtien salaaminen
seka epaonnistumiset tarkoituksenmukaisen lisatietojen
kokoamisessa tai keratyn lisatiedon hyodyntamisessa
paatoksenteossa.

Nykyista tehokkaampaa sote-tietojen hyddyntamista
mahdollistaisi tiedonhallinnassa ja analytiikassa tapahtuva
nopea kehitys



1.2. Viranomaisten tietotarpeet uusien

|ladkkeiden kayttéonotossa

Sote-tietojen toisiokayttoon perustuvaa analyyttista tietoa (RWE, real-
world evidence) tarvitaan uusien ladkkeiden hallitun kdayttoonoton eri

vaiheissa. Usein tarve liittyy tauti- tai potilasryhmakohtaiseen
seurantatietoon.

Laakeyritykset tuottavat ja toimittavat tietoa viranomaisten erilaisiin
prosesseihin. Tiedon kokonaisuus muodostuu mm. kliinisista
kokeista, havaintotutkimuksista, nayton synteeseista ja
paatosanalyyttisesta mallintamisesta. Tavoite on tuoda laake
markkinoille ja osaksi julkisin varoin rahoitettua korvausjarjestelmaa,
kansallista palveluvalikoimaa tai sairaalan laakevalikoimaa.

Viranomaiset voivat koota ja tuottaa tietoa myos itse. Lisaksi ne
tarjoavat neuvontaa tutkimusten ja tietotuotannon suunnittelun
tueksi.

Nykytilassa sote-tietojen laajamittaisempaa kayttoa rajoittavat muun
muassa tiedon saatavuuteen, uudelleen kaytettavyyteen,
tarkoituksenmukaisuuteen (fit-for-purpose), laatuun ja
ajantasaisuuteen liittyvat puutteet seka kustannukset. Tutkimuksiin
liitttyy myos erilaisia harhan ja sekoittuneisuuden lahteita.

Myos viranomaisten osaaminen, prosessit seka kaytossa olevat
tietojarjestelmat ja teknologiat voivat rajoittaa tiedon hyotykayttoa

Lisanayttoa uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024

Viranomaistehtavat hallitussa

kdyttoonotossa

. Varhaiset dialogit / tieteellinen neuvonta

. Terveydenhuollon menetelmien ennakointi *
. Myyntilupa-arviointi

. Terveydenhuollon menetelmien arviointi **
. Hinta- ja sopimusneuvottelut

. Kannanotto (korvaus, palveluvalikoima)

. Vaikuttavuusperustainen ohjaus

. Kannanottojen uudelleen arvionti

* Horizon Scanning
** HTA, Health technology assessment



1.3. OMOP-tietomalli ja federoitu analyysi

Sairaala tai rekisteri 1
Tieto- OMOP-
Potilas allas tietokanta 4
tieto- =p — >
jdrjestelmadt
Sairaala tai rekisteri 2
Tieto- OMOP- Analyysikysymys
Potilas allas tietokanta ~ Koordinaatio- ja
tieto- = — > analyysikeskus
jarjestelmat a @ Aggregoidut
tulokset
Sairaala tai rekisteri 3
Tieto- OMOP-
Potilas allas tietokanta Lukuisat avoimen
tieto- =p — > lahteen tyokalut
jarjestelmat G % tutkijan kdytettavissa

Laitinen, Virkki, Porkka: Duodecim 2022
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OMOP = Observational Medical Outcomes
Partnership

Sama tutkimus tehdaan eri keskuksissa,
kunkin keskuksen tiedot anonymisoidaan ja
vhdistetaan

Vaatii onnistuakseen, etta potilastieto on
harmonisoitu ja yhteisesti sovitussa
tietomallissa

Yhteinen poiminta- ja analyysialgoritmi joka
keskuksessa

Nopeampi, osittain automatisoitu,
edullisempi, laadukkaampi ja
skaalautuvampi kuin perinteinen tiedon
poiminta

Vaatii jatkuvaa kehitys- ja laatutyota

Mahdollistaa erittain nopeat
yliopistosairaaloiden hoitovertailut (vrt.
covid)


https://www.duodecimlehti.fi/xmedia/duo/duo17059.pdf

1.4. FinOMOP-konsortio

* Jasenet

* Yliopistosairaalat ja niiden hyvinvointialueilla (HUS,
Varha, Pirha, Pohde, PSHVA) toimivat OMOP-
keskukset

* Terveyden ja hyvinvoinnin laitos (THL)
* FinnGen-tutkimushanke, Helsingin yliopisto
* Suomen Biopankkien osuuskunta (FinBB)

* Toimijat ovat yhteisesti sitoutuneet

* potilastiedon harmonisaatioon kansainvalisen OMOP-
riteeriston mukaisesti

* yhteisiin toiminta- ja sopimusmalleihin niin
tietotuotannossa, analytiikassa, lupakaytdnndissa
kuin asiakaspalvelussakin

* Toimijoiden tavoitteena on

* mahdollistaa suomalaisten tutkijoiden osallistuminen
kansallisiin ja kansainvalisiin tutkimushankkeisiin

toisiolain ja Eurooppalaisen terveysdata-avaruuden
(EHDS) aikakautena

* kehittaa osaltaan Suomea rekisteritutkimuksen
kansainvaliseksi toimijaksi
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Yliopistolliset sairaalat Suomen kartalle* sijoitettuna

1. Helsingin yliopistollinen sairaala (HUS)
. . 2. Turun yliopistollinen sairaala (TYKS)
@ ‘ 3. Tampereen yliopistollinen sairaala (TAYS)
: ' 4. Kuopion yliopistollinen sairaala (KYS)

Eoss }{ \ \ ‘ 5. Oulun yliopistollinen sairaala (OYS)

*Tilastokeskus. GeoStat.




1.5 FinOMOP-konsortio DARWIN EU®:n
datapartnerina

* Euroopan ladkevirasto (EMA) pyrkii edistamaan datan hyodyntamista muun muassa Data Analysis
and Real World Interrogation Network (DARWIN EU®) -yhteistydn avulla

« DARWIN EU® on datan, asiantuntijoiden ja tietopalvelujen verkosto, joka tukee parempaa
paatoksentekoa laakevalmisteen koko elinkaaren ajan. Tavoite on tuottaa luotettavaa nayttoa
todellisista terveydenhuollon tiedoista erityisesti EMA:n ja Euroopan laakevirastojen verkoston
paatoksenteon tarpeisiin.

* FinOMOP-konsortio on DARWIN EU® - datapartneri Suomesta
 DARWIN-EU® kayttaa OMOP-tietomallia ja federoituja analyyseja

Lisdndyttoa uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024


https://www.darwin-eu.org/
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Tavoitteet

- . . Pilottiprojektin ositus
e Kokeiltiin OMOP-tietokantoja ja

federoitua analyysia lisanayton

tuottamiseen uusista lddkehoidoista CART

e eges ey e B V{2 I e 1 Multippeli myelooma
* Arvioitiin soveltuuko federoitujen ppef Y
analyysien toimintamalli SMA

hyodynnettavaksi uusien ladkkeiden
hallittuun kayttoon liittyvissa

tietotarpeissa HTA (health technology Mallipohjat
assessment) -toiminnassa dileud]olge] [ {{Ml— Kriteerit ja periaatteet

Aika-, resurssi ja kustannusarviot

- Toimintamalli . . .
Prosessikuvaukset, sis. laadunhallinta

e Maadritettiin lisaselvitysta tai
kehittamista vaativat asiat -|  Kehitysehdotukset

* Kokeilu tehtiin kolmen
taanSESimerkin aVU”a i Viestints |: Kansallinen tiedottaminen

Kansainvalinen markkinointi
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3.1. Roolit ja toimijat

. Pi.I.otifsa tunnistettiin yhglek;éin erilaista rooli.a:" 1. FiInOMOP-konsortion jésen
Nama roolit edustavat pilotin kannalta keskeisia
toimijoita. 2. Koordinoiva OMOP-keskus
* Seuraavilla dioilla esitellaan yksityiskohtaisempi 3. Osallistuva OMOP-keskus

kooste pilotin rooleista ja toimijoista
4. Rekisterinpitaja

* Toimijoiden valinen vuorovaikutus ja osaamisen
jakaminen olivat pilotin onnistuminen keskeinen 5. Asiakas
edellytys 6. Kliininen tiimi
* Toimijoiden kesken maaritellyt selkeat vastuut
auttavat tehostamaan kommunikaatiota ja
toimintaa seka mahdollistavat yhteisten 8. Tietolupaviranomainen

tavoitteiden saavuttamisen

7. Analytiikkatiimi

9. Rahoittaja

Lisanaytt6a uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024 14



Pilotin rooli- ja toimijakartta

FinOMOP-konsortio Koordinoiva OMOP-keskus
HUS Pirha
Varha
: Osallistuva OMOP-keskus
Pirha
Pohde HUS
PSHVA Ll
Pirha
THL
Asiakas Tietolupaviranomainen
Fimea Findata

Kliininen tiimi
HUS kliiniset asiantuntijat

TAYS kliiniset asiantuntijat

TYKS kliiniset asiantuntijat

Rekisterinpitaja
HUS
Pirha

Varha

Analytiikkatiimi

Medaffcon
HUS tietopalvelut
Auria tietopalvelut

TAYS tietopalvelut

Rahoittaja

Sitra

Lisdndyttda uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024



Roolien kuvaus (1)

ROOLI KUVAUS

1. FiInOMOP-konsortio FinOMOP-konsortion jasenia ovat HUS, Varha, Pirha, Pohde, PSHVA, FinBB ja THL.
Konsortion jasenet:

kehittavat, validoivat ja yllapitavat OMOP-tietokantojaan

rakenteistavat systemaattisesti potilasjarjestelman tuottamaa tietoa osana

tietokantojen kehitystyota

sitoutuvat yhteiseen laadunhallintaan

2. Koordinoiva OMOP-keskus

valmistelee tarvittavat sopimukset, muut dokumentit ja budjetit

suorittaa toteutettavuusarvioinnin ja maarittelee lopullisen tutkimussuunnitelman
vuorovaikutuksessa asiakkaan kanssa

johtaa tutkimusta ja vastaa osallistuvien OMOP-keskusten seka muiden keskeisten
osapuolien (analyytikot ja kliiniset asiantuntijat) koordinoinnista

vastaa keskusten valisesta rahoituksesta

3. Osallistuva OMOP-keskus Poimii asiakkaan tietotarpeen mukaiset tiedot OMOP-tietokannasta ja osallistuu
tutkimukseen erikseen maaritellylla tavalla

4. Rekisterinpitaja Lahdeaineiston haltija (esim. hyvinvointialue), joka maarittelee henkil6tietojen
kayttotarkoituksen ja kasittelytavan

Lisanayttoa uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024 16



Roolien kuvaus (2)

5. Asiakas

6. Kliininen tiimi

7. Analytiikkatiimi

8. Tietolupaviranomainen

9. Rahoittaja

Lisdndyttoa uusista lddkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024

Toimija (pilotissa Fimea), jolla on tietotarve ja sen omiin tehtaviin liittyva tiedon
kayttotarkoitus. Asiakas maarittelee tiedon kayttotarkoitusta vastaavat kysymykset ja
muuttujat seka toimittaa tutkimussuunnitelman ja -sopimuksen koordinoivalle OMOP-
keskukselle.

Jotta voidaan parhaiten vastata monimutkaisiin tietotarpeisiin, tarvitaan laajaa kliinisen
alan asiantuntemusta. Kliinisen tiimin tehtavana on tunnistaa esimerkiksi potilas- ja
asiakastiedon kirjaamisen tapoja ja dataan liittyvia epavarmuustekijoita, jotka tulee
huomioida poiminta- ja analytiikka-algoritmien maarittelyssa. Lisaksi kliinisen tiimi voi
arvioida tuotettujen tilastotietojen laatua esimerkiksi suhteuttamalla ne aikaisempaan
tietoon ja havaintoihin.

Jokaisessa tutkimuksessa valmistellaan yksi OMOP-tietopoiminta-, analyysi- ja
raportointialgoritmi, joka jaetaan kaikkiin osallistuviin keskuksiin. Analytiikkatiimi vastaa
vhdessa OMOP-keskusten kanssa siita, etta tietokannasta tunnistetaan identtinen
potilasryhma, halutut muuttujat ja etta tulos raportoidaan sovitulla tavalla asiakkaalle.

Tietolupaviranomainen varmistaa julkaistavien tulosten anonymiteetin, jos tutkimus on
perustunut toisiolain mukaiseen tietolupaan.

Toimija (pilotissa Sitra), joka rahoittaa pilottiin osallistuneiden OMOP-keskusten ja
analytiikkatiimin tyon.
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3.2. Toimintamalli

Toimintamalli on kuvaus siita, miten pilotissa
tuotettiin lisanayttoa uusista laakehoidoista
hyodyntaen OMOP-tietokantoja ja federoitua
analyysia

Malli koostuu kymmenesta vaiheesta, jossa
pilotin toimijat tekivat yhteistyota eri tavoin

Seuraavilla dioilla esitellaan yksityiskohtaisempi
kooste toimintamallin eri vaiheista

Toimintamallissa pisimmat lapimenoajat ja
suurimmat kehittamistarpeet havaittiin
sopimuksissa ja luvituksissa (vaihe 3), OMOP-
tietokantojen taydentamisessa (vaihe 6) seka
poimitun datan laadun arvioinnissa ja
poikkeamien korjauksissa (vaihe 7)

Lisanayttoa uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024

TOIMINTAMALLIN VAIHEET

1. Alustavat maarittelyt

2. Saatavuus ja toteutettavuus

3. Sopimukset, hakemukset ja luvat
4. Kohortit ja muuttujat

5. Algoritmit

6. Tietojen harmonisointi

7. Poiminnat, aggregaatio ja laatu
8. Anonymiteetti

9. Tulosten jakaminen

10. Tulosten yhdistaminen

18



Toimintamallin vaiheet

VAIHEET | FIMEA | FinOMOP | KLININEN TIIMI | ANALYTIKKATIIMI | FINDATA

1. Alustavat maarittelyt | o
2. Saatavuus ja toteutettavuusarviot |

3. Sopimukset, hakemukset ja luvat | ()
4. Lopulliset kohortit ja muuttujat | (]

5. Algortitmit |

6. Puuttuvien tietojen harmonisointi |
7. Poiminnat, aggregaatio ja laatu |

8. Anonymiteetin varmistus |

9. Tilastotietojen jakaminen |

10. Tulosten yhdistaminen | (]

19
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Toimintamallin kuvaus (1)

VAIHE KUVAUS

1. Alustavat maarittelyt

2. Saatavuus ja toteutettavuus

3. Sopimukset, hakemukset ja luvat

4. Kohortit ja muuttujat

5. Algoritmit

Fimea maaritteli tietotarpeet (kysymykset ja muuttujaluettelot) ja toimitti
tarvekuvauksen koordinoivalle OMOP-keskukselle

Tietojen saatavuuden kartoittaminen ja toteutettavuuden arviointi tehtiin OMOP-
keskusten yhteistyona

Fimea luonnosteli tutkimussuunnitelman seka tietolupahakemuksen yhteistyossa
OMOP-keskusten kanssa. Tietoluvat kasiteltiin ja myonnettiin kussakin
yliopistosairaalassa erikseen.

Fimean tietotarvetta vastaavan kohdejoukon ja muuttujaluettelon tarkempi
maarittely tehtiin kliinisen tiimin, analytiikkatiimin, Fimean ja OMOP-keskusten
yhteistyona

Tietoaineistojen kokoamiseksi analytiikkatiimi tuotti tarvittavat poiminta-,
analyysi- ja raportointialgoritmit, jotka olivat kaikkien OMOP-keskusten
hyodynnettavissa. Samanlaiset analyysit tehtiin kussakin keskuksessa erikseen.

Lisanayttoa uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024 20



Toimintamallin kuvaus (2)

6. Puuttuvien tietojen harmonisointi OMOP-keskukset standardoivat tarvittavat ja tietokannoista puuttuvat tiedot
OMOP-tietomalliin

7. Poiminnat, aggregaatio ja laatu Kukin OMOP-keskus toteutti tietotarpeiden mukaiset poiminnat ja analyysit
itsenaisesti seka vastasivat tietojen aggregoinnista seka keskuskohtaisten tietojen
laadusta

8. Anonymiteetti OMOP-keskusten pyynnosta Findata varmisti keskuskohtaisten aineistojen

(valitulokset) anonymiteetin ennen kuin ne luovutettiin Fimealle (ks. dia 27)

9. Tulosten jakaminen OMOP-keskukset toimittivat anonymisoidut tapausesimerkkikohtaiset (multippeli
myelooma, CAR-T-hoidot, SMA-tauti) tulosaineistot Fimealle

10. Tulosten yhdistaminen Fimea vastasi toimitettujen tapausesimerkkikohtaisten (multippeli myelooma,
CAR-T-hoidot, SMA-tauti) tulosaineistojen yhdistamisesta seka tuotti arvion
tietojen hyodynnettavyydesta HTA-toiminnan nakdkulmasta

Lisanayttoa uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024
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4.1. Tietotarpeiden mukaiset tilastotiedot

* Pilotissa OMOP-keskukset luovuttivat Fimealle anonyymit tilastotiedot jokaisesta
tapausesimerkista erikseen. Ennen luovuttamista Findata varmisti tulosten
anonymiteetin.

» Keskuksissa oli eroja tietojen kayttotarkoituksia koskevissa luvituksissa

* Seuraavalla dialla esitellaan kooste tietotarpeista ja arvio OMOP-keskusten tuottamien
tilastotietojen hyodynnettavyydesta

* Tapausesimerkkien potilasmaarat on yhteenlaskettu OMOP-keskusten luovuttamista
tilastotiedoista

* Tietotarpeisiin liittyvat teemat (esim. hoidon tulokset) sisaltavat useampia alakysymyksia ja
niiden maarat on ilmoitettu taulukossa. Tarkemmat alakysymykset on esitetty liitteissa.

* Tietojen hyodynnettavyytta laakehoitojen hoidollisen ja taloudellisen arvioinnin
nakokulmasta on arvioitu seuraavalla luokituksella: hyddynnettavissa, osittain
hyddynnettavissa, ei saatavilla / hyddynnettavissa

Lisanayttoa uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024



Tietopyyntdjen mukaisten tilastotietojen hyddynnettavyysarvio

TIETOTARVE

TIETOJEN HYODYNNETTAVYYS

1. TAPAUSESIMERKKI: MULTIPPELI MYELOOMA (n = 174)
Daratumumabi hoidot vuosina 2018-2022

Hoidon kohderyhman koko

Hoidon toteutuminen indikaatioittain
Hoidon tulokset

Resurssien kaytto ja kustannukset

2. TAPAUSESIMERKKI: CAR-T-HOIDOT (n = 16)

Hoidon kohderyhman koko
Hoidon toteutuminen

Hoidon tulokset

Resurssien kaytto ja kustannukset

3. TAPAUSESIMERKKI: SMA-TAUDIN HOIDOT (n = 109-133) *

Potilasryhmat (SMA I-1V)
Nusinerseeni hoidon toteutuminen
Nusinerseenia saaneet potilasryhmat (SMA I-IV)

Hoidon tulokset

Resurssien kdytto ja kustannukset

* Potilasmadirat voivat vield muuttua.

Hybdynnettavissa

(1)
(5)
(4)
(6)
(2)

(7)
(5)
(8)
(2)

(6)
(4)
(8)
(3)
(5)

Lisdndyttoa uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024
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4.2. Huomioita tilastotiedoista

* Tietotarpeiden mukaiset tiedot oli paaosin saatavilla

* Keskeiset viiveet tietojen toimittamisessa johtuivat siita, etta kaikkea Fimean pyytamaa tietoa ei
ollut tallennettu OMOP-tietokantoihin. Keskukset standardoivat osan puuttuvista tiedoista
OMOP-tietomalliin. SMA-tapausesimerkin tiedot koostettiin potilaskertomuksista ilman OMOP-
standardointia. Tasta johtuen keskuskohtaisesti koostettujen SMA-tietojen tarkkuustaso vaihteli ja
niiden yhdistettavyydessa oli rajoitteita.

* Tietotarpeiden perusteella tuotettuja tilastotietoja voidaan nykytilassa hyodyntaa laakehoitojen
hoidollisen ja taloudellisen arvon arvioinnin nakdkulmasta:

* budjettivaikutuslaskelmissa (potilasmaarat)
* hoidon kohdepopulaation kuvaamisessa
* rajoitetusti vaikutusten ja resurssien kayton seurannassa

* Uusien |3dkkeiden kayttdaiheet ovat tyypillisesti hyvin tarkasti rajattu esimerkiksi taudin vaiheen,
biomarkkereiden, aiempien hoitojen tai hoitovasteiden mukaan. Kdyttdaiheita vastaavan
potilastiedon puute oli tietojen hyddynnettavyytta rajoittava tekija.

* Tulevaisuudessa olisi tarpeellista, etta tilastotiedot mahdollistavat hoidon vaikutusten ja
kustannusten arvioinnin tarkasti rajatussa kohdepopulaatiossa. Tama edellyttaa, etta hoidon

I’E]ulc(ijse)tja kustannukset voidaan raportoida rajatussa indikaatiossa (esim. hoitolinja ja aiemmat
oidot).

Lisanaytt6a uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024
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5.1. Anonyymien aggregoitujen tulosten
tuottaminen federoidussa analytiikassa

* Uusien ladkehoitojen seurannassa on usein kyse * Seuraavissa hankkeissa, joissa kehitetaan federoituun

pienten potilasjoukkojen tulosaineistoista. Hoitoa
saaneita potilaita voi olla koko Suomessa vain
muutamia tai joitakin kymmenia.

Pilotissa Findatalta haettiin linjaus anonyymien
tulosten tuottamiselle. Findatan mukaan
aggregoiduista tilastotiedoista tulee peittaa tulokset,
joissa havaintoja on 1-3.
* Findatan anonyymin tiedon maaritelma perustuu
siihen, etta yksittaista henkil6a ei pida voida suoraan tai

valillisesti tunnistaa tietojen perusteella. Tarkempia
tietoja loytyy Findatan verkkosivuilta.

Pilotissa kaytettiin toimintamallia, jossa jokainen
OMOP-keskus lahetti keskuskohtaiset valitulokset
Findatalle anonymiteetin varmistamiseksi ennen kuin
tiedot toimitettiin Fimealle. Valituloksista peitettiin
havainnot 1-3 yhdessa sovitun kaytanndn mukaisesti:

* Havaintoja 0: merkitdaan O
* Havaintoja 1-3: merkitaan 1-3
* Havaintoja >3: merkitdaan lukumaara

Lisanayttoa uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024

analytiikkaan perustuvia toimintamalleja, tulee
uudelleen arvioida tarve peittaa aggregoituja
valituloksia:

* valitulosten peitto heikentda yhdistettyjen
tulosaineistojen hyodynnettavyytta

* Findatan tehtdava on varmistaa julkaistavaksi
tarkoitettujen tulosten anonymiteetti, ei valitulosten
anonymiteettia

Jatkoselvityksissa voidaan arvioida esimerkiksi
seuraavien vaiheiden soveltuvuutta:

* Rekisterinpitaja tuottaa tietoturvallisesta
kayttoymparistosta keskuskohtaiset aggregoidut
anonyymit tulokset. Nama valitulokset voivat olla
riittdvan anonyymeja vaikka minifrekvenssia (1-3
havaintojen peitto) ei sovelleta.

e Asiakas yhdistaa toimitetut valitulokset ja soveltaa
minimifrekvenssiperiaatetta lopulliseen
tulosaineistoon. Findata varmistaa tarvittaessa tulosten
anonymiteetin.


https://findata.fi/palvelut-ja-ohjeet/anonyymien-tulosten-tuottaminen/

5.2. Alustavat periaatteet tilastojen
luovuttamiseen muille toimijoille

* Fimea jakaa pilotissa koostamansa tilastotiedot pyynndsta niille viranomaistoimijoille,
joiden tehtavat liittyvat ladakkeiden hoidollisen ja taloudellisen arvon arviointiin tai
arviointitoiminnan kehittamiseen.

* Koska summatiedot ovat anonyymia aggregoitua dataa, ne voidaan julkaista
mainitsemalla Iahde asianmukaisesti esimerkiksi HTA-raporteissa.
* Ehdotus viittauksesta: Fimea. Ladkeainetta x / potilasryhmaa y koskevaa arkikayton tietoa
(RWD). Koostanut FinOMOP-konsortio [tietojen toimituspvm].

* Alustava periaate koskee tietoja, joita Fimea on pyytanyt FinOMOP-konsortiolta
|laakkeiden hoidollisen ja taloudellisen arvon arviointiin ja joiden anonymiteetin Findata
on varmistanut.

Lisanayttoa uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024
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6.1. Toimenpide-ehdotukset

* Jatketaan OMOP-tietomalliin ja federoituun Ehdotukset jatkopilottiprojektin osa-alueiksi
analytiikkaan perustuvan toimintamallin kehittamistd : kehittdminen ia hvédvntami
lisdnayton tuottamiseen uusista ladkehoidoista Tietotuotannon kehittaminen ja hyodyntaminen

kaynnistamalla uusi yhteistyoprojekti
. . . . L. . -  OMOP-tietokantojen tdydentaminen
* Laajennetaan projektia kattamaan seka toimintamallin

kehittdminen etta tuotetun tiedon hyddyntaminen Tietotuotannon | Palvelukonsepti
uusien ladkkeiden hallitussa kaytdssa T kehittdminen
L . . . L Tietolupaprosessi
* Arvioidaan voidaanko tietotuotannossa hyodyntaa _
Laadunhallinta

myos muita terveydenhuollon tietoja koskevia aineistoja
esim. Kanta Reseptikeskusta ja hoitoilmoitusrekisteria
(Hilmo ja Avohilmo). Arvioiden perusteella linjataan
kokeillaanko naiden tietojen hyodyntamista osana
yhteistyoprojektia. - HTA-toiminta

Pilottiprojekti 2
Varhaiset dialogit

Tietotuotannon . . .
Hinta- ja sopimusneuvottelut

. KutsutaanOFrojektiin mukaan Iaajemiijoukko T
|adkeasioiden sidosryhmia, esim. Palko, Hila, Kela, hy6dyntaminen
arviointiyliladkareiden verkosto, kansallisen Kannanotto (korvaus, palveluvalikoima)
laakeneuvottelukunnan edustus, ladketeollisuus ja

potilasedustus

Kannanottojen uudelleen arviointi

* Seuraavilla dioilla kuvataan yksityiskohtaisempia
kehitystarpeita

Lisanaytt6a uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024 30



6.2. Kehitystarpeet (1)

TIETO

® HTA-toimijat ja FinOMOP: Tietotarpeiden maarittelyssa,
aineistopoiminnoissa ja tilastotuotannossa tulee
varmistaa, etta tulokset voidaan raportoida laakkeen
kayttoaiheita vastaavalla tarkkuudella. Jos potilasryhmaa
ja hoitolinjoja koskevia tietoja aggregoidaan liikaa,
tilastotietojen hydodynnettavyys HTA-kayttotapauksissa
jaa vahaiseksi.

® THL, tietojarjestelmien kayttajaorganisaatiot ja
toimittajat: Kirjauskaytantoja tulee kehittaa niin, etta
tilaston perusjoukko voidaan muodostaa ladkeaineen
kayttoaihetta vastaavalla tarkkuudella. Syopahoidoissa
esimerkiksi aiempien hoitolinjojen lukumaaran ja
kaytetyn laakeyhdistelman mukaisesti.

® FinOMOP ja HTA-toimijat: Tutkimusprotokollat ja
toteutettavuusarviointien tulokset tulisi julkaista
avoimesti saataville ja helposti loydettaviksi

Lisandyttoa uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024

OMOP-TIETOKANTA
® FinOMOP ja THL: Keskitetty kansallinen OMOP-

kanta parantaa dataharmonisaatiota, nopeuttaa tietojen
poimintaa ja analyysia. Kun yksittaisessa keskuksessa
havaintojen lukumaara jaa yhdesta kolmeen, kansallinen
OMOP-kanta parantaa mahdollisuutta tietojen tarkkaan
raportointiin.

FinOMOP: OMOP-tietokannoista puuttuvien tietojen
lisdamiseen tarvitaan rekisterinpitajien lisaresursointia
(analytiikkaosaaminen, kliiniset asiantuntijat), jos
tilastotuotannossa halutaan vastata asiakkaiden
aikatavoitteisiin

THL ja tietojarjestelmien kayttdjaorganisaatiot ja
toimittajat: Datan laatu OMOP-tietokannoissa on
ehdollinen laadukkaille ja yhtenaisille kirjauskaytannoille.
Tietokantoja ja niiden hyodyntamisesta saatuja
kokemuksia tulee kayttaa myos tiedon tallentamisen ja
kirjaamisen kehittamisessa.



Kehitystarpeet (2)

PROSESSIT

® STM: Arviointi- ja paatoksentekoprosesseihin tulee
integroida keinoja, joilla voidaan varmistaa
tarkoituksenmukainen lisatiedon kirjaaminen,
tuottaminen ja hyodyntaminen uusista ladkehoidoista

® FinOMOP ja Fimea: Uusiin ladkehoitoihin liittyvia
tietotarpeita voidaan ennakoida jo ennen HTA-arviointia.
Ennakoinnin avulla voidaan tunnistaa tarpeita puuttuvien
tietojen standardointiin OMOP-formaattiin ja
mahdollistaa oikea-aikaista tietotuotantoa
paatoksenteon tarpeisiin.

® FinOMOP: Toimintamallin eri vaiheita tulee kehittaa niin,
ettd lapimenoajat vastaavat asiakastarpeita

Lisanaytt6a uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024

TOIMUAT

® HTA-toimijat: Toimintamalliin tulee sisallyttaa

vuorovaikutusta muiden keskeisten tiedonkayttajien
kanssa (esim. ladketeollisuus, paatoksentekijat, maksajat)
esimerkiksi tietotarpeiden maarittelyssa. Tavoite on
varmistaa kertaalleen tuotetun tiedon hyodynnettavyys
useassa kayttotapauksessa.

FinOMOP: Sote-tiedon toisiokayton laatutyo tulee
kdaynnistaa ja maaritella laadun minimivaatimukset.
Tietokantojen laadun hallintaa tulee kehittaa vastaamaan
keskeisten toimijoiden ja asiakkaiden vaatimuksia.
Ladkealalla esimerkki keskeisesta toimijasta on Euroopan
ladkevirasto (EMA).

Rekisterinpitdjat: Tulee kehittaa yhtenaisia kaytantoja
federoidun analytiikan luvitukseen ja toteutukseen



Kehitystarpeet (3)

OSAAMINEN LAINSAADANTO

® STM: Arviointitoimintaa kehitettaessa tulee huolehtia ® STM: Arvioitava saadosmuutostarpeet, jotka
HTA-toimijoiden, paatoksentekijoiden ja maksajien sujuvoittaisivat federoidun analytiikan ja mahdollistaisivat
kyvyista (osaaminen ja prosessit) tietotarpeiden kansallisen paivittyvan OMOP-tietokannan kehityksen ja
maarittelyssa ja tuotetun tiedon hyodyntamisessa resurssit. Kansallisen tietokannan tulisi mahdollistaa

. . e e . tietopoimintoja esimerkiksi tutkimuksen, arvioinnin,

° FmOMOP ) THL T0|m|n.nan Ifehlttamls.essa t.ulee vaikuttavuusperustaisen ohjauksen ja tiedolla johtamisen

varmistaa riittava osaaminen ja resurssit tarvittavaan tarpeisiin

palvelutuotantoon, ml. tiedon poiminta, raportointi,
analytiikka, algoritmien tuotanto seka laadunhallinta ja
toimijoiden verkoston koordinointi

Lisanayttoa uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024
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Kasitteet (1)

Aggregoitu tilastotieto

Anonyymisointi

KUVAUS

Tilastomuotoinen, luotettavasti anonymisoitu tieto. Findatan maaritelman mukaan
aggregointi on tilastotieteen menettely, jolla tietoja yhdistellaan ja summataan.
Aggregoitu tieto kuvaa henkiléryhmaa yksittaisen henkilon sijaan. Henkiloryhmien tiedot
on muodostettu siten, etta yksiloita ei voi tunnistaa.

Prosessi, jossa aineisto kasitellaan niin, etta

* yksittaista henkiloa ei voida suoraan tai valillisesti tunnistaa

e eivoida tehda vain yksittaista henkiloa koskevia paatelmia

* vyksittaista henkiloa koskevia tietoja ei voida yhdistella muuhun aineistoon.
Anonyymi aineisto tulee olla mahdotonta tai kohtuuttoman vaikeaa palauttaa muotoon,
jossa yksittainen henkild on tunnistettavissa. Toisiolain mukaan tulosten tulee olla
anonyymeja.

Lisanaytt6a uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024 35


https://findata.fi/palvelut-ja-ohjeet/lainsaadanto/#keskeisia-kasitteita

Kasitteet (2)

Arkikayton tieto RWD:lla tarkoitetaan potilaiden terveydentilaan ja/tai terveydenhuollon palvelujen
Real-World Data, RWD kayttoon liittyvaa dataa, jota kertyy erilaisiin tietovarantoihin. RWD:lla tarkoitetaan
Real-World Evidence, RWE esimerkiksi:

* potilas- ja asiakastietojarjestelmiin tai rekistereihin tallennettua dataa

e erilaisiin vakuutus-, laskutus- ja korvausjarjestelmiin kertyvaa dataa

* potilaiden omien laitteiden, kuten erilaisten kotimittarien, aktiivisuusrannekkeiden tai
muiden puettavien teknologioiden (wearables) tuottamaa dataa

e o0sana havaintotutkimusta joko suoraan potilailta tai terveydenhuollon ammattilaisilta
kerattya dataa

* dataa, joka ei suoraan liity potilaiden sosiaali- tai terveydenhuollon kayttéon, kuten
sosioekonomista tai ymparistoaltistukseen liittyvaa dataa.

RWE on nayttoa, joka perustuu RWD:n analysointiin tutkimuksellisin menetelmin.

Federoitu analyysi Menettely, jossa aggregoidut tilastotiedot tuotetaan paikallisesti. Sen jalkeen eri
alueiden/keskusten tuottamat tilastot yhdistetdan, analysoidaan ja raportoidaan
keskitetysti.

Lisanaytt6a uusista ladkehoidoista -pilottiprojektin loppuraportti 2024 36



Kasitteet (3)

Terveydenhuollon menetelmien = Menettely, jossa tavoite on tunnistaa markkinoille pyrkivia uusia laakehoitoja,

ennakointi teknologioita tai muita terveydenhuollon menetelmia. Tarkoituksena on varautua uusien

Horizon Scanning menetelmien hallittuun kayttéon ottoon ja ennakoida niiden potentiaalisia vaikutuksia
terveydenhuoltojarjestelmassa.

OMOP-CDM Observational Medical Outcomes Partnership Common Data Model on avoin
terveydenhuollon datastandardi. Se mahdollistaa eri lahteista ja alueilta tulevien tietojen
vhtenaisen kasittelyn.

Sote-tietojen toisiokaytto Henkilotietojen kasittelya muussa kayttotarkoituksessa, kuin mihin ne on alun perin
tallennettu (ensisijainen kayttotarkoitus).
Laissa sosiaali- ja terveystietojen toissijaisesta kaytosta (552/2019) soveltamisalaksi on
maaritelty: tilastointi, tieteellinen tutkimus, kehittamis- ja innovaatiotoiminta, opetus,
tietojohtaminen, sosiaali- ja terveydenhuollon viranomaisohjaus ja -valvonta seka
viranomaisen suunnittelu- ja selvitystehtava.
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Toteutettavuusarvioinnin
mallipohjaluonnoksen sisalto

1. Tapausesimerkki: Multippeli
myelooman hoito

2. Tapausesimerkki: CAR-T-hoidot

3. Tapausesimerkki: SMA-taudin
hoidot
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Toteutettavuusarvioinnin mallipohjaluonnoksen sisaltd

1. Lahettaja
1.1. Nimi
1.2. Organisaatio
1.3. Sahkopostiosoite
1.4. Puhelinnumero

2. Tietopyynto
2.1. Otsikko

2.2. Tavoite ja tutkimuskst(mykset
(yksityiskohtaiset tutkimuskysymykset liitteessa)
* Ensisijainen tavoite
* Toissijainen tavoite

2.3. Tarkoitus

2.4. Populaatio
e Sisdaanottokriteerit
* Poissulkukriteerit

2.5. Muuttujat (minimidatajoukko liitteessa)
2.6. Maantieteelliset vaatimukset
2.7. Aikataulu
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3. Toteutettavuusarvio

3.1. Pyydetyt tiedot on koostettavissa (kylld /
osittain)

3.2. Pyydetyt tiedot eivat ole koostettavissa (esim.
havaintoja ei ole / on lilan vahan, kiinnostuksen
kohteena olevaa indikaatiota ei voida identifioida)

3.3. Alustavat toteutettavuusarviolaskelmat
keskuskohtaisten saatavilla olevien tietojen (ei
potilaiden) maarasta

3.4. Suositukset hyodynnettavien OMOP-
tietokantojen valinnasta

3.5. Muut suositukset tietopyyntoa koskien
(tavoitteet, populaatio, tutkimusasetelma ym.)



1. Tapausesimerkki: Multippeli myelooman hoito

* Annetut daratumumabi-hoidot vuosina 2018-2022

e Daratumumabi-hoidon kohderyhman koko

Kuinka monta potilasta hoidettiin?
Hoidettujen potilaiden perustiedot
Mihin indikaatioihin hoitoa kaytettiin?

Kuinka monelle potilaalle suoritettiin kantasolusiirto ennen
daratumumabi-hoitoa?

Kuinka monelle potilaalle suoritettiin kantasolusiirto
daratumumabi-hoidon jalkeen?

e Daratumumabi-hoidon toteutuminen indikaatioittain

Missa hoitolinjassa kaytettiin?

Missa kombinaatioissa kaytettiin?

Mita aiempia hoitoja potilaat olivat saaneet?
Mita jatkohoitoja potilaat saivat?
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e Daratumumabi-hoidon tulokset

Mika vaste potilailla saavutettiin?
Aika relapsiin tai seuraavaan hoitoon?
Mika oli sairauteen liittyva kuolleisuus?

Mika oli potilaiden elossaoloaika (seka diagnoosista etta
hoidon alkamisesta)?

Kuinka pian tauti eteni?
Mita haittoja potilailla ilmeni?

* Resurssien kaytto ja kustannukset

Mitka olivat hoidon kokonaiskustannukset daratumumabi-
hoidon saamisesta eteenpadin?

Mika oli potilaiden sairaalavuorokausien maara?



2. Tapausesimerkki: CAR-T-hoidot

Hoidon kohderyhman koko
* Kuinka monta CAR-T-hoidon kohderyhmaan kuuluvaa
potilasta on hoidettu vuosina 2019-20227
e B-solulinjan akuutti lymfoblastinen leukemia (ALL)
* Diffuusi suurisoluinen B-solulymfooma (DLBCL)

* Primaarinen valikarsinan suurisoluinen B-solulymfooma
(PMBCL)

* Manttelisolulymfooma (MCL)
* Follikulaarinen lymfooma (FL)
* Korkean maligniteettiasteen B-solulymfooma (HGBL)

Hoidon toteutuminen

* Kuinka monelle potilaalle on aloitettu CAR-T-hoidon
valmistaminen vuosina 2019-20227

* Tisagenlekleuseeli (LO1XX71)
* Aksikabtageenisiloleuseeli (LO100XX70)
* Breksukabtageeniautoleuseeli (LO1XL06)

* Kuinka monta potilasta on saanut CAR-T-infuusion vuosina
2019-2022?

* Tisagenlekleuseeli (LO1XX71) — ALL, DLBCL, FL

. Alésikabtageenisiloleuseeli (LO100XX70) — ALL, PMBCL, FL,
HGBL

* Breksukabtageeniautoleuseeli (LO1XL06) — ALL, MCL

. (1))r%ko CAR-T-hoito kohdentunut hyvakuntoisille (ECOG 0—

* Kuinka monta hoitoa potilaat ovat saaneet ennen CAR-T-
hoitoa? Mita hoitoa?
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* Miten pian diagnoosista CAR-T-hoitoa on annettu?

Hoidon tulokset

* Mika on CAR-T-hoitoa saaneiden potilaiden sairauteen ja
hoitoon liittyva kuolleisuus?

* Mika on hoitoa saaneiden potilaiden elossaoloaika (seka
diagnoosista, CAR-T-hoitopdatdksesta etta hoidon
saamisesta alkaen)?

* Kuinka monelle potilaalle suoritettiin kantasolusiirto CAR-T-
hoidon jalkeen?

* Mika vaste potilailla saavutettiin CAR-T-hoidolla?

* Mita jatkohoitoja on annettu ja kuinka pian CAR-T-hoidon
jalkeen?

* Mika on elossaoloaika CAR-T-hoidon jalkeista jatkohoitoa
saaneiden potilaiden osalta (1. jatkohoidon saamisesta
alkaen)?

* Mita yleisimpia vakavia haittatapahtumia potilailla ilmeni
CAR-T-hoidon aikana/jalkeen?

* Kuinka moni potilas sai tosilitsumabia?

* Resurssien kaytto ja kustannukset

* Mitka olivat CAR-T-hoidon kokonaiskustannukset infuusion
saamisesta eteenpdin?

* Mika oli potilaiden sairaalavuorokausien maara?



3. Tapausesimerkki: SMA-taudin hoidot

e Potilasryhmat*

* Kuinka monta uutta SMA potilasta on diagnosoitu
(insidenssi) vuosina 2018-2022?

* |km SMA-tyypin mukaan (0-1V)

* lkm SMA 2 -kopioiden mukaan (0, 1, 2, 3, 4, > 4)
* Mika on potilaiden ika oireiden alkamishetkella?
* Mika on potilaiden ika diagnoosihetkella?
* Mika on potilaiden sukupuolijakauma?

e Hoidon toteutuminen

* Kuinka monta potilasta on saanut, jotakin seuraavista
hoidoista:

* Nusinerseeni
* Risdiplaami
* Xolgensma
e Kuinka monta nusinerseeniannosta/vuosi on annettu?

* Nusinerseenia saaneet potilasryhmat*
* Mika on hoitoa saaneiden potilaiden
*  SMA-tyyppi (I-1V)?
*  SMA2-kopioiden lukumaara (0, 1, 2, 3, 4, > 4)?
* Mika oli hoitoa saaneiden potilaiden ikd hoidon alkaessa?
* Kuinka pitka oli aika oireiden alusta hoidon alkuun?
* Kuinka pitka oli aika diagnoosista hoidon alkuun?
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* Kuinka suurella osalla nusinerseenilla hoidetuista potilaista
hoito on lopetettu?

* Mika oli hoidettujen potilaiden keskimaardinen hoidon kesto?

* Mika oli hoidon lopetuksen syy? (pysyva ventilaatio, kuolema,
haitat, tehon puute, muu syy

Hoidon tulokset*

* Mika on hoitoa saaneiden potilaiden ajka diagnoosista
kuolemaan tai pysyvaan ventilaatioon?

* Mika on hoitoa saaneiden potilaiden aika hoidon
aloituksesta kuolemaan tai pysyvan ventilaatioon?

* Millaisia ovat motoriseen funktioon liittyvat hoitotulokset
tyypeittain (esim. tyyppi I: istuminen, tuetta seisominen;
tyyppi ll: erilliset mittarit kuten HINE, CHOP INTEND)?

Resurssien kaytto ja kustannukset*
* Mika oli potilaiden sairaalavuorokausien maara?

* Millaista hoitoa potilaat saivat?
* Hengityselimistdn hoito
* Ruoansulatusjarjestelman ja ravitsemuksen hoito
* Ortopedinen hoito ja kuntoutus
* Palliatiivinen hoito

*QOsioiden tiedot eritelty SMA-tyyppien I-IV mukaan
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