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2. Suosituksen kohderyhma

Suosituksen kohderyhma nusinerseenihoidolle SMA —taudin hoidon aloittaminen nayttaa
painottuvan vain lapsipotilaisiin varsin tiukkojen kriteerien mukaisesti. Invalidiliitto
huomauttaa, etta SMA —tauti on eteneva lihassairaus ja sita sairastavat ovat
vaikeavammaisia henkil6ita, joilla on runsaasti toimintarajoitteita ja palvelutarpeita. Heidan
sidonnaisuutensa kayttaa sote —palveluja on huomattavasti jopa muita vammaisia
henkiloita suurempi. Maaraltaan runsas henkildkohtainen apu ja liikkkumisen tukena
kaytettava sahkopyoratuoli kuuluvat |ahes poikkeuksetta arkeen. Naiden seikkojen vuoksi
nusinerseenihoidon aloittaminen pitda laajentaa koskemaan myos aikuisia henkil6ita, jotta
esimerkiksi itsendinen suoriutuminen ruokailussa tai peseytymisessa (ml. hampaiden pesu)
tai itsendinen paan hallinnan paraneminen seka itsendinen asentojen vaihtaminen yolla
nukkumisessa (vahentda yoherailya ja lisda vireystilaa) tulevat mahdolliseksi. Tama edistaa
vaikeasti vammaisten henkildiden itsendisyytta ja itsemaaraamisoikeutta YK:n
vammaissopimuksessa tarkoitetulla tavalla. Nusinerseenihoito vaikeasti vammaiselle
aikuiselle SMA —tautia sairastavalle on perustuslain 6 §:ssa ja yhdenvertaisuuslain 9 §:ssa
tarkoitettu positiivinen erityiskohtelu, jonka avulla mahdollistetaan tosiasiallisesti
yhdenvertainen oikeus elamiseen arkitoimissa muiden tavoin.
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3. Arvioitava menetelma

Kriteerit on laadittu paaasiassa asiantuntijoiden toimesta, joten on perusteltua esittaa
asiassa myos vammaisjarjeston, Invalidiliiton nakemyksia asiaan.

6. Hoitovasteen arviointi

Suositusluonnoksessa todetaan, ettd hoitovasteen arviointi mahdollistaa yhdenvertaiset ja
objektiiviset hoitopaatokset. Invalidiliitto ei jaa tata ndkemysta. Keskeisena
nusinerseenihoidon jatkuvuuden edellytyksena mainitaan osoituksena pidettava
vaikuttavuus ensimmaisen hoitovuoden jalkeen, joka on nahtavissa itsendisen
toimintakyvyn lisdantymisen ja avuntarpeen vahentamisen hoitovaste. Invalidiliitto pitaa
tata edellytysta hyvin ongelmallisena.

Ensinnakin suositusluonnoksessa myonnetdan avoimesti ongelma SMA2 —taudin osalta,
jossa esim. lasten ja nuorten yksilolliset erot motorisessa suoriutumisessa ovat hyvin suuret
ja vanhemmilla potilailla tauti voi nayttaytya stabiilina lyhyella seurantavalilla vaikkakin se
etenisi. Siksi tuo vuoden maaraaika nayttaytyy kohtuuttoman lyhyelta aikavalilta
tarkastelulle. Tassa on lilan monta muuttajaa luotettavaan arviointiin. Nusinerseenin
tehoon vaikuttaa niin taudin tyyppi kuin, missa idssa se on annettu ensimmaisen kerran ja
yksilolliset tekijat.

Toiseksi avun tarpeen vahentymista suositusluonnos edellyttda, mutta suositusluonnos
keskittyy pelkdstaan itsendisen toimintakyvyn kuvailuun eli motoriikkaan. Invalidiliitto
katsoo, ettd avun tarpeen vahentymista ei pida kayttaa kriteerind, koska
suositusluonnoksesta ei edes selvid, miten avun tarpeen pitaisi vahentya ja mita toimintoja
tama koskee. Huolimatta nusinerseenildakkeen aloittamisesta SMA —lapsi/nuori tai
aikuinen voivat tarvita arjessaan henkilokohtaista apua tai apuvalineita hyvinkin
yksilollisesti. Esimerkiksi terveillakin pikkulapsilla on lisdksi aina avun tarvetta erilaisissa
asioissa eli heitd pitdaa nostaa tai kantaa vaikkapa silloin, kun he vasyvat. Siksi on hyvin
haastavaa arvioida edes avun tarpeen vahentymista noinkin lyhyessa ajassa lapsella.
Lapsethan kehittyvat yksilollisesti, niin liikkumisessa kuin puhumisessa. Vanhemmuuteen
liittyy aina lapsen ohjaus ja valvonta. Suosituksesta ei selvid, miten eriteltdisiin henkilon
normaaliin ikdkauteen liittyva kehitys ja SMA-taudin nusinerseenihoidon ladkevasteen
antaman avuntarpeen vaheneminen erilaisissa arkitoimissa. Aikuisiksi kasvaneilla, mutta
lapsena alun perin nusinerseenihoidon saaneilla SMA —potilailla jo ikddntyminen tuo uusia
toimintarajoitteita ja mahdollisia sairauksia. Niissa tapauksissa avun tarpeen vahentymista
juuri nusinerseenista johtuen on huomattavan haastavaa arvioida.
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Invalidiliitto yhtyy SMA Finland ry:n ndkemykseen siitd, etté perusteltavissa oleva
nusinerseenihoidon jatkamiskriteerind on se, etté hoitoa jatketaan ellei néhdd selvéd
pitkdaikaista heikkenemistd useammalla mittauskerralla todettuna. Nusinerseenildadke
hidastaa tai estdd SMA -taudin etenemistd, mutta se ei kuitenkaan paranna potilasta. Kyse
on etenevasta lihassairaudesta ja vaikeasti vammaisista ihmisista tassa nusinerseenihoitoa
saavassa potilasryhmassa.

9. Yhteenveto suosituksesta

Suositusluonnoksesta kay ilmi, ettd nusinerseenin jatkohoidon kriteeristda on tyostetty
Palkon, ladkejaoston seka kliinisten asiantuntijoiden kanssa aktiivisessa vuorovaikutuksessa.
Sitten viittauksenomaisesti mainitaan, ettd myos SMA —lasten vanhempien nakdkulma on
huomioitu. Invalidiliitto huomauttaa, etta YK:n vammaissopimuksen artiklan 4.3 mukaan
vammaisia henkil6ita koskevassa paatoksenteossa ja lainsdaadannon valmistelussa seka
toimeenpanossa tulee neuvotella tiiviisti vammaisten henkildiden kanssa ja aktiivisesti
osallistaa heidat, mukaan lukien vammaiset lapset. Suositusluonnoksen kuvauksen
perusteella vain asiantuntijat on osallistettu tiiviisti ja pidetty yksi keskustelutilaisuus
vammaisten lasten vanhemmille. Tallainen menettely ei tayta YK:n vammaissopimuksen
vaatimuksia.

Yleisarvio suosituksesta
Taysin hyodyton 1 ... Erittdin hy6dyllinen 5

Taysin hyddyton 1

Perustelut: Suositus ei perustu aitoon yhdenvertaisuuteen. Myds aikuisilla SMA —potilailla
tulee olla oikeus nusinerseenihoitoon ja kriteerit hoidon saatavuudelle ovat liian tiukat
johtuen aikamaareista ja epdselvasta kuvauksesta.

Onko suositusluonnos ymmarrettava?

Suositus ei ole ymmarrettava, koska nusinerseenilddkkeen hoitovasteen kriteeria eli
avuntarpeen vahentymista ei kuvata lainkaan, missa toimissa ja miten avuntarpeen pitaisi
vahentya potilaalla.
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INVALIDILITTO RY
Helsingissa 9. elokuuta 2019
Petri Pohjonen Laura Andersson
padjohtaja yhteiskuntasuhdejohtaja

Lisatietoja: Henrik Gustafsson, lakimies, henrik.gustafsson@invalidiliitto.fi
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