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Ongelmanasettelu III 

 
• Kenen kannalta hyötyä 

tarkastellaan? 
• Potilas vs. yhteiskunta vs. 

omaiset vs. käytössä olevat 
muut hoitovaihtoehdot? 

• ”Paljonko lisäaika saa 
maksaa?” 
 

Patrick Hopkinson, Bristol Myers Squibb 2016, www.ema.europa.eu  



Vastauksia 
• Syövän hoidon tavoitteet 
 
• Tutkimuksissa käytetyt syövän hoidon tehon mittarit, ”päätemuuttujat” 

 
• Hyöty-/haitta –suhde vs. relative effectiveness – tulosten yleistäminen 

tutkimuksista potilaaseen? 
 
• Syövän hoidon haittojen mittaaminen 

 
• Potilaiden odotukset ja yksilön sekä hoitavan lääkärin näkökulma 

 



Syövän hoidon tavoitteita 
• Kasvaimen syntymisen estäminen – preventio 

 
• Kasvaimen hävittäminen kokonaan – kuraatio 

 
• Kasvaimen kasvun, leviämisen ja uusimisen estäminen – liitännäishoito 

 
• Oireiden vähentäminen – palliatiivinen hoito 
  
Tavoite määrittää hyödyn mittarit 
 
 Mutta onko näiden välissä myös jotain, ja mihin verrataan? 



Tehon mittarit tutkimuksissa I: kokonaiselossaolo 
 
• ”Time-to-event” – 

voidaan tarkastella 
kokonaiselossaoloajan 
mediaania 
kummassakin 
hoitoryhmässä 
 

• Liitännäishoitotutkimuk
sissa tai kuratiiviseen 
hoitoon tähtäävissä 
tutkimuksissa voidaan 
tarkastella elossaolo-
osuuksia tiettynä 
ajankohtana 
 

• HR=Hazard 
ratio=riskisuhde 
 



Tehon mittarit tutkimuksissa I: kokonaiselossaolo 

• Miten elossaolotuloksia sovelletaan tosielämässä? 
 

Nivolumabi vs. sytostaatti   

Robert NEJM 2014 

~70% 

Ipilimumabi vs. gp100-rokote 
  

Hodi NEJM 2010 



Tehon mittarit tutkimuksissa II: RFS/DFS/PFS 
• Kokonaiselossaolotiedon saaminen kestää 

kauan joissakin tautityypeissä - eikä kaikissa 
mahdollistakaan 
 

• DFS=disease free survival 
• RFS=recurrence free survival 
• PFS=progression free survival, ”etenemisvapaa 

elossaoloaika”, “time from randomisation to 
objective disease progression, or death from 
any cause, whichever occurs first”  
 

• ”Composite end points” 
 

• Uusiutuman tai sairauden etenemiseen 
toteamiseen käytettävä yleisesti hyväksyttyjä 
kriteerejä (RECIST etc.) 
 

Eggermont NEJM 2014 



Tehon mittarit tutkimuksissa III: vaste 
• Hoidon vastetta mitataan yleensä tosielämässä radiologisin ja kliinisin 

perustein -> jos kasvain pienenee tai pysyy ennallaan, potilas hyötyy (?) 
 
• Tutkimuksissa käytettävä standardoituja mittareita (RECIST-kriteerit, 

RANO-kriteerit, EBMT etc.) ja mitattavat muutokset valitaan näiden 
mukaisesti 
 

• CR (täydellinen hoitovaste), PR (osittainen hoitovaste), SD (stabiili 
tautitilanne), PD (etenevä tautitilanne) 
 

• Tutkimuksissa tarkastellaan yleensä vasteosuuksia i.e. osuutta 
hoitoryhmän potilaista, jotka saavat joko CR:n tai PR:n 
 

• Uusien lääkkeiden kohdalla alustava tehon mittari, mutta ei korvaa 
elossaolodataa 
 



Tehon mittarit tutkimuksissa III: onko vasteesta 
hyötyä? 

• On, jos vaste kestää – syöpä tappaa yleensä edetessään 
• Mutta entä jos sairaus eteneekin nopeammin sitten, kun vaste menetetään? 
• Entä jos osa potilaista saa erittäin hyvän vasteen, mutta osalla sairaus 

eteneekin nopeammin? 
 

Wagle et al JCO 2011 

Kochenderfer et al JCO 2015 



Hyödyn kvantifiointi - ESMO clinical benefit scale 
 

• Kiinteille kasvaimille 
tarkoitettu työväline 

• OS/PFS/RR gain +  adjustments  
• Form 2a (OS primary), Form 2b 

(PFS or TTP), Form 2c (QoL, 
toxicity, RR) 

• ASCOn vastaava työväline 
huomioi myös kustannukset 
 Cherny et al. Ann Oncol (2015) 26 (8): 1547-1573. 

 



Tehon mittarit tutkimuksissa IV: haitat ja elämänlaatu 

• Tehokkaalla syövän hoidolla on aina 
myös haittoja 

 
• Haittavaikutukset raportoidaan 

tutkimuksissa standardoidusti, 
mutta vastaako tilanne tosielämää? 
 

• HRQoL=health related quality of life 
 

• Elämänlaatumittarit: yleiset, 
tautikohtaiset potilaskohtaiset 
 

• Uuden lääkkeen hyväksynnän 
kannalta supportiivista tietoa 
 www.ascopost.com 



Palliatiivinen hoito ja sen hyöty? 



Palliatiivinen hoito ja sen hyöty? 

• Puhukaamme samaa kieltä – etenevä syöpä ei ole välttämättä 
”taistelu”, joka hävitään 



Miten tunnistaa hyötyvät potilaat? 

• Osa hyötyy, osa saa sekä hyötyä että haittoja, osa pelkkiä 
haittoja  ratkaisu on löytää prediktiiviset tekijät niille, 
jotka hyötyvät 
 



Miten tunnistaa hyötyvät potilaat? 



Access to innovation  
• Onko uuden hoitomuodon 

saaminen arvo sinänsä? 
• Uusin hoito ≠ paras hoito?  

www.cancernetwork.com 

 

www.ema.europa.eu 

 



Yhteenveto 
• Elossaolo-osuus/elossaoloaika on luotettava tehon mittari ja 

standardi – mutta joskus muutkin mittarit riittävät osoitukseksi 
 
• Tärkeää kiinnittää huomiota myös absoluuttiseen hyötyyn ja 

kuvata se potilaalle – unohtamatta inhimillisyyttä ja yksilöä 
 

• Mihin verrataan ja on verrattu? Vastaavatko tutkimusten 
potilaat omia potilaita? 
 

• Syövän hoitotulos on tulevaisuudessa yksilöllinen kokonaisuus, 
joka syntyy osista 
 

• ”Primum est non nocere” 
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