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CF-hoidon nykytilanne
Suomessa ja Tanskassa

Suomessa kystista fibroosia sairastaa talla hetkella 109 henkiloa.
Sairaus on harvinainen monielinsairaus, jonka taustalla on solukalvojen
suolankuljetusvaurio. Taudin hoidosta kertoivat erikoisldakarit Kirsi
Malmivaara ja Tania Pressler Suomen CF-yhdistyksen ja Chiesi
Pharman AB:n webinaarissa tammikuussa 2022.
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ystinen fibroosi (cystic fibrosis, CF) esiintyvyys muissa lansimaissa on noin
Kon valkoisen véeston yleisin, reses- 1/2 500. (https://sic.fimea.fi/)

siivisesti eli peittyvasi periytyva Tauti vaikuttaa enimmakseen
aineenvaihduntatauti. Siti sairastaa maail- keuhkoihin, hengitysteihin, haimaan,
manlaajuisesti yli 70 000 ihmistd. Suomessa  maksaan ja suolistoon. Haiman toiminta-
tauti on kuitenkin hyvin harvinainen. Sen hairié nakyy myos insuliinierityksessa,
esiintyvyys on vain noin 1/25 000. Taudin ja lahes puolelle CF-potilaista kehittyy
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nuoruusvuosina diabetes
(https://www.duodecimlehti.fi).

Lasten keuhkosairauksien erikoislaakari,
LT Kirsi Malmivaara HUSin Uudesta lasten-
sairaalan CF-yhteisvastaanotolta kertoo,
ettd Suomesta Euroopan CF-yhdistyksen
rekisteriin osallistuu 90 % tautia sairasta-
vista potilaista.

Laadkarin mukaan CF-potilaista vahan yli
puolet miehii eli 54 %. Naisia on 46 %.

Potilaista aikuisia on noin kaksi kolmas-
osaa ja lapsia noin yksi kolmasosa.

Diagnoosin saaminen voi kestda

Laakari Kirsi Malmivaaran mukaan diag-
noosin saamisessa on paljon hajontaa.
Keskiarvo on 3,8 vuotta ja mediaani yksi vuosi.
- 30 % potilaista saa diagnoosin kuiten-
kin kuuden kuukauden ikdisend vauvana,
Malmivaara sanoo.
Potilaista noin 80-90 % kay joko
HUS CF-yhteisvastaanotolla tai elinsiirto-
poliklinikalla. Malmivaara tyoskentelee
vastaanotolla vastuulaakarina.

Mutaation jakautuminen

Cystic fibrosis transmembrane conductan-
ce regulator (CFTR) -nimisen solukalvojen
valkuaisen tehtdva on héiriintynyt kystises-
s fibroosissa. Kaikkiaan tunnetaan noin

2 000 erilaista CFTR-geenimutaatiota, joi-
den vaikeusaste vaihtelee. Euroopan yleisin
mutaatio delta F508 aiheuttaa noin 80-90 %
kaikista tapauksista.

Suomessa noin kaksi kolmasosaa
potilaista kantaa vahintdan yhta F508del
mutaatiota. Toiseksi yleisin Suomessa on
394delTT.

Laakari Malmivaara toteaa, ettd mutaa-
tio ei aina l0ydy geenitutkimuksissa.

- Silloin kyse on harvinaisemmasta
mutaatiosta.

Samankaltaiset hoitokdytiannot

Suomessa on melko lailla samankaltaiset
hoitokaytannot kuin Tanskassa.

— Maiden valilla on vain pienia eroja,
kertoo erikoisladkari Kirsi Malmivaara.

Ladkitys koostuu pddasiassa ruuansula-
tusladkityksesta ja hengityselimid hoitavista
lagkkeista. Suurin osa kystista fibroosia sai-
rastavista tarvitsee jokaisella ruokailulla
ruuansulatusentsyymikapseleita. Maarat
ovat yksilollisid. Imeytymishairiot vaativat
runsasenergisen ruokavalion. Vitamiinilisat
kuuluvat myos kystista fibroosia sairastavan
arkeen. (https://www.hengitysyhdistys.fi/
suomencf/toiminta/hoito)

- Hengitystieinfektioihin kdytetdan anti-
biootteja bakteerikasvun estdmiseksi. Osalla
CF-potilaista saattaa olla CF:n lisaksi astma,
jolloin kéytetddn astmalddkkeitd - mutta
CF ei milloinkaan itsessdan hoidu astma-
lagkkeilld!

Keuhkojen toimintaa yllapidetaan CF:ssa
paivittdiselld fysioterapialla. Hengitysteiden
limaa irrotetaan ja poistetaan inhaloitavien
ladkkeiden seka erilaisten tekniikoiden avul-
la. Hypertoninen, inhaloitava suolaliuos on
todettu hyvaksi avuksi liman irrottamiseen
ja poistamiseen. Muun muassa erilaiset
hengitysharjoitukset, huffaustekniikat ja
fyysinen rasitus ovat osa CF-potilaan
keuhkojen hoitoa. (https://www.hengitys-
yhdistys.fi/suomencf/toiminta/hoito)

Uudet lddkkeet pidentavat ikaa

Kystisen fibroosin taudin hoito on kehittynyt
viimeisten 10 vuoden aikana. Potilaiden

elinajan odote on pidentynyt koko ajan
hoidon kehittyessa, ja viimeisin harppaus
tulee modulaattorilaakitysten myota. Naita
uusia ladkkeitd kutsutaan yhteisnimella
CFTR:n muuntajat.

CFTR:n muuntajat ovat joko korjaajia, jot-
ka pyrkivat korjaamaan proteiinin synteesia
ja siten saamaan solukalvolle mahdollisim-
man paljon toimivaa CFTR-proteiinia, tai
potentiaattoreita, jotka pyrkivit tehostamaan
virheellisen kanavan johtavuutta (Kirsi Mal-
mivaara ja Vappu Elenius: Kystisen fibroosin
uudistuva ladkehoito/Ladkarilehti 40/2021).
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Korvattavuus myonnetty neljille ladkkeille

Hintalautakunta hyvaksyi kevaalla 2021
korvattavuushakemukset neljille uudelle
laakkeelle kystisen fibroosin hoitoon.
Paatoksen myota CF-potilaiden hoitoon
on odotettavissa merkittivid parannuksia
Suomessa.

Vuodesta 2012 amerikkalainen ladke-
yritys on tuonut markkinoille uusia modu-
laattoriladkkeitd, joiden avulla pystytaan
ensi kertaa vaikuttamaan sairauden perus-
syyhyn eli parantamaan solujen toimintaa
ja ndin pysdyttdmaan vaurioiden etenemi-
nen. Lautakunnan paatoksen myota Suo-
messa voidaan jatkossa korvata hoito
neljalla eri ladkkeelld.

Uusimman ja tehokkaimman lddkkeen
avulla CF-sairastavien terveydentila, kunto,
tyokyky ja elaman laatu ovat kohonneet
merkittavasti. CF-sairastavien elinidn odote
on tdhén asti ollut huomattavasti muuta
vaestod lyhyempi, noin 40 vuotta, mutta te-
hokkaimman uuden ladkkeen on arvioitu
pidentévat elinikaa yli 20 vuodella merkit-
tavisti terveempand. (Suomen CF-yhdistyk-
sen tiedote 5.2.2021)
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Pitkd kokemus modulaattorilddkkeista

Tanskan tilannetta webinaarissa esitteli
yliladkari, LT Tania Pressler Ké6penhami-
nan Rigshospitaletin CF-keskuksesta.

Pressler on tyoskennellyt CF-potilai-
den kanssa yli 40 vuotta. Malmivaara
konsultoi tanskalaista kollegaansa
tarvittaessa suomalaisten potilaidensa
hoitoon liittyvissa kysymyksissa heidan
luvallaan.

Presslerin mukaan 1940-luvulla CF-
potilaat kuolivat Tanskassa hyvin nuorina.

- Nyt useimmat eldvat normaalipitui-
sen elaman.

Maassa on paljon CF-potilaita. Lagka-
rin mukaan Skandinavian maat parjaavat
elinaikaennusteissa hyvin verrattuna esi-
merkiksi USA:aan.

Tanskassa taudin hoitamisessa on
siirrytty interventiosta preventioon. Anti-
biootit ovat sielldkin tirked osa hoitoa.

- Potilaat kayttavat paljon ladkkeita.
Ladkarin on haastavaa miettid, mita voi
jattaa tarvittaessa pois.

Monet potilaat hoidetaan nykyisin
kotona.
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Suurin osa CF-potilaista kdy HUS CF-yhteisvastaanotolla tai elinsiirtopoliklinikalla.
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— He hoitavat itse itsensi, toteaa
Pressler.

Tanskalla on pitkd kokemus modulaat-
toriladkkeiden kaytosta.

- Ladkkeet saattavat esimerkiksi va-
hentdé ruuansulatusentsyymin maaras, ja
silloin potilaalle voi tulla ummetusta. Asia
pitda hoitaa kuntoon, ettei hanelle tule va-
kava suolitukos.

Tanskassa potilaiden on todettu saavan
tulehduksia toisiltaan tapaamisten yhtey-
dessa.

- Ja seka Tanskassa ettd Suomessa poti-
laat lakkaavat ottamasta hengitettédvia
laakkeitd, kun he voivat hyvin.

Laakari Kirsi Malmivaaran mukaan mo-
dulaattorien kanssa tatd ongelmaa ei ole.

Geeniterapiaa on yritetty jo useiden
vuosien ajan kystisen fibroosin hoitomuo-
tona ilman lapimurtoa.

— Edelleen ty¢ jatkuu, Malmivaara
toteaa.
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Vertaistukea nuorille

Hengitysliitto yhdessd Suomen CF-yhdistyk-
sen kanssa miettivat uusien CF-perheiden
vertaistuen jarjestamistapaa, koska kasvok-
kain tapaaminen on koronapandemian takia
mahdotonta. Jo ennen koronapandemiaa
lopetettiin vertaistoiminta ja Kelan jarjesta-
mat kuntoutuskurssit riski-infektoitumisen
takia. Yhdistykset ovat sittemmin jarjesta-
neet nettitapaamisia perheille.

Asiantuntija Marika Kiikala-Siuko
Hengitysliitosta kertoo:

- Nyt kevaalld suunnitellaan, miten
voidaan antaa vertaistukea kouluikaisille
lapsille ja nuorille, 1-3 luokkalaisille.
Tavoitteena on, ettd syksylla vertaistuki
toteutetaan.

Kiikala-Siuko toivoo, ettd tulevaisuudessa
on vertaistoimintaa myos 4-6 luokkalaisille,
7-9 luokkalaisille ja 2. kouluasteen kavijoille,
koska eri ikdryhmissa hoidolliset ja psyykki-
set haasteet ovat erilaisia.
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