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Pitkälle kehittyneet terapiatuotteet
(Advanced Therapy Medicinal Products)

• geeniterapiatuotteet

• soluterapiatuotteet

• kudosmuokkaustuotteet



Geeniterapia

•Geeniterapiassa potilaaseen siirretään toimiva geeni, joka 
tuottaa haluttua proteiinia. Potilaan oma vastaava geeni voi olla 
viallinen tai geeniterapialla halutaan tuottaa elimistöön 
proteiinia, joka auttaa sairauden hoidossa. 

• Yleisimmät käyttöaiheet syöpä ja perinnölliset sairaudet 
(sirpisoluanemia, hemofiliat, lihasdystrofiat)



Soluterapia

• sisältävät autologisia (potilaan omia), allogeenisiä (toisen
ihmisen) tai ksenogeenisiä (eläinperäisiä) eläviä soluja

• voivat sisältää myös lääkinnällisiä laitteita, tukirakenteita,
biomolekyylejä, kemiallisia yhdisteitä jne.

• vaikutusmekanismi farmakologinen, metabolinen tai
immunologinen

• tarkoitettu sairauksien hoitoon ja ehkäisyyn

• esim. syöpärokotteet



Syövän immunoterapiahoidot
Syöpäsolurokotteet

• Syöpäsolut eristetään, määrää lisätään solukasvatuksella ja syöpä-
spesifisten antigeenien määrää solujen pinnalla lisätään induktiolla
Potilaaseen vietynä solujen tulisi herättää immuunivaste ko. syöpä-
soluja vastaan

Dendriittisolurokotteet

• Dendriittisolujen esiasteita eristetään potilaasta, kasvatetaan,
stimuloidaan syöpäsoluantigeeneilla ja annetaan takaisin potilaaseen.
Dendriittisolut tunnistavat syöpäsolut ja ne eliminoidaan immuuni-
puolustuksen kautta

T-soluhoidot

• potilaalta T-soluja, joista eristetään syöpäantigeenispesifiset solut,
solujen määrää lisätään solukasvatuksella, solut takaisin potilaaseen

herättävät immuunipuolustusjärjestelmän tuhoamaan syöpäsolut



Lääkkeitä tuottavat helmet / kuidut
CellBead / CellMed, Germany

• Lääkemolekyyliä tuottavat solut kapseloitu inaktiivisen, puoliläpäisevän
kalvon sisään. Helmet sijoitetaan hoitokohtaan potilaassa

• Ensimmäinen tuote Glukagonin-kaltaisen peptidin (GLP-1) tuotto
neurologisiin indikaatioihin

EC-biodelivery / NsGene A/S, Denmark

• Geneettisesti modifioidut, haluttua lääkemolekyyliä tuottavat solut
kapseloitu huokoiseen kuituun, joka sijoitetaan stereotaktisessa
kirurgisessa toimenpiteessä aivoihin. Kapseloidut solut tuottavat
lääkettä pitkävaikutteisesti (> 12 kk)



Kudosmuokkaustuotteet

valmistetaan soluista sekä niihin liitettävistä tukirakenteista
ja/tai biomolekyyleistä

kudosmuokkaustuotteilla uudistetaan, korjataan tai korvataan
ihmiselimistön vaurioituneita tai puuttuvia kudoksia / elimiä

Yhdistää biomateriaaliteknologian, solu- ja kudosbiologian sekä
biokemian alojen tietämyksen

Käyttökohteet
- Iho (palovammat, krooniset haavaumat, plastiikkakirurgia)
- Rusto (autologiset kondrosyytti-implantit)
- Luu (vaikeat luunmurtumat, osteoporoosi, luukasvaimet)
- Sydän- ja verisuonisairaudet (läpät, verisuonet, sydänlihassolut)
- Elimet (haima/diabetes, maksa etc.)
- Keskushermosto (kantasolutuotteet)
- Muut, esim. pehmytkudokset, nivelsiteet etc.



Markkinoilla olevia kudosmuokkaustuotteita:

- keinoihotuotteita palovammoihin, kroonisiin haavaumiin ja 

plastiikkakirurgian käyttöön (lähinnä keratinosyyteistä valmistettuja

levyjä; Epicel, markkinoilla vuodesta 1987; noin 600 hoidettua potilasta,

Trancyte, Apligraft, Dermagraft etc.)

- autologiset rustosolusiirrännäiset vaikeisiin polvivammoihin 

(kondrosyytit biopsiasta, viljelyn jälkeen takaisin polveen luukalvo-

kielekkeen alle tai keinotekoisen esim. kollageenikalvon alle)

- luuvalmisteet ja -siirrännäiset



Tuotekehityksessä olevat valmisteet

- ihovalmisteet, joita muokattu kasvutekijöillä; kokonaiset ihoimplantit, 
joissa dermis, verisuonet ja epidermis

- kolmiulotteinen rustovalmiste, jolla korvataan nikamien välilevyjä
(Chondrotransplant Disc jo kliinisissä kokeissa)

- luuimplantteja osteoblasteista, joihin liitetty erilaisia biomateriaaleja
- kudosmuokkaustuotteista kehitteillä sydänläppiä, verisuonisiirrännäisiä
ja sydänlihassolusiirrännäisiä

- keskushermostoon liittyvät kudosmuokkaustuotteet, esim. Parkinsonin
tautiin, Alzheimerin tautiin, aivoinfarktiin ja selkäydinvaurioihin liittyvät
tuotteet (pääosin kantasoluja); suurin osa prekliinisessä vaiheessa

- haimasolusiirrännäiset (allogeeniset ja ksenogeeniset)
- keinomaksa, jossa maksasolut + kehon ulkoinen bioreaktori (kliinisissä
kokeissa useiden eri valmistajien laitteita, ihmisen ja sian hepatosyyteistä)



Silmän sarveiskalvon uudistaminen
• sarveiskalvon kantasoluja tai epiteelisoluja kasvatetaan joko sellaisenaan
tai tukikalvon (esim. sikiökalvo) avulla uudeksi solukalvoksi

• valmisteella voidaan paikata sarveiskalvon vaurioita, esim. mekaanisia
haavoja, hapon tai emäksen aiheuttamia vammoja jne. 



Asetus 1394/2007

astui voimaan EU:ssa joulukuussa 2007. Vuoden siirtymäaika, asetus
käyttöön 12/2008 (http://ec.europa.eu/enterprise/pharmaceuticals/eudralex/vol-1/)

Kaikki kolme tuoteluokkaa lääkkeitä
Vaaditaan keskitetty myyntilupa EU:ssa
Pienille ja keskisuurille yrityksille helpotuksia mm. ML-maksuista
Mahdollisuus sertifioida laatu- ja prekliiniset tiedot
Uusi kehittyneitä terapioita käsittelevä komitea (CAT) EMEA:an

Lääkedirektiiviä 2001/83/EEC muutettu ATP-tuotteiden osalta (Annex I)

ATP-valmisteille spesifiset GMP- ja GCP-ohjeistot (valmisteilla)

solupohjaisia lääkevalmisteita koskeva ohjeisto CHMP/410869/06 astui 
voimaan syyskuussa 2008
(http://www.emea.europa.eu/htms/human/humanguidelines/multidiscipline.htm)



ATP-valmisteiden luokittelu 

valmisteen täytettävä lääkkeen määritelmän mukaiset kriteerit
- käytetään sairauden hoitoon / ehkäisyyn tai diagnoosin tekemiseksi
- tarkoituksena uudistaa / korjata / korvata fysiologinen toiminto

valmisteen täytettävä biologisen lääkkeen kriteerit (vaikuttavan aineen
oltava biologista alkuperää; autologinen, allogeeninen, ksenogeeninen)

valmisteen täytettävä ATP-asetuksen asettamat vaatimukset
soluterapia- ja kudosmuokkaustuotteiden perustuttava teollisesti
valmistettuihin, muokattuihin soluihin tai kudoksiin:
- solujen oltava enemmän kuin minimaalisesti manipuloituja
(asetuksen liite 1: lista minimaalisista manipulaatioista, joiden 
perusteella soluvalmistetta ei luokitella lääkkeeksi)

- heterologinen käyttö (esim. hematopoieettisten kantasolujen käyttö
sydäninfarktin hoidossa)



Ei-teollinen ATP-tuotteiden valmistus

ATP-asetuksen artikla 28 määrittelee ne ATP-tuotteet, joita ei
valvota ko. asetuksen kautta

ei-teollisesti tuotetut valmisteet, jotka ”valmistetaan muuten kuin
rutiininomaisesti erityisten laatuvaatimusten mukaisesti ja käytetään
samassa jäsenvaltiossa sairaalassa lääkärin yksinomaisen ammatillisen
vastuun alaisuudessa, jotta noudatettaisiin yksittäiselle potilaalle
annettua yksilölliseen käyttöön valmistetun tuotteen yksittäistä
lääkemääräystä”
jäsenvaltion toimivaltainen viranomainen antaa luvan näiden tuotteiden
valmistukseen
jäljitettävyydelle ja lääketurvatoiminnalle asetetut kansalliset vaatimukset
ja laatuvaatimukset vastaavat yhteisön tasolla säädettyjä vaatimuksia

vaatii lääkelain muutoksen, valmisteltavana STM:ssä



Somatic cell therapy clinical trial applications in the EU
(3Q 2005 – 3Q 2007)

2005 2006 2007

Cancer immunotherapy 3 23   45

Cardio-vascular therapies 4 17 31

Skin/liver/eye/diabetes/intestine/bone TE 5 12 28

Neurological 1 4 5

Lymphohistiocystosis (HLH) - 1 1

AIDS - 1 1

Infertility - 1 1

____________________________________________________________________

13 40 112
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