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LUKIJALLE

Paaministeri Sipilan hallitusohjelman mukaan hallitus toteuttaa rationaalisen 1aékehoi-
don toimeenpano-ohjelman, jonka tarkoituksena on parantaa potilaan kokonaisvaltai-
sen hoidon toteutumista, parantaa ihmisten toimintakykya seka luoda edellytykset
kustannustehokkaalle 1aédkehoidolle niin potilaan kuin yhteiskunnan néakdkulmasta.

Rationaalisen laékehoidon toimeenpano-ohjelma ja sen tavoitteet vuoteen 2022 asti
on kuvattu loppuraportissa. Samanaikaisesti julkaistaan rationaalisen laakehoidon toi-
meenpano-ohjelman tydryhmien raportit, jotka keskittyvat eri teemoihin ja kertovat
niista syvallisemmin. Tama raportti kasittelee sita taustatyotd, jota toimeenpanon tu-
eksi tehtiin ladkeinnovaatiot tyéryhmassa.

Terveysalan tutkimus- ja innovaatiotoiminnan kasvustrategia julkaistiin vuonna 2014.
Strategia sisaltaa keskeiset toimenpidesuositukset tutkimus- ja innovaatiotoiminnan
systemaattiseksi kehittdmiseksi seké terveysalan investointien lisdamiseksi ja alan ta-
louskasvun aikaansaamiseksi. Toimeenpanoon on julkaistu vuonna 2016 Terveysalan
tutkimus- ja innovaatiotoiminnan kasvustrategian tiekartta. Laaketutkimus, - kehitys ja
innovaatiotoiminta ovat osa Terveysalan tutkimus- ja innovaatiotoiminnan kasvustra-
tegiaa seka tiekarttaa. Laakekehitys, varsinkin kliiniset ladketutkimukset, lisdavat ter-
veydenhuollon l&8keosaamista ja resursseja. Ketteryytta, terveydenhuollosta saata-
van tiedon korkeaa laatua ja kykya verkostoitua voitaisiin edelleen vahvistaa laéketut-
kimuksen tueksi. Sairauksien esiintymisesta, hoidosta ja hoitotuloksista seké niihin
vaikuttavista tekijoista kerataan tietoa, mita voidaan hyddyntéa terveydenhuollon ke-
hittdmisen lisaksi ladkekehityksessa.

Verrattuna useimpiin kansainvalisiin verrokkimaihin, Suomesta syntyy huomattavan
vahan ladkeaihioita, joiden varaan voisi rakentaa uutta vientituloa synnyttavaa yritys-
toimintaa tai myyntikelpoisia alkuvaiheen ladkekehityshankkeita. Suomessa tehdaan
monilla mittareilla arvioiden korkeatasoista terveysalan perustutkimusta ja Kliinista tut-
kimusta. Jotta yhteiskunta voisi kaupallisesti hyétya Suomen kansainvélisesti erittain
korkeatasoisesta ladketieteellisesta perustutkimuksesta, Suomi tarvitsee kansallisen



SOSIAALI- JA TERVEYSMINISTERION RAPORTTEJA JA MUISTIOITA 5/2018

laakekehityskeskuksen, jonka tehtavana olisi kehittaa yhteistydsséa tutkimusryhmien
kanssa uusia ladke-ehdokkaita ja auttaa niiden kaupallistamisessa.

Laakekehityksen ja -teollisuuden toimintamallit ovat muuttuneet huomattavasti vii-
meisten vuosikymmenien aikana. Kun aiemmin uusia ladkkeita kehitettiin useimmiten
suljetuissa ymparistoissa suurten laakeyritysten omissa tutkimuslaboratorioissa, niin
nykyisin laékekehitys perustuu avoimeen tutkimusymparistdon siten, etta |aékeyrityk-
set hakeutuvat yhteistydhon juuri esitetyn kaltaisten ladkekehityskeskusten kanssa.
Tassa raportissa kuvataan laakekehityksen ja ladkeinnovaatioiden paapiirteet seka
kuvataan kansallisen ladkekehityskeskuksen toiminta ja kyvykkyydet.

Laakekehityskeskus palvelisi raportissa esitetyn vision mukaan yhtélaisesti kaikkia
tutkijoita esimerkiksi yliopistoissa, tutkimuslaitoksissa ja sairaaloissa, silla saattaisi
olla myds kansainvalisia asiakkaita ja kumppanuuksia. Tehtavassa yhteistydssa tulisi
hyodyntaa erityisesti Suomen vahvuuksia ja tekoja yksilollistetyn laéketieteen ekosys-
teemissd. Keskuksen perustamisen ja toiminnan vaiheittaisen laajentumisen arvioi-
daan vaativan 30 miljoonan euron peruspadomaa. Tyéryhma ehdottaa ensivaiheessa
tarkennettavaksi kansallisen verkottuneen ladkekehityskeskuksen toimintaedellytyk-
set, ja teetthmaén tarkemman liiketoimintasuunnitelman, joka siltaisi myods arvion
markkinapotentiaalista ja ansaintamalleista.
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1 Tausta

Laaketeollisuus on yksi maailman suurimmista toimialoista, joka auttaa potilaita, ter-
veydenhuoltoa ja tuo huomattavaa lisdarvoa monille kansakunnille, joissa se on huo-
mattava teollisuuden ala. Ladketeollisuudelle on ominaista moneen muuhun toi-
mialaan verrattuna pitka tie keksinndsta markkinoille; nopeimmillaan 6-7 vuotta ja
usein yli kymmenen vuotta. Laéketeollisuuden toimintamallit perustuvat nykyisin avoi-
meen tutkimusymparistdon, jossa laakeaihioita haetaan myés akateemisesta tutki-
musmaailmasta ja niita kehitetdan yhdessa yliopistojen kanssa.

Perustutkimuksen avulla tunnistetaan elimistdssé uusia mekanismeja ja vaikutuskoh-
tia, jotka voisivat olla mahdollisia lahtékohtia uusien ladkkeiden ja ladkehoitojen kehit-
tamiselle. La&ketieteellinen tutkimus kuitenkin poikkeaa usean muun alan tutkimuk-
sesta siten, etta alkuperaisen I6yddksen tehneilla tutkimusryhmilla ei ole valmiuksia
keksinnon tuotteistamiseen, eli tdssa tapauksessa ladkemolekyylien ja ladkkeiden val-
mistamiseen tai laajojen ei-kliinisten ja kliinisten tutkimusohjelmien [&piviemiseen.
Myo6skaan Suomessa olemassa olevat innovaatiotoiminnan rahoitusinstrumentit eivat
mahdollista tehokasta l&adkekehitysta.

Tyobryhma on tydnsa aikana keskustellut laajasti ladkekehityksen innovaatioymparis-
ton ja rationallisen ladkehoidon yhteydesta, ottaen huomioon kytkeytymisen globaalei-
hin arvoverkkoihin. Suomella on ainutlaatuiset terveystiedon varannot (real world
data, RWD), joita kehittdmisen liséksi voidaan hyddyntéaa kliinisissa ladketutkimuk-
sessa, myyntilupaprosesseissa ja hoitomenetelmien vaikuttavuuden arvioinnissa.
Vahvistamalla kliinisen ladketutkimuksen ja RWD:n hyédyntamisedellytyksia ja sujuvia
prosesseja, Suomella on mahdollisuus saada kokoaan suurempi osuus kansainvali-
sisté tutkimuspanostuksista ja investoinneista sekéd samalla hyddyntaa vaikuttavuus-
tietoa rationaalisen ladkehoidon toteuttamiseksi.
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1.1 Laakekehityksen ja ladkeinnovaation
paapiirteet

Laakekehityksessa uusi ladkeinnovaatio tuo lisdhyotya potilaalle tehon tai turvallisuu-
den osalta. Ladkeinnovaatio voi olla esimerkiksi uusi laékeaine, uusi ladkemuoto tai
vaikkapa vanhan laékkeen uusi kdyttdaihe. Hoidollisen hyddyn lisdksi innovaatiolla on
my6s merkittavaa taloudellista hyotya.

Laakekehityksen alkukohtana on usein ladketieteellisen perustutkimuksen 16ydos,
jonka perusteella oletetaan, ettéd havaitun vaikutuskohdan (proteiinin) toimintaa esté-
malla tai voimistamalla saadaan aikaan sairauden kulkuun vaikuttava tapahtumaketju.
Taman oletuksen tueksi ja varsinaisen lddkevalmisteen, kaupallisen tuotteen, kehityk-
sen lahtokohdaksi tulee olla kyvykkyyttéa kehittdd molekyyleja ladkkeeksi. Naita johto-
lankamolekyyleja voidaan tunnistaa joko tietokoneella mallittamalla tai tehoseulon-
nalla (high throughput screening). Johtolankamolekyylien avulla pyritdan saamaan li-
satukea oletukselle uudesta laékkeen vaikutusmekanismista. Jos uuden vaikutuskoh-
dan merkitys varmistuu, syntetisoidaan lukuisia uusia kemiallisia yhdisteita, joiden jou-
kosta etsitdan l6ydettyyn vaikutuskohtaan parhaiten vaikuttavia aineita. Naita edelleen
kehittamalla ja tutkimalla niiden vaikutuksia tautimalleissa, kayttaytymista elimistossa
ja turvallisuutta voidaan lopulta valita ladke-ehdokas jatkotutkimuksiin. Valittua laéke-
ehdokasta tutkitaan viela turvallisuuskokeissa ennen kuin sité voidaan ensimmaista
kertaa antaa ihmiselle ja siten siirtya kliiniseen tutkimusvaiheeseen. Kliininen tutki-
musvaihe jaetaan perinteisesti neljaan vaiheeseen (faasit I-1V). Kliinisesta vaiheesta
erityisesti faasit 1Ib-1V vastaa yleensé suuret laékeyritykset mm. kokeiden merkittéavien
kustannusten vuoksi. Laakevalmisteen markkinoille p&asy edellyttda onnistuneen Kkilii-
nisen tutkimusvaiheen liséksi viranomaisen mydntamaa myyntilupaa (ladkevalmisteen
hyvaksyttava laatu, teho ja turvallisuus) ettd ladkkeen korvattavuutta (ladkevalmisteen
suhteellinen teho ja turvallisuus, kustannus/hyoty). Ladkekehityksen paaasialliset vai-
heet ja prosessien eri toimijat on esitetty kuvassa 1.

10
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Laakekehitys, viranomaiset ja investoinnit

Julkinenrahoitus

Yksityinen rahoitus

HTA

Kansallinenvalventa ‘

Euroopan ldékevirasto

Kuva 1 La&kekehityksen vaiheet ja prosessin eri toimijat. Kuva: mukaillen Pekka Kurki Ladkeinnovaatiot alatyoryh-
man kokous 16.3.2016.

Kaupallisen ladkevalmisteen kehittdminen vaatii monialaista erityisosaamista. Inno-
vaatio- ja ladkekehitysosaamisen liséksi lAdkekehitysprojektissa vaaditaan osaamista
viranomaismenettelyista, lddketeollisuutta koskevasta lainsdadanndsta ja terveyden-
huollon menetelmien kayttédnotosta.

1.2 Laakekehityksen haasteita

Laékkeen kehittdminen molekyylisté tuotteeksi maksaa talla hetkella jopa 1,5 - 2 mil-
jardia ja vie aikaa yli 10 vuotta. Laédkekehitys on erittain riskialtista mutta laaketeolli-
suus on silti yksi maailman suurimmista toimialoista. Riski epéonnistua ladkevalmis-
teen tehon, turvallisuuden, tuotannollisuuden tai markkinapotentiaalin suhteen vahe-
nee ladkekehitysprojektin edetessa. Samalla ladke-ehdokkaan ja mahdollisesti sen
ympérille perustetun yrityksen arvo nousee. Suomessakin on vain muutamia vahvoja
ladketeollisuuden yrityksia, jotka kuuluvat merkittavimpien yhteisdéveron maksajien
joukkoon (Orion, Bayer). Néiden liséksi alalla on joitakin lupaavia kasvuyrityksia. L&&-
kekehityksen haasteita on tunnistettu aikaisemmissa selvityksissa.

11
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Laake 2000, Tekes Teknologiaohjelmaraportti 5/2007 https://www.tekes.fi/globalas-
sets/julkaisut/laake2000_raportti.pdf

Laakepolitiikka 2020, Sosiaali- ja terveysministerion julkaisuja 2011:2
https://julkari.fi/bitstream/handle/10024/111974/URN%3aNBN%3afi-
fe201504226219.pdf?sequence=1

Terveysalan tutkimus- ja innovaatiotoiminnan strategia, TEM raportteja 12/2014
https://tem.fi/documents/1410877/2871099/Terveysalan+tutkimus+ja+innovaatiotoi-
minnan+kasvustrategia+26052014.pdf

Terveysalan tutkimus- ja innovaatiotoiminnan kasvustrategian valmistelun yhteydessa
eraaksi ladkekehityksen ja -tutkimuksen ongelmakohdaksi tunnistettiin yliopistotutki-
muksessa tehtyjen I0yddsten jalostaminen tuotteiksi (eli yleisimmin molekyyleiksi tai
ladkeaihioiksi), joita voitaisiin tarjota ladketeollisuudelle. Toisena merkittavana pullon-
kaulana tunnistettiin riittdvan laajuisen ja pitkékestoisen rahoituksen puuttuminen uu-
sien ladketieteellisten innovaatioiden (ml. ladkemolekyylit) kehittdmiseen kliiniseen
kayttoon soveltuviksi. Nama kaksi tarkeintd pullonkaulaa laédkekehityksessé vaativat
omat ratkaisunsa, joista ladkekehityskeskus tarjoaa ratkaisun ensimmaiseen, eli tutki-
musléyddsten tuotteistamiseen.
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2 Esiselvitys ladkekehityskeskuksen
perustamisesta

Tyoryhman aloitteesta sosiaali- ja terveysministerio teetti alkuvuodesta 2017 esiselvi-
tyksen kansallisen ladkekehityskeskuksen perustamisesta osana terveysalan kas-
vustrategian tiekartan toimeenpanoa (raportti http://urn.fi/URN:ISBN:978-952-00-
3865-6). Selvityksen perusteella selvityshenkilé ehdottaa Suomeen perustettavaksi
kansallista laédkekehityskeskusta ja kuvaa kolme vaihtoehtoa keskuksen toimintamal-
liksi:

Vaihtoehto 1: Laajimmassa mallissa keskuksesta pyrittaisiin tekemaan mahdollisim-
man omavarainen kaikkien ladkekehityksen alkuvaiheessa tarvittavien osaamisten ja
teknologioiden suhteen. Keskuksella olisi omat tilat, laitteisto ja henkildsto, ja silla olisi
ladkekemiallista osaamista ja valmiuksia mm. molekyylimallinnukseen, molekyylien
syntetisointiin ja tehoseulontaan. Téllaisen keskuksen henkildston maaré olisi mini-
missééan 40-50.

Vaihtoehto 2: Keskuksen oma henkildstd koostuisi ainoastaan kehitysprojektien valin-
taan, suunnitteluun ja johtamiseen tarvittavista asiantuntijoista ja tukihenkildista. Kehi-
tysprojektien toteutuksen osalta hyddynnettaisiin verkostomaisesti kaikkea yliopis-
toissa, tutkimuslaitoksissa ja palveluyrityksissa olevaa osaamista ja laitteistoa. Kes-
kuksen henkildomaara olisi noin kymmenen, ja se sijaitsisi jonkin olemassa olevan tut-
kimusyksikdn yhteydessa, mutta hallinnollisesti itsendisena.

Vaihtoehto 3: Keskus olisi lahes taydellisesti virtuaalinen. Se muodostuisi sopimus-
pohjaisesti jo olemassa olevista tutkimusorganisaatioista, joissa olisi keskuksesta ra-
hoituksensa saava projektiorganisaatio.
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3 Ehdotus kansallisesta
ladkekehityskeskuksesta

Esiselvityksen jalkeen laékekehityskeskuksen tehtévia ja organisointia on valmisteltu
tydryhmassa vuoden 2017 aikana.

Ty6ryhman esityksen mukaisesti kansallinen ladkekehityskeskus perustettaisiin
omaksi hallinnolliseksi yksikokseen. Keskusta ei ole tarpeen perustaa minkaan yli-
opiston sisdlle, vaan sen tulisi toimia yritystoiminnan periaatteiden mukaan. Yliopistot
ja sairaanhoitopiirit voisivat olla keskuksen osaomistajia. Keskuksen tulisi sijaita yh-
dessa paikassa ja jo olemassa olevan vahvan laakekehityksen tutkimus- ja liiketoimin-
takeskittyman laheisyydessa. Keskukseen on tarpeen pystyttaa sen toiminnan kan-
nalta valttamattomat omat teknologiat, mutta samalla on oleellista hyddyntéa yliopisto-
jen, tutkimuslaitosten ja palveluyritysten olemassa olevia laitteistoja, osaamista ja
muita resursseja. Edellisten lisaksi myds ulkomailla olevaa kapasiteettia olisi mahdol-
lista hyodyntaa ladkekehityskeskuksen toiminnassa. Keskuksella olisi merkittavaa laa-
kekemiallista osaamista ja valmiuksia mm. molekyylimallinnukseen, molekyylien syn-
tetisointiin ja tehoseulontaan.

Laakekehityskeskuksen henkiléstd koostuisi kokeneista laakekehityksen asiantunti-
joista. Naiden tehtavéana olisi tunnistaa yliopistoissa ja tutkimuslaitoksissa tehtavan
tutkimuksen perusteella syntyneet kehityskelpoiset ideat, ja yhdessa 16yddksen teh-
neiden tutkijoiden kanssa suunnitella, johtaa ja toteuttaa kehitysprojektit seka auttaa
jatkorahoituksen saamisessa, yrityksen perustamisessa tai projektin kaupallistami-
sessa seka sopimus- ja IPR asioissa. Jo ammattimaisesti laaditut ja uskottavat projek-
tien kehityssuunnitelmat lisdéavat yksittaisten kehitysprojektien mahdollisuuksia saada
ulkopuolista rahoitusta.

Keskus olisi koko maan terveysalan tutkimusta palveleva yksikkd. Keskuksen tydnte-
kijat tydskentelisivat ilman akateemisia velvoitteita. Keskuksen toimintamallina olisi
vieda projekteja eteenpdin siten, ettd kuhunkin projektiin pyritdén kiinnittAmaan paras
mahdollinen osaaminen ja teknologiat. Tassa voidaan hyddyntaa keskuksen omia re-
sursseja, mutta myos kattavaa palveluntuottajaverkostoa. Esimerkiksi yliopistojen
osaamista ja menetelmid (mm. tehoseulonta, biologiset mallit, farmaseuttiset tutki-
mukset, analytiikka) hyddynnettaisiin projekteissa erillisten sopimusten puitteissa.
Tama mahdollistaa parhaan mahdollisen osaamisen hyddyntamisen, toiminnan kette-
ryyden ja toiminnan luonteesta johtuvan resurssitarpeen vaihtelevuuden hallinnan.
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Laakekehityskeskus tarvitsee tuekseen vahvan ladketeollisuuskokemuksen omaavan
hallituksen, joka ohjaa keskuksen suuntaa ja liiketoimintamallia. Hallituksen pitéa pys-
tya tydskentelemaan varsin itsenaisesti ja hallituksessa tulee olla teollisuuden, liiketoi-
minnan ja hallitustyéskentelyn ammattiosaamista. Hallitus vahvistaa osaltaan ladke-
kehityskeskuksessa tarvittavaa asiantuntijuutta ja tukee erityisesti ladkekehityskes-
kuksen alkuvaiheessa kehitysprojektien valintaa. Laakekehityskeskuksen on mahdol-
lista saada toimintaansa tieteellista tukea kansallisilta yliopistoilta. Mikali tarpeellista,
laakekehityskeskus voi perustaa kansainvélisen tieteellisen neuvoston tukemaan toi-
mintaa.

3.1 Laakekehityskeskuksen toiminta sosiaali-
ja terveydenhuollon
Innovaatioekosysteemissa

Laakekehityskeskuksen tydntekijat tydskentelisivat hyvin kiintedssa yhteistytssa kaik-
kien suomalaisten yliopistojen ja terveydenhuollon kanssa vahvistaen yliopistollisten
sairaaloiden yhteyteen muodostuneita innovaatioalustoja. Toiminnan olisi mahdollista
vahvistaa yliopistoissa olevaa osaamista luomalla niihin tiiviimpia yhteistydn malleja ja
tukemalla osaamiskeskittymia. Lisaksi ladkekehityskeskus voisi osallistua palvelujar-
jestelman osaamiskeskusten toimintaan esimerkiksi tarpeellisten laékekehityslinjojen
tunnistamisessa seka tukemalla keskuksia sopimus-, IPR- ja kaupallistamisasioissa.

Kuvitteellinen esimerkki Sydopakeskuksen ja Laakekehityskeskuksen yhteistydsta

Perustutkija K joka tytskentelee yliopiston A ja yliopistollisen keskussairaalan B yhtei-
sessé syopakeskuksessa tekee havainnon, etta proteiini X:n toimintaa kokeellisesti
estamalla sydpasolut herkistyvat syopaladkkeelle F. K ottaa yhteytta syépakeskuk-
seen ja saa yhteystiedot sydpaladkarista M, joka osaisi tutkimus- ja tydkokemuk-
seensa perustuen tukea tutkijaa. M ohjeistaa varmistamaan |8ydtksen sydpatyypin R
soluissa, koska laake F:aa kaytetaan heilla kaynnissa olevassa kliinisessa adaptiivi-
sessa ladkekokeessa téassad sydvassa. Taten on mahdollista, etta jos proteiinia X koh-
taan onnistutaan kehittamaan laake laadkekehityskeskuksessa (LKK), niin sen kliinista
tehoa yhdessa ladkkeen F kanssa voitaisiin kokeilla myéhemmin syépakeskuksessa
kliinisessa kokeessa. Tutkija K:n varmistettua proteiini X:n merkitys myds syopatyy-
pissa R, han ottaa yhteytta LKK:n yhdyshenkilddn. LKK:n asiantuntijat arvioivat hank-
keen kehityskelpoiseksi ja tamé johtaa sydpéakeskuksen ja LKK:n véliseen standardoi-
tuun sopimukseen ladkekehityshankkeen aloittamisesta LKK:ssa. Ladkemolekyylin
l6ydyttyd, LKK tekee sopimuksen laékkeen jatkokehittelysta suomalaisen/kansainvali-
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sen ladkeyrityksen P kanssa, ja sopimuksen mukaan molekyylista aikanaan mahdolli-
sesti tulevat sopimustulot jaetaan LKK:n, A:n ja B:n kesken siten ettéd myds tutkija saa
oman osuutensa A:n tuotoista. Yritys P tekee sopimuksen A:n ja B:n yhteisen sydpa-
keskuksen kanssa faasi | kliinisesta tutkimuksesta jota tulee johtamaan syodpalaakari
M. Talla valin tutkija K onkin palannut perustutkimuksen pariin ja 16ytanyt uuden lu-
paavan l6ydoksen josta keskustelee LKK:n kanssa luottamuksellisesti.

Laakekehityskeskuksen ei ole tarkoitus tukea akateemisesta mielenkiinnosta projek-
teja, jotka syysta tai toisesta eivat ole ladkekehitykseen sopivia. Ladkekehityskeskuk-
sessa arvioidaan kunkin projektin varhaisessa vaiheessa ladkekehityksen loppuvai-
heen kysymyksia; mahdollista asemaa hoitomenetelméana, vaikuttavuutta ja markki-
naa, jotta voidaan asettaa projektin tavoitteet ja peilata naihin menestymismahdolli-
suuksia kehityspolun edetessa.

3.2 Laakekehityskeskuksen toiminnan
vaikuttavuus

Laakekehityskeskus ei tdssd dokumentissa tarkoitetussa toimintansa laajuudessa
luonnollisestikaan ratkaise kaikkia laakekehityksen haasteita. Esimerkiksi keskuksen
kapasiteetti tulee olemaan rajoite siind mielessa, etta yhta aikaa ei ole mahdollista
vieda rajattomasti projekteja eteenpain. Kaytannossa keskuksen perustamisella voi-
daan kuitenkin ratkaista merkittéavin taman hetken ongelma koskien perustutkimustu-
losten tuotteistamista kaupallisen toiminnan kannalta kiinnostaviksi tuotteiksi. Talla
hetkella Suomessa ei ole rahoitusinstrumentteja, jotka tehokkaasti mahdollistaisivat
perustutkimuksen 16yddksen jatkokehittamisen ladkemolekyyleiksi, eikda molekyylien
rutiininomainen tuottaminen akateemisessa tutkimusymparisttssa ole valttamatta
edes tehokkain tapa tutkimuksen tuotteistamiselle.

Yksi keskuksen keskeisista tavoitteista on lisata akateemisesta tutkimuksesta tulevien
[6yddsten ammattimaista arviointia koskien niiden soveltuvuutta uusien laakeaihioiden
kehittAmiseen. Tutkijan tilanne paranee merkittéavasti, kun hanella on mahdollisuus
keskustella tekemistaan 16yddista laakekehityksen ammattilaisten kanssa jo hyvin var-
haisessa vaiheessa. Keskuksen kanssa kaytava dialogi perustuu jatkuvaan salassapi-
tosopimukseen kumppanuusyliopistojen ja keskuksen valilla. Taten vahvistetaan
myds tutkijakunnan omaa kykya tunnistaa tutkimustulosten ladkekehitys —ja kaupallis-
tamispotentiaali. Keskustelujen johtaessa varsinaiseen sopimukseen tutkijan ja kes-
kuksen valilla ladkekehityshankkeen aloittamisesta, nama sopimukset tehdaan mal-
lilla, jossa seké tydpanos etta tulevat mahdolliset taloudelliset hyddyt jaetaan yliopis-
ton ja keskuksen valilla sovitussa suhteessa. Verrattuna neuvotteluihin, joita yliopistot
joutuisivat kAymé&an puhtaasti kaupallisten toimijoiden ja ns. Big Pharma -yritysten
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kanssa, keskuksen kanssa kaytavat neuvottelut pyrittaisiin vakioimaan mahdollisim-
man pitkalle, jotta projektien aloitus ei viivastyisi pitkien neuvotteluiden vuoksi, eika
neuvotteluihin tarvitsisi kayttaa merkittavia taloudellisia panostuksia. Kaikilla nailla toi-
menpiteilla on tavoitteena nostaa suomalaisesta yliopistotutkimuksesta syntyvien laa-
keaihioiden lukumaara vahintddn muiden Pohjoismaiden tasolle (n. 5-10 kertaisesti).

Globaalisti kansalliset terveydenhuoltojarjestelmét kamppailevat kustannusten kasvu-
paineiden kanssa. Uusien ja paasaantoisesti kalliiden ladkehoitojen kayttdonotto lisaa
kustannuksia mutta parhaimmillaan tuottaa terveyshyotya, parantaa toiminta- ja tyoky-
kya seké ehkaisee yhteiskunnalle syntyvid muita kustannuksia. Sosiaali- ja terveyden-
huollon jarkevan ladkehoidon rakenteet ja prosessit luovat Suomeen houkuttelevan
tutkimusympariston laédkekehityksen mydhaisempiin kliinisen laéketutkimuksen vaihei-
siin. Laakekehityksen mydhaisemmissa vaiheissa haasteita ovat nyt mm. potilaiden
mahdollisuus osallistua Kliinisiin lAdketutkimuksiin ja vastaavasti terveydenhuollon
ammattilaisten mahdollisuus tehda tutkimusta. Ladkekehityskeskus osallistaa yhteis-
tyossa osaamiskeskusten kanssa seka potilaita etta terveydenhuollon ammattilaisia
mm. markkinoimalla ensimmaisen kliinisen tutkimusfaasin valmiuksia Suomessa. Eril-
lisilla toimenpiteilla tehtava kliinisen ladketutkimustoiminnan edellytysten vahvistami-
nen terveydenhuollossa tukisi laékekehityskeskuksen toiminnan vaikuttavuutta, koska
talldin keskuksen tuottamien molekyylien paéasy Kliinisiin kokeisiin Suomessa helpot-
tuisi. Osaamiskeskusten kuten Comprehensive Cancer Center -status edellyttaa, etta
keskus tekee riittavasti kliinisté tutkimusta ja ettd 10% potilaista paésee kliinisiin tutki-
muksiin.

3.3 Mita ladkekehityskeskus toisi Suomeen?

Kansainvalisten erimerkkien mukaisesti ladkekehityskeskuksen toiminnan on mahdol-
lista synnyttaa useilla eri mekanismilla Suomeen uutta vientivetoista liiketoimintaa
seka tydpaikkoja. Verrokkimaissa laakekehityskeskuksissa kehitettyjen yksittaisten
molekyylien varaan on perustettu start-up yrityksia, jotka jatkokehittavat molekyyleja
kohti kliinista kayttda. Kansainvalisten esimerkkien valossa on mahdollista saada
myds ulkomaisia investointeja jo melko varhaisen vaiheen projekteihin. TAma tukisi
ladkekehityksen alkuvaiheessa perustettujen start up -yritysten rahoitusta kansallisten
rahoitusinstrumenttien lisdksi. Suomessa toimivien laédkeyritysten nakékulmasta laa-
kekehityskeskus tuottaisi useampia kiinnostavia laéke-ehdokkaita, nopeuttaisi perus-
tutkimuksen tulosten hyddyntamista ladkekehityksessa ja mahdollistaisi kehitysprojek-
tien jalostamisen Suomessa, jolloin projektin arvo kasvaa.
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Laakekehityskeskus tuottaa my6s muita merkittavia hyotyja, kuten alalle kertyvaa tie-
totaitoa sekd merkittavasti parantuneita mahdollisuuksia akateemisille tutkijoille hank-
kia ulkomaista tutkimusrahoitusta lahteistd, jotka olettavat hankkeeseen sisaltyvan
ammattimaisesti laaditun ladkekehitysstrategian. Myds kansainvalinen tutkijavaihto
helpottuu eri maiden laakekehityskeskusten, yliopistojen ja yliopisto-laékeyritys yhteis-
tyon osalta.

Laakekehityskeskus voisi yhteistydssa Business Finlandin kanssa markkinoida suo-
malaista molekyyliportfoliota, tutkimuslinjoja seka osaamista. Laakekehityskeskus
voisi kansainvélisissa verkostoissaan osaltaan tukea kliinisten laédketutkimusten koh-
dentamista Suomeen. Tama parantaisi uusien innovatiivisten ladkehoitojen saata-
vuutta Suomessa ja potilaiden mahdollisuutta saada rééataloityja hoitoja aikaisem-
massa vaiheessa.

3.4 Rahoitus

Perustuen ulkomaisista keskuksista saatuihin verrokkitietoihin keskus tarvitsee ensim-
maisen kahdeksan vuoden toiminnalleen 30 miljoonan euron alkupddoman. Laakeke-
hityskeskukselle asetetun tavoitteen saavuttamiseksi ja toiminnan kaynnistamiseksi
kriittinen menestystekijd on onnistua rekrytoimaan keskukseen kansainvalisesti kor-
keatasoisia ja kokeneita ladkekehityksen asiantuntijoita. Heidén lisékseen tarvitaan
tukihenkilostda ja rahoitusta ensimmaisten kehitysprojektien alkuvaiheisiin. Tavoiteti-
lana on, ettd 2-4 vuotta perustamisen jalkeen keskuksen vuosibudjetti olisi noin 4 - 5
miljoonaa euroa. Keskuksen perustamiseen osoitetun alkupaaoman kayttéénotto voi-
taisiin sitoa keskuksen pystyttamisen etenemiseen. Keskuksen toiminnan vaikutta-
vuutta ei kuitenkaan voida arvioida ennen kuin ensimmaisten 7-10 vuoden toiminnan
jalkeen, minka ajalle tulee taata rahoitus.

Kansainvalisten esimerkkien mukaisesti projektien edetessa sellaiseen vaiheeseen,
etta niista syntyy lisenssi- tai muita sopimuksia jatkokehityksesta kiinnostuneen yrityk-
sen kanssa, keskus saisi osuuden syntyvan sopimuksen arvosta. Nain kertyvat tuotot
kaytettaisiin jatkossa keskuksen perusrahoitukseen ja niilla voitaisiin jatkossa rahoit-
taa uusia, alkavia projekteja. Keskuksen oma toiminta tulisi talla tavoin itsensa rahoit-
tavaksi 7-10 vuoden aikana. La&kekehityskeskus voisi osaltaan vahvistaa koko la&ke-
alan arvoketjua.
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3.5 Toiminnan kdynnistaminen

Keskuksen tulisi olla organisaatiomuodoltaan sellainen, etta silla on selkeat mahdolli-
suudet toimia sopimusosapuolena tutkimushankkeissa seké yliopistojen etté yritysten
suuntaan. Toiminta kaynnistyisi vaiheittain perustamisen ja ensimmaisten rekrytoin-
tien myo6ta. Samoin sopivien projektien 16ytyminen vie aikansa. Toimintaa voitaisiin
laajentaa onnistumisten ja rahoituksen lisdantymisen myo6ta.

Perustamisvaiheessa ei olisi tarpeen maarittda kehitysprojekteja liian tarkasti. Laéke-
kehityskeskuksen kiinnostuksen kohteena voisivat olla joko pienet molekyylit tai biolo-
giset ladkkeet riippuen keskuksen perustamisvaiheessa tunnistetuista vahvuuksista ja
kilpailutilanteesta ulkomaisten ladkekehityskeskusten kanssa. Keskus voisi tukea
myds tuoteparannuksiin tai indikaation laajennuksiin téhtééavia projekteja. Joka ta-
pauksessa yhteistydmahdollisuuksia muiden eurooppalaisten l&a&kekehityskeskusten
kanssa tulisi kartoittaa heti toiminnan alkuvaiheessa. Tehtavassa yhteistydssa tulisi
hyodyntéaa erityisesti Suomen vahvuuksia ja tekoja yksilollistetyn l1aéketieteen ekosys-
teemissa kuten osaamiskeskuksia, genomikeskusta, biopankkeja ja potilastietoa re-
kistereisté ja potilasasiakirjoista (mm. tutkimussuunnitelmien optimointiin ja potilas-
rekrytointeihin, tietoturvallinen toissijainen kaytto).

3.6 Riskit

Uuden toiminnan kaynnistamiseen liittyy aina riskeja. Laakekehityskeskuksen koh-
dalla riskeja ovat mm. rekrytointiongelmat, sopivien projektien puuttuminen tai osaa-
misvajeet ja epauskottavuus joko keskuksen rahoituksessa tai toiminnassa. Riskien
hallitsemiseksi, tydryhmé ehdottaa ensivaiheessa tarkennettavaksi kansallisen verkot-
tuneen ladkekehityskeskuksen toimintaedellytykset, ja teettdméén tarkemman liiketoi-
mintasuunnitelman, joka siéltaisi myés arvion markkinapotentiaalista ja ansaintamal-
leista. Selvitettavia kysymyksia olisivat mm.;

— Milla tavalla 1a&kekehityskeskus voi tuottaa parhaan hyddyn yhdessa
muiden toimijoiden, genomikeskus, syopakeskus, biopankit ja mahdolli-
nen neurotutkimuskeskus, kanssa?

— Liiketoimintamalli: Miten keskus rahoittaisi oman toimintansa 7-10 vuo-
den jalkeen?

— Voisiko olla monialainen tukitoimija ja voisiko téll6in olla myds kliinisen
tutkimuksen konseptointiin liittyvid tehtavia?

— Ketka haluavat/kenen tulisi olla mukana laakekehityskeskuksen ympa-
rille perustettavassa yrityksessa?

— Minka tyyppisié aihioita tutkimushankkeista olisi tulossa ja millainen ka-
pasiteetti ja osaaminen laakekehityskeskuksella tulisi olla?
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Lisaksi ladkekehityskeskuksen toimintamallia tulisi markkinoida kaikissa yliopistosai-
raalakaupungeissa mahdollisimman varhaisessa vaiheessa. Tama tukisi laakekehitys-
keskuksen menestyksellista aloitusta ja vahentéisi mahdollisia vaarinymmarryksia laa-
kekehityskeskuksen toimintaan liittyen. Ennen kaikkea laékekehityskeskuksen tarkoi-
tus on yliopistotasoisen tutkimuksen tuloksiin pohjatuen synnyttdd Suomeen uutta te-
ollista toimintaa, tuottaa vientituloja, seka parantaa suomalaisten potilaiden mahdolli-
suuksia tulla hoidetuksi uusilla tehokkailla laékkeilla.
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Liite 1. Rationaalisen ladkehoidon toimeenpano-
ohjelman ladkeinnovaatiot - tydéryhméan
kokoonpano

Puheenjohtaja: Voipio-Pulkki Liisa-Maria, sosiaali- ja terveysministerio
Sihteeri: Leskinen Hanna, Fimea

Jasenet:

Leppinen Saara, sosiaali- ja terveysministerio

Narhi Ulla, sosiaali- ja terveysministerio

Tahvanainen Heidi, sosiaali- ja terveysministerio
Yrjo-Koskinen Jaakko, sosiaali- ja terveysministerio
Pelkonen Lauri / Kurkijarvi Ulla, sosiaali- ja terveysministerio
Kurki Pekka, Fimea

Palva Erkki, Fimea

Heinonen Esa, Fimea

Pelkonen Eija, Fimea

Niemi Mikko, Helsingin ja Uuudenmaan sairaanhoitopiiri
Urtti Arto, Helsingin yliopisto

Westermarck Jukka, Turun yliopisto

Jalkanen Sirpa, Turun yliopisto

Yla-Herttuala Seppo, Itd-Suomen yliopisto

Maijala Riitta, Suomen Akatemia

Wahlfors Jarmo, Suomen Akatemia

Rinta Sirpa, Laéketeollisuus ry

Tuovila Outi, Business Finland

Wallenius Asta, Tyo- ja elinkeinoministerio

Salonen Reijo
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Liite 2: Kansainvalisia ladkekehityskeskuksia

Sweden: Drug Discovery and Development Platform (DDD) https://www.scili-
felab.seffacilities/ddd-platform/

The SciLifeLab Drug Discovery and Development platform offers integrated drug dis-

covery efforts to the Swedish academic research community. We offer industry stand-
ard infrastructure, expertise, and strategic support to help progress projects towards a
pre-clinical proof-of-concept. The drug leads can be either a small molecule drug or a
human antibody therapeutic.

Project Portfolio (available on Web sites) https://gallery.mail-
chimp.com/6c0d5102984297c898al132e3e/images/73f79ebe-2c6e-4367-h611-
ab77c73367a4.png

Belgium: Centre for Drug Design and Discovery (CD3)
http://www.cd3.eu/

The Centre for Drug Design and Discovery (CD3) turns innovative biomedical re-
search of academic institutions and small companies into drugs that improve and ex-
tend people’s lives. CD3 is an investment fund and technology transfer platform
aimed at promoting the discovery and development of innovative medicines for all
kinds of diseases. CD3 achieves this goal by building further on the enormous pool of
innovative research and technologies of universities and spin-off companies. By
providing the necessary expertise and financial resources, CD3 ensures that funda-
mental biomedical research carried out by universities and small biotech companies is
translated into more usable results and promising molecules for new medicines.
These new, potential medicines can then be further developed by pharmaceutical
companies or form the basis for new spin-off companies. With this work method and
philosophy, CD3 bridges the gap between academic innovative research and the
pharmaceutical industry.

CD3 was set up at the end of 2006 by KU Leuven Research & Development (LRD)
and the European Investment Fund (EIF) with a starting capital of 8 million euro. In
2010, an additional investment of 16 million euro was realised to further expand the
initial success of CD3. In 2016, CD3 launched a third fund of 60 million euro to
broaden its scope and extend its capabilities.
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In the past years, CD3 has taken the initial steps in more than 25 projects in order to
develop potential new medicines for various disorders, such as AIDS, Hepatitis C vi-
rus infections, cancer, arthritis, asthma, Dengue virus infections, epilepsy and Alz-
heimer’s disease. Several of these projects have already led to the discovery of very
active molecules with innovative working mechanisms for the treatment of diverse dis-
eases. For example, in 2010 a license agreement was signed with Pfizer for new anti-
HIV compounds. For a number of other projects discussions have been initiated with
large pharmaceutical companies to allow them to further develop the discovered mol-
ecules to produce new medicines.

CD3 Pipeline: http://www.cd3.eu/pipeline/

Canada: The Centre for Drug Research and Development (CDRD)

http://www.cdrd.ca/

CDRD was founded in 2007, enabled by the support of the federal government (most
notably through the Centres of Excellence for Commercialization and Research
(CECR) program), the BC provincial government, and the private sector. Now with a
proven track record of results, CDRD is firmly positioned as a central leader in Can-
ada’s innovation ecosystem.

CDRD has amassed strategic partnerships with over 50 affiliated universities and re-
search institutes, 26 Canadian health sciences SMEs/entrepreneurs, six top global
pharmaceutical companies, eight of the world’s leading translational research centres,
and three patient-focused foundations. Through this extensive network and relation-
ships with the most influential Key Opinion Leaders, decision makers, and supporters
shaping Canadian and global innovation, CDRD brings together the complementary
expertise and resources required to proactively find and evaluate, and then collabora-
tively develop and commercialize the most therapeutically and commercially promis-
ing technologies. These are disruptive, game-changing technologies not only for pa-
tients, but for the critical mass of strong new Canadian health sciences anchor com-
panies that are being built upon them.

Project portfolios: http://www.cdrd.ca/outcomes-impact/project-portfolio/

Spin-off Companies: http://www.cdrd.ca/outcomes-impact/spin-off-companies/

Web sites of the other existing drug development centres
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http://www.lead-discovery.de/en/

https://www.icr.ac.uk/our-research/our-research-centres/cancer-research-uk-cancer-
therapeutics-unit

http://www.drugdiscovery.dundee.ac.uk/about-us

https://www.iricor.ca

http://cancer.ufl.edu/research/shared-resources/drug-design-core/

https://www.broadinstitute.org/center-development-therapeutics-cdot/
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Luettavaa

The Future Helathcare Innovation Environment of Dinland, Project Way Forward ex-
ecutive summary, November 2016

Saatavilla internetissa http://www.finlandhealth.fi/documents/62524/319237/Pro-
ject+Way+forward_Final+report_Executive+summary/66ccf940-79bc-43ad-belc-

70e5f5ba3e4db

Laakekehitys SIC 4/2014 http://sic.fimea.fi/etusivu/4 2014
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