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• Millaisia vaiheita kuuluu uuden lääkkeen kehittämiseen?

• Millainen on uuden keksinnön matka laboratoriosta turvalliseksi 

lääkehoidoksi?

• Päättyykö tutkimustiedon kerääminen myyntiluvan saamiseen?

• Esimerkkejä lääkekehityksestä



Lääkekehityksen vaiheet
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Varhainen
kehitys

“Discovery”

Pre-
kliininen 

vaihe
Kliiniset tutkimukset

Myynti-
lupa-
vaihe

Myyntiluvan jälkeiset 
tutkimukset ja 

seuranta

•Vaikutuskohteen 
tunnistus ja 
validointi

• Lääkemolekyylin 
kehitys
o Johtomolekyylien 

tunnistus ja  
optimointi

o Farmakologinen 
profilointi

•Toksiko-
logia 

•Farmako-
kinetiikka

Vaihe I Vaihe II Vaihe III Vaiheen IV tutkimukset

Myyntiluvan jälkeiset 
teho- ja turvallisuus-

tutkimukset

Vaikuttavuus-
tutkimukset (RWE), 

kustannusvaikuttavuus

Haittavaikutusten 
seuranta ja jatkuva 
hyöty/riski-suhteen 

arviointi

Suuria väestöjä

Clinical Development Success Rates 2006-2015, Biomedtracker www.bio.org/sites
www. fdareview.org/issues/the-drug-development-and-approval-process
DiMasi ym, Innovation in the pharmaceutical industry. J Health Econ 47, 20-23, 2016

Uuden lääkkeen kehitys keksintövaiheesta myyntilupaan asti on 
kestänyt 10-15 v ja maksanut n. 2 mrd € huomioiden epäonnistuneet 
hankkeet

Vaiheen onnistumisen todennäköisyys:

Koehenkilöiden lukumäärä:

kymmeniä    satoja      tuhansia

60 %            33 %          60 %                90 % 

n. 3-5 v                  n. 1 v                    1,5 v              2 v           2-4 v          1,5 v

Satunnaistettu ja 
kontrolloitu (RCT)

http://www.bio.org/sites
http://www.fdareview.org/issues/the-drug-development-and-approval-process
http://www.fdareview.org/issues/the-drug-development-and-approval-process


Geeni Proteiini Taudin kulku ja 

oireet

Geeni ohjaa

proteiinin

synteesiä

Pienimolekyyliset synteettiset lääkkeet

Monoklonaaliset vasta-aineet

Muut biologiset lääkkeet

ASO- ja 

siRNA-

lääkkeet

Geeni-

terapia-

lääkkeet

mRNA

Lääkkeiden vaikutustapa ja vaikutuskohteet 
monipuolistuvat

DNA

http://www.google.com/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&ved=0ahUKEwjW_ZKXkv_VAhXIJVAKHeaDDOoQjRwIBw&url=http://www.express.co.uk/life-style/health/778466/coronary-heart-disease-symptoms-test-check&psig=AFQjCNEjSO2AOfHIRa_bjV7MyboDxFwFEw&ust=1504188801597634


Tekoäly ja laskennalliset menetelmät nopeuttavat 
lääkekehitystä
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Esimerkkejä lääkekehityksestä - geenitutkimus edistää 
uusien lääkevaikutuskohteiden löytymistä 

1. HDL-kolesterolia nostavat lääkekandidaatit 2010-luvun alussa:

• Taustalla vahva epidemiologinen näyttö korkean HDL-kolesterolin 
yhteydestä alhaisempaan sydän- ja verisuonitautien riskiin 

• Kehitettiin useita molekyylejä, jotka nostivat HDL-kolesterolin pitoisuutta 
eläinmalleissa ja kliinisissä tutkimuksissa 

• Vaiheen 3 tutkimuksissa ei kuitenkaan saavutettu sydän- ja 
verisuonitautien riskin vähenemistä ja kehitys keskeytettiin

2. LDL-kolesterolia laskevat PCSK9:n estäjät 2010-luvulla:

• Taustalla havainto väestötason geenitutkimuksista: toimimattomiin 
PCSK9-geenin muotoihin liittyy alhainen LDL-kolesterolipitoisuus ja 
alhainen sydän- ja verisuonitautien esiintyvyys

• Kolmessa hankkeessa kehitettiin monoklonaalisia vasta-aineita, jotka 
estävät PCSK9-proteiinin toimintaa

• Kaksi näistä on päätynyt myyntiluvalliseksi lääkkeeksi, jotka laskevat 
tehokkaasti LDL-kolesterolia ja vähentävät merkittävästi sydän- ja 
verisuonitapahtumien ilmaantuvuutta suuren riskin potilailla



Lääkekehitys nyt ja tulevaisuudessa
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• Uusien lääkkeiden kehittäminen on jatkuvasti kallistunut

• Keskeinen syy korkeille kehityskustannuksille on suuri epäonnistumisen riski; 

mitä myöhemmin kehityksessä epäonnistutaan sitä kalliimpaa

• Monet lääkekehityksen vaiheet kestävät perinteisillä menetelmillä pitkään

• Uusilta lääkkeiltä odotetaan entistä parempaa vaikuttavuutta ja 

turvallisuusprofiilia

• Tarvitsemme uusia toimintatapoja kehityksen nopeuttamiseksi ja onnistumisen 

ennustettavuuden parantamiseksi, esimerkiksi:

– Väestötason geneettiset tutkimukset, esim. FinnGen, tuovat merkittävää uutta tietoa 

lääkevaikutuskohteista ja niihin kohdentuvien lääkkeiden onnistumismahdollisuuksista

– Uudet laskennalliset menetelmät ja tekoäly nopeuttavat ja tarkentavat 

lääkekehitystä

– Uudet lääkeinnovaatiot (esim. ASO-lääkkeet, geeniterapia) avaavat uudenlaisia 

mahdollisuuksia sairauksien hoitoon ja komplikaatioiden ehkäisyyn. 

– Koronaviruspandemia on osoittanut, että lääkekehitystä voidaan huomattavasti 

nopeuttaa laaja-alaisella yhteistyöllä ja joustavilla menettelytavoilla



Rokotteella koronaa vastaan 
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• Millaisia rokotteita koronaa vastaan on kehitteillä?

• Miten eri rokotetyypit vaikuttavat?

• Miten rokotteita on voitu kehittää niin nopeasti verrattuna 

perinteiseen rokotekehitykseen

• Miten rokotteiden turvallisuus voidaan varmistaa kehityksen 

nopeudesta huolimatta?



Koronavirusrokotteissa käytetyt rokotetyypit
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1. Elävää heikennettyä tai inaktivoitua virusta sisältävät rokotteet

2. Viruksen pintaproteiinia sisältävät rokotteet

3. Viruksen kaltaiset partikkelit

Kokonaista virusta sisältävät

Viruksen 

kaltaiset 

partikkelit

Proteiini-

rokotteet

www.nature.com/articles/d41586-020-01221-y
https://www.who.int/publications/m/item/draft-landscape-of-covid-19-candidate-vaccines

http://www.nature.com/articles/d41586-020-01221-y
https://www.who.int/publications/m/item/draft-landscape-of-covid-19-candidate-vaccines
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4. Virusvektorirokotteet: sisältävät 
osan viruksen perimää siirrettynä 
muokattuun virusvektoriin 

5. RNA-rokotteet: sisältävät osan 
viruksen perimää RNA-
molekyylinä, joka on pakattu lipidi 
nanopartikkeliin

6. DNA-rokotteet: sisältävät osan 
viruksen perimää DNA-muodossa

Uuden sukupolven rokotteet: Virusvektorirokotteet

RNA-rokotteet

www.nature.com/articles/d41586-020-01221-y

7.2.2020 11.1.2020 

RNA-teknologia mahdollistaa vakioidun ja nopean 

rokotekehityksen ja tuotannon skaalauksen 

http://www.nature.com/articles/d41586-020-01221-y


Rokotekehityksen vaiheet

Artama M, Nohynek H: SIC! 1-2, 2019 https://sic.fimea.fi/arkisto/2019/1-2_2019

https://sic.fimea.fi/arkisto/2019/1-2_2019


https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/overview/public-health-threats/coronavirus-disease-covid-19/treatments-vaccines/

Miten koronarokotteiden kehitystä on kyetty 
nopeuttamaan

https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/overview/public-health-threats/coronavirus-disease-covid-19/treatments-vaccines/


https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/overview/public-health-threats/coronavirus-disease-covid-19/treatments-vaccines/

Miten koronarokotteiden kehitystä on kyetty 
nopeuttamaan

https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/overview/public-health-threats/coronavirus-disease-covid-19/treatments-vaccines/


https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/overview/public-health-threats/coronavirus-disease-covid-19/treatments-vaccines/

Rokotteiden turvallisuudesta ja laadusta ei tingitä 
nopeasta kehitysaikataulusta huolimatta

https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/overview/public-health-threats/coronavirus-disease-covid-19/treatments-vaccines/


https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/overview/public-health-threats/coronavirus-disease-covid-19/treatments-vaccines/

Rokotteesta koituvien hyötyjen tulee aina olla paljon 
merkittävämpiä kuin mahdollisten haittojen tai riskien

https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/overview/public-health-threats/coronavirus-disease-covid-19/treatments-vaccines/


Kiitos!


