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Uusia syövän täsmälääkkeitä tulee jatku
vasti käyttöön, ja tieto niiden käyttöä 
ohjaavasta syövän molekyylibiologiasta 

lisääntyy nopeasti. Tästä seuraa monia kysy
myksiä. Osalla lääkkeistä on jo käyttöaihe jon
kin syöpätyypin hoitoon, mutta oikeuttaako se 
saman lääkkeen käyttöön toisentyyppisen syö
vän hoidossa, jos näissä syövissä on samanlai
sia biologisia piirteitä? Mistä täsmä lääkkeiden 
käyttöä ohjaavaa tietoa voidaan saada? Onko 
syövän yksilöllistetty hoito edes taloudellisesti 
mahdollista?

Syövän hoidon räätälöinnissä on huomioi
tava potilaan erityispiirteet, lääkitys ja annet
tavan syöpälääkkeen ominaisuudet. Jokainen 
syöpäkin lienee ainutlaatuinen, ja etäpesäkkeet 
voivat olla keskenään erilaisia. Yksilöllistetty 
syövän hoito ei ole uusi käsite, mutta sen so
vellukset ovat laajentuneet syövän molekyyli
biologian tietämyksen lisääntymisen myötä, ja 
molekyyli geneettisten tutkimusmenetel mien 
kehittyminen on tuonut uusia työvälineitä 
syöpädiagnostiikkaan. Geneettisiin ja muihin 
molekyylitason muutoksiin kohdennetut uudet 
täsmälääkkeet ovat nousseet vahvasti tavan
omaisten solunsalpaajahoitojen rinnalle (1,2).

Yhdysvaltojen lääkeviranomaisen (FDA) ja 
Euroopan lääkeviraston (EMA) vuosittain hy

väksymien syövän täsmälääkkeiden määrä on 
lisääntynyt, vaikka lääkkeiden kehitysprosessia 
onkin pidetty kalliina, pitkäkestoisena ja muu
toksille liian jäykkänä (KUVA) (3). Täsmälääk
keiden kehitystyö voi olla nopeaakin, etenkin 
jos lääkemolekyyli toimii kliinisissä tutkimuk
sissa odotetusti. Tämä saattaa johtaa aiempaa 
parempiin hoitotuloksiin niidenkin potilaiden 
osalta, joiden syöpään ei tunneta tehokasta lää
kitystä (4). Tehokkainkin lääke kuitenkin epä
onnistuu, jos sitä annetaan väärälle potilasryh
mälle (5). Tutkittaessa täsmälääkkeitä kliini
sessä koeasetelmassa tulee sekä täsmälääkkeen 
kohteena olevan molekulaarisen muutoksen 
esiintyvyyden että vasteen saavien potilaiden 
määrän olla riittävän suuri, jotta tutkimuksen 
koko ja kustannukset eivät suurenisi liikaa.

Syövän täsmälääkehoitoa suuntaavien mo
lekyyligeneettisten muutosten toteamisen hel
pottuminen on lisännyt mielenkiintoa käyttää 
täsmälääkkeitä myös muihin kuin virallisiin 
käyttöaiheisiin. Useimpien maiden terveyden
huollossa tällainen hoidon yksilöllistäminen 
lienee kuitenkin melko vähäistä, mikä johtuu 
täsmälääkkeiden kalleudesta ja tieteellisen 
näytön puutteista. Kysymys yksilöllisestä hoi
tovaihtoehdosta tulee syöpälääkärille vastaan 
usein vasta silloin, kun potilaan syöpä on eden
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KUVA. Yhdysvaltojen lääke-
viranomaisen (FDA) vuosina 
1995–2015 hyväksymät uu-
det syövän täsmälääkkeet. 
Täsmälääkkeiksi on luettu ty-
rosiinikinaasin estäjät (TKI) ja 
monoklonaaliset vasta-aineet 
sekä muilla mekanismeilla 
toimivat pienimolekyyliset 
yhdisteet, jotka estävät tun-
netun kohdemolekyylin toi-
mintaa.

nyt eikä yhtään hyvää yleisesti hyväksyttyä hoi
toa ole enää tarjolla. Tällöin kokeellista hoitoa 
annetaan etenkin suurissa syöpäkeskuksissa 
osana lääke tutkimuksia, joiden toimeksiantaja 
on lähes aina lääkeyritys. Tulevaisuudessa syö
vän molekyylibiologisia ja geneettisiä muutok
sia löydetään yhä enemmän, jolloin syövästä 
saatetaan löytää myös sellaisia muutoksia, joi
hin jokin kyseisen syövän hoitoon vielä vakiin
tumaton lääke saattaisi hyvinkin tehota. Luotet
tavaa tutkimustietoa lääkkeiden kliinisestä hyö
dystä käyttöaiheen ulkopuolisen käytön osalta 
on kuitenkin vain niukasti saatavilla (6).

Molekyylitiedon käyttö syövän 
hoidossa

Syövän syntyä, kasvua ja kehitystä säätelevät 
mutatoituneet tai epigeneettisesti hiljennetyt 
syöpägeenit ja kasvunrajoitegeenit, genomin 
luen  taa säätelevät molekyylit, kuten mikro
RNA, sekä erilaiset signaalinvälittäjät ja kasvu
tekijät. Syövän genetiikan ymmärryksen para
neminen ja uusien sekvensointi mene tel mien 
käyttöönotto on vaikuttanut huomattavasti 
syövän täsmä lääke hoidon kehittymiseen. Syö
vän hoitoa kuvaa vien käsitteiden täsmähoito, 
yksilöllistetty hoito, kohdistettu hoito tai rää
tälöity hoito ohella on alettu käyttää käsitettä 
geeni ohjattu hoito. Näillä termeillä tarkoitetaan 
hoitoa, jossa lääke kohdentuu tarkoin määritel
tyyn syövän kasvuun vaikuttavaan molekyyliin. 

Uusi geeniteknologia mahdollistaa myös 
verenkierrossa kiertävän kasvainDNA:n 
( ctDNA) analysoinnin ja käytön osana syö
vän geeniohjattua hoitoa. Kiertävän kasvain
DNA:n määrittämistä verestä on ryhdytty kut
sumaan nestebiopsiaksi. Laajemmin nestebiop
sialla tarkoitetaan nestemäisestä kudoksesta tai 
eritteestä otettua näytettä, josta voidaan mää
rittää DNA:n lisäksi myös muita molekyylejä 
tai erilaisia solutyyppejä. Nestebiopsiaa käy
tettäneen jo lähivuosina syöpädiagnostiikassa, 
syövän molekyyligeneettisessä profiloinnissa, 
ennusteen arvioinnissa ja potilaan seurannassa 
(2). Veressä kiertävää, potilaan kiinteälle kas
vaimelle yksilöllistä DNAmuutosta käytettiin 
tiettävästi ensimmäisen kerran maailmassa on
nistuneesti suomalaisen potilaan syöpähoidon 
tehon arvioinnissa (7).

Hyvin tunnettuja esimerkkejä syövän geeni
ohjatusta hoidosta ovat eipienisoluisen keuhko
karsinooman hoito mutatoitunutta epidermaa
lisen kasvutekijän reseptoria (EGFR) estävillä 
tyrosiinikinaasin estäjillä kuten erlotinibillä tai 
gefitinibillä, rintasyövän hoito ErbB2kinaasiin 
kohdistuvalla vastaaineella trastutsumabilla 
sekä ruuansulatuskanavan stroomakasvaimen 
(GIST) hoito KITtyrosiinikinaasin estäjällä 
imatinibillä (8,9). TAULUKOSSA 1 on lueteltu 
mutaatiodiagnostiikkaan liittyviä eri geenien 
muutoksia, jotka tällä hetkellä ohjaavat FDA:n 
hyväksymien täsmälääkkeiden käyttöä (10). 

Monet uudemmat syövän täsmälääkkeet 
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eivät ole osoittautuneet yhtä spesifisiksi tai te
hokkaiksi kuin nämä syövän hoidon menestys
tarinat. Syövän molekulaaristen muutosten mo
nimuotoisuuden vuoksi on pidetty epätodennä
köisenä, että yhteen geneettiseen muutokseen 
perustuvan kohdistetun hoidon löytäminen oli
si edes mahdollista kaikkien syöpien hoidossa. 
Lääkehoidon kohteena olevan molekyylin mer
kitys syövän kehittymisessä voi määrätä, onko 
kohde kliinisesti käyttökelpoinen. Esimerkiksi 
BRAF V600E mutatoitunut melanooma voi 
olla herkkä BRAF:n estäjälle, kun taas monet 
paksusuolisyövät, joissa on sama mutaatio, eivät 
ole (5,11). Jos siis täsmälääke on saanut käyttö
aiheen yhteen syöpätyyppiin, sen ei voi välttä
mättä olettaa toimivan saman molekulaarisen 
muutoksen sisältävään toiseen syöpätyyppiin. 
Jotta saataisiin hyvä hoitovaste, täsmälääkettä 
voidaan lisäksi joutua käyttämään yhdessä toi
sen täsmälääkkeen tai solunsalpaajan kanssa.

Suuren osan genomia tai transkriptomia 
kattavien sekvensointimenetelmien tulosten 
analysointi on vaativaa. Monien geenimuutos
ten kliininen merkitys on pieni tai olematon, 
ja todellisten kasvainten kehittymisen kannalta 

kriittisten mutaatioiden tunnistaminen voi olla 
vaikeaa. Lääkkeen aineenvaihduntateihin liitty
vä geenidiagnostiikka voi myös auttaa syöpä
lääkkeiden haittavaikutusten välttämisessä, kun 
lääkkeitä muokkaavien entsyymien geneetti
nen vaihtelu tunnetaan (12). Geenianalytiikka 
edellyttää erityisosaamista, ja tulosten tulkin
taan tarvitaan usein patologin, syöpägeneeti
kon tai bioinformaatikon apua. Yksilöllistetyssä 
syövän hoidossa tarvitaankin moniammatillista 
yhteistyötä.

Uusia kliinisiä tutkimustapoja

Tavanomaisissa vertailevissa lääketutkimuksis
sa tutkitaan usein suuri potilasryhmä, jolla on 
jotakin kudostyyppiä oleva syöpä. Samankin 
kudostyypin syövät voivat kuitenkin olla ge
neettisesti heterogeenisia, ja toisaalta saman
laisia geneettisiä muutoksia voidaan todeta eri 
kudoksista lähtöisin olevissa syövissä. Potilaat 
voidaan valikoida lääketutkimukseen myös 
syövän geneettisten muutosten perusteella syö
vän lähtöelimen tai histologisen kudostyypin 
asemasta. Yksi uusi tutkimustapa on niin sa

TAULUKKO 1. Esimerkkejä geeniohjatusta syövän lääkehoidosta. 

Täsmälääkkeen 
käyttöä ohjaava 
geenimuutos

Syöpä Täsmälääke

ABL1 Akuutti lymfoblastileukemia Imatinibi, dasatinibi, ponatinibi
ABL1 Krooninen myelooinen leukemia Imatinibi, dasatinibi, nilotinibi, bosutinibi, 

ponatinibi
ALK Eipienisoluinen keuhkokarsinooma Kritsotinibi, alektinibi, seritinibi
BRAF Melanooma Vemurafenibi, dabrafenibi, trametinibi
BRCA1, BRCA2 Munasarjasyöpä Niraparibi1, rukaparibi1, olaparibi
EGFR Eipienisoluinen keuhkokarsinooma Afatinibi, erlotinibi, gefitinibi, osimertinibi
KRAS, NRAS Paksusuolisyöpä Setuksimabi, panitumumabi
ERBB2 (HER2) Rintasyöpä Trastutsumabi, lapatinibi, pertutsumabi 
ERBB2 (HER2) Mahasyöpä Trastutsumabi
FLT3 Akuutti myelooinen leukemia Midostauriini
KIT Ruuansulatuskanavan stroomakasvain (GIST) Imatinibi, regorafenibi
MSI-H tai dMMR Paksusuolisyöpä tai mikä tahansa kiinteä kasvain, jossa 

tämä muutos
Pembrolitsumabi1

PDGFRA Myeloproliferatiivinen neoplasia, hypereosinofiilinen 
oireyhtymä

Imatinibi

PDGFRB Dermatofibrosarcoma protuberans, myeloproliferatiivi
nen neoplasia

Imatinibi

ROS1 Eipienisoluinen keuhkokarsinooma Kritsotinibi

1Yhdysvaltojen lääkeviranomainen (FDA) hyväksynyt, ei käyttöaihetta vielä Suomessa
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nottu koritutkimus (basket study), jossa hoito 
kohdistetaan johonkin syövässä esiintyvään 
geneettiseen tai muuhun muutokseen riippu
matta siitä, mistä elimestä syöpä on peräisin. 
Koritutkimus perustuu olettamukseen, että 
syövän molekulaariset muutokset ennustavat 
vastetta täsmälääkehoitoon syövän histologi
sesta tyypistä riippumatta. Koritutkimuksessa 
onkin tyypillisesti mukana monia eri syöpä
tyyppejä. Päätetapahtumana käytetään usein 
hoitovasteen saavien osuutta. Sateenvarjotutki
mus (umbrella study) taas jakaa saman syöpä
tyypin kasvaimet alaryhmiin niissä todettavien 
molekulaaristen erojen perusteella, minkä jäl
keen kutakin alaryhmää hoidetaan eri hoidoil
la (13). Alustatutkimuksessa (platform study) 
samaa syöpää hoidetaan yhdessä tutkimuksessa 
samanaikaisesti useilla eri hoidoilla, joista par
haaksi osoittautuneita hoitoja saatetaan muo
kata edelleen tutkimuksen edetessä (14).

Uusissa tutkimusmalleissa on pyritty myös 
joustavuuteen, jolloin tutkimuksen kulkua voi
daan muokata lopettamalla tai lisäämällä tutki
mushaaroja tutkimuksen aikana esiin tulleiden 
tulosten tai uusien löydösten mukaan (niin 
sanottu adaptiivinen tutkimus). Tällöin hoito
vaste ja tutkittavan valmisteen turvallisuus saa
tetaan voida arvioida nopeammin, jolloin pää
telmien tekoon tarvittava potilasmäärä saattaa 
pienentyä, mikä johtaa myös tutkimuskustan
nusten pienenemiseen. Täsmälääkettä tutkit
taessa lääkkeen kohteen tulee olla biologisesti 
merkityksellinen ja luotettavasti tunnistettavis
sa (3,13). Hyvän hoitotuloksen saavuttamisen 
todennäköisyyttä mittaavan biomerkkiaineen 
löytyminen parantaa usein huomattavasti täs
mälääkkeen käyttökelpoisuutta. 

Esimerkkejä ensimmäisistä valmistuneista, 
uusia tutkimusasetelmia hyödyntävistä tut
kimuksista ovat koritutkimukset CUSTOM, 
VEBASKET ja SHIVA01 sekä sateenvarjo
tutkimus BATTLE (15–18). Tällaisissa tutki
muksissa tehdyt havainnot ovat tuoneet esiin 
täsmälääketutkimukseen ja täsmälääkkeiden 
käyttöön liittyviä ongelmia, mutta niiden pe
rusteella on toisaalta pystytty edelleen kehit
tämään täsmälääketutkimusta. Yhteistä näille 
tutkimuksille oli se, että ensin lyhyessä ajassa 
analysoitiin suuri määrä syöpiä, minkä jälkeen 

lääketutkimukseen valikoitui selvästi pienem
pi joukko tutkimukseen sopivia potilaita. Par
haimmillaan riittävästi tietoa lääkkeen tehosta 
ja turvallisuudesta on saatu jo melko pienestä
kin määrästä tutkittavia.

Sekä CUSTOM että VEBASKETtutki
musten tulokset päätyivät korostamaan syövän 
histologian merkitystä. CUSTOMtutkimuk
sessa tuli ilmi kudostyypiltään erilaisten syö
pien molekulaarinen heterogeenisuus (15). 
VEBASKETtutkimuksessa taas havaittiin, 
että BRAF V600 mutatoituneet syövät eivät 
vastaa yhdenmukaisesti BRAFkohdennettuun 
hoitoon ja että syövän histologia on tärkeä vas
teeseen vaikuttava tekijä (16). SHIVA01tutki
muksen perusteella täsmälääkkeitä ei voida suo
sitella käytettäväksi hyväksytyn käyttö aiheen ul
kopuolella hoidettaessa monia edeltäviä hoitoja 
saaneita syöpäpotilaita (17). Käynnissä olevista 
suurista vastaavista tutkimuksista, kuten Yh
dysvaltojen kansallisen syöpä instituutin (NCI) 
organisoimista NCIMATCH, NCIMPACT 
ja ALCHEMISTtutkimuksista, saataneen run
saasti lisätietoa (TAULUKKO 2).

Geeniohjatun syöpähoidon 
haasteita

Geeniohjatun syöpähoidon voimakas esiintulo 
on herättänyt myös kritiikkiä. Osasta valmistu
neista, kasvaimen molekyyliprofiiliin perustu
vista tutkimuksista (esimerkiksi  VEBASKET 
ja SHIVA01) saatiin tuloksia, jotka eivät tuke
neet geeniohjattua täsmälääkkeen käyttöaiheen 
ulkopuolista hoitoa. Tutkimusten geeniohjat
tua hoitoa tukevia tuloksia on pidetty vaatimat
tomina, ja niiden osoittaman hyödyn on arveltu 
olevan vielä vähäisempi potilaille, joita hoide
taan tutkimusten ulkopuolella.

Molekulaarisen muutoksen merkitys saat
taa olla spesifinen vain jollekin syövälle, mikä 
korostaa histologisen tyypin merkitystä lääk
keen valinnassa. Syövissä on lähes aina monia 
molekulaarisia muutoksia, jolloin yhteen muu
tokseen kohdistettavalla hoidolla ei usein saa
vuteta pitkään kestävää hoitotulosta. Emokas
vaimessa ja sen etäpesäkkeissä voi olla erilaisia 
molekyylimuutoksia ja yhä uusia mutaatioita 
saattaa syntyä syövän edetessä, mikä voi vielä 
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osaltaan rajoittaa täsmälääkehoidon tehoa. Itse 
täsmälääkkeilläkin on rajoituksensa. Useimmat 
lääkkeet esimerkiksi estävät signaalinvälitysrei
tin toimintaa vain osittain, ja monilla on liikaa 
haittavaikutuksia käytettäväksi yhdistelminä 
(11,19). Geenidiagnostiikan käyttö saattaa 
tuoda uusia vaatimuksia myös näytteenotolle ja 
patologian laboratorioille.

Syövän geeniohjattuun hoitoon liittyvän tie
tomäärän lisääntyessä tiedon hallitseminen ja 
geeniohjatun hoidon suunnittelu tuovat uusia 
vaatimuksia syöpää hoitaville lääkäreille. Geeni
testien tulosten tulkinta ja hoidon valitseminen 
niiden perusteella voikin olla vaikeaa. Työn hel
pottamiseksi on koottu täsmälääkkeiden käyttöä 
ohjaavia ja kliinistä päätöksentekoa helpottavia 
tietokantoja, jotka ovat internetissä avoimes
ti saatavilla. Esimerkkejä näistä ovat Cancer 
Genome Interpreter, OncoKB ja CIViC (20,21, 
22). Tietokannat sisältävät informaatiota tunne
tuista syöpägeenimuutoksista ja niiden vaiku
tuksesta syövän lääkehoidon valintaan (23).

Myös syövän geenianalyysin perusteella vali
tun täsmälääkkeen saaminen potilaan hoitoon 
voi epäonnistua, mikä voi osaltaan vähentää 
kliinikon kiinnostusta geenianalyysin tekoon. 
Nykykäytännön mukaan sairaanhoitopiiri kus
tantaa suoneen annettavat lääkkeet, kun taas 
suun kautta otettavat lääkkeet kustantaa Kela 
tai potilas itse. Geenianalyysin perusteella löy

tyvä aktivoiva mutaatio ja täsmälääkkeen koh
distaminen siihen on usein lääkkeen hyväksy
tyn käyttö aiheen ulkopuolista hoitoa, jolloin 
potilaan tulisi itse kustantaa suun kautta otetta
van lääkkeen usein huomattavan suuret kustan
nukset ja samalla hyväksyä epävarmuus siitä, 
tehoaako kallis lääke lainkaan. Vain harvalla po
tilaalla on halua tai riittävää varallisuutta tähän. 
Ongelmaa ei synny, jos hoito voidaan toteuttaa 
osana lääketutkimusta.

Nykyään suurin osa syöpäklinikoiden lääke
budjetista menee täsmälääkkeiden kustannus
ten kattamiseen. Kartoitettaessa Suomen yli
opisto sairaaloiden syöpätautien klinikoiden 
lääkekustannuksia vuosina 2012 ja 2013 havait
tiin, että noin puolet lääkekustannuksista syntyi 
kolmesta täsmälääkkeestä eli bevasitsumabista, 
rituksimabista ja trastutsumabista (24).  Uusien 
kalliiden hoitojen myötä lääkekustannukset 
kasvanevat edelleen, ja taloudelliset tekijät saat
tavat yhä enemmän vaikuttaa hoidon valintaan. 
Lääkkeillä saatavaa kliinistä hyötyä verratta
neen vastaisuudessa kustannuksiin nykyistäkin 
tarkemmin, jolloin sekä arviointimenetelmillä 
että lääketutkimuksilla on yhä tärkeämpi mer
kitys korvauspäätöksissä (25). Osa kasvainten 
geeni ja muista muutoksista on kuitenkin niin 
harvinaisia, että niihin kohdistuvia lääkehoitoja 
ei välttämättä koskaan tulla arvioimaan tavan
omaisissa laajoissa kliinisissä koeasetelmissa.

TAULUKKO 2. Käynnissä olevia syövän molekyyliprofilointiin perustuvia tutkimuksia.

Tutkimus Tutkimustyyppi ja 
‑tavoite

Tutkittavat syövät Tutkittavat lääkkeet  
(geenimuutos)

Tutkimuksen tunniste 
(clinicaltrials.gov)

NCI‑MATCH Toisen vaiheen sateen
varjo/koritutkimus: 6 000 
potilasta, joista 1 000 
kohdennetaan täsmä
lääkehoitoihin

Tavanomaisen hoi
don aikana edennyt 
kiinteä kasvain tai 
imukudossyöpä

23 eri täsmälääkettä, 29 eri 
geenimuutosta hoidon koh
teina

NCT02465060

NCI‑MPACT Toisen vaiheen sateen
varjo/koritutkimus: 700 
potilasta, joista 180 
kohdennetaan täsmä
lääkehoitoihin

Edennyt kiinteä kas
vain, johon ei enää 
hyväksyttyjä syöpä
lääkehoitoja

Veliparibi ja temotsolomidi 
(DNAkorjausreitin mutaatio), 
AZD1775 ja karboplatiini 
(DNAkorjausreitin mutaatio), 
everolimuusi (PI3Kmutaatio), 
trametinibi (RAS RAF tai 
MEKmutaatio)

NCT01827384

ALCHEMIST Sateenvarjotutkimus: 
8 300 potilasta, joista 770 
kohdennetaan täsmä
lääkehaaroihin

Paikallinen eipieni
soluinen keuhko
karsinooma

Erlotinibi (EGFRmutaatio), 
kritsotinibi (ALK:n uudelleen
järjestäytyminen)

NCT02194738

NCT02201992

NCT02193282
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Geeniohjattu syövän hoito yleistyy

FDA hyväksyi vastikään PD1vastaaine pem
bro litsumabin käyttämisen syövän immuuni
hoitona pelkästään syövän geneettisen profii
lin (mikrosatelliittiinstabiiliuden) perusteella 
riippumatta syövän lähtöelimestä (TAULUK-

KO 1) (26). Samoin trastutsumabihoito voi 
tehota, olipa ERBB2geenin monistuma sit
ten rintasyövässä tai mahasyövässä, ja tropo
myosiinireseptorikinaasin (TRK) estäjä laro
trektinibi voi tehota syöpiin, joissa on TRK
geenin translokaatio – riippumatta syövän 
lähtö elimestä tai siitä, sairastaako tällaista syö
pää lapsi tai aikuinen (27). Geenimuutosten 
perusteella valittua syövän hoitoa puolsi laaja 
570:n toisen vaiheen tutkimuksen metaana
lyysi, jossa geenimuutoksen perusteella ohjat
tua hoitoa saaneiden potilaiden keskimääräi
nen aika syövän etenemiseen oli pitempi kuin 
verrokkien (5,9 vs 2,7 kk), samoin kokonais
elinaika (13,7 vs 8,9 kk) (28). Käynnissä olevat 
kliiniset tutkimukset selventänevät geenimuu
tosten avulla ohjattavan syöpähoidon asemaa. 
Todennäköistä on, että geeniohjattuja hoitoja 
saadaan vähitellen lisää ja että monet täsmä
lääkkeen kohteena olevista geenimuutoksista 
ovat melko harvinaisia.

Lopuksi

Käyttöaiheen saaneita lääkkeitä lukuun otta
matta syövän yksilöllistetty hoito uusilla täs
mälääkkeillä ei ole toistaiseksi yksiselitteistä 
eikä tutkimusprotokollien ulkopuolella useim
mille potilaille mahdollistakaan jo pelkästään 
taloudellisista syistä. Syöpien koko genomin 
profilointi on jo nyt teknisesti mahdollista, 
mutta usein on epäselvää, miten tätä tietoa 
voidaan käyttää potilaan hoidossa. Syöpälää
kärin pohdittavaksi jää, onko aiheellista aloit
taa kallis lääke mahdollisesti hoidon kohteeksi 
sopivan geenimuutoksen löydyttyä, jos lääk
keen hyödystä tai todetun geenimuutoksen 
merkityksestä ei ole vankkaa tutkimusnäyttöä 
kyseisen syövän hoidossa ja jos lääkkeen hai
tat toisaalta voivat heikentää potilaan vointia ja 
pahimmassa tapauksessa lyhentää hänen elin
aikaansa. 

Syövän yksilöllistetylle, molekulaarisiin 
muu tok siin perustuvalle hoidolle on kuiten
kin jo olemassa käyttöaiheita, mikä puoltaa 
analytiikan kehittämistä näiden muutosten to
teamiseksi. Täsmälääkkeiden hyväksytyn käyt
töaiheen ulkopuolisen käytön kustantaminen 
julkisista varoista saattaisi olla paikallaan vali
koiduissa tapauksissa, kun geneettinen muutos 
on niin harvinainen, että kliinisten tutkimusten 
tekeminen on epätodennäköistä, mutta hyvän 
hoitotuloksen saavuttaminen näyttää olemassa 
olevan tiedon perusteella puolestaan hyvin
kin mahdolliselta. Yksilöllistettyä syöpähoitoa 
koskevat kliiniset tutkimukset ovat kuitenkin 
avainasemassa, ja uusista hoidoista ja niiden 
vaikutuskohteista on syytä koota myös korkea
tasoista rekisteritietoa. ■
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Ydinasiat
 8 Syövän molekyylibiologian parempi ym

märrys ja uusi geeniteknologia ovat mah
dollistaneet syövän yksilöllistetyn hoidon 
kehittymisen.

 8 Syöpää voidaan hoitaa yksilöllistetysti sen 
geneettisiin muutoksiin kohdistettavilla 
täsmälääkkeillä.

 8 Uusia kliinisiä tutkimusasetelmia on kehi
tetty syövän geeniohjatun hoidon tutki
miseksi.

 8 Kliinisistä tutkimuksista saatava tieto on 
avainasemassa geeniohjatun hoidon to
teutumisessa.

Geenidiagnostiikkaan perustuva syövän hoito
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SUMMARY
Genome-driven cancer therapy – current practice, future, or wishful thinking?
Increasing knowledge about molecular cancer biology has greatly enhanced the development of novel anticancer drugs, 
and allows increasing use of personalized cancer care. Rapid advances in cancer diagnostics and the increase in the numbers 
of new targeted therapies challenge those who treat cancer. A traditional clinical trial may not always be the best choice for 
investigating the safety and efficacy of new targeted therapies. This review describes novel clinical trial designs that may 
be used to advance personalized cancer treatments. Several databases are now available that may help the clinician in the 
planning of molecularly targeted cancer treatments. As other cancer therapies, personalized treatments may be associated 
with serious adverse effects and may involve considerable costs. Therefore, also their approval should mainly be based on 
carefully planned clinical trials.
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