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A

Absorption

In pharmacology and pharmacokinetics, absorption is
the process whereby medicines are transported or taken
up from the site of administration (by mouth, inhalation,
intravenous or intramuscular injection, etc.) to the blood
through capillary, osmotic, solvent, or chemical action in
the cells. This could be through the intestinal wall, skin,
or mucous membranes. In specific situations, such as
intravenous (IV) therapy, absorption is straightforward
and there is less variability, because the medicine goes
directly in to the bloodstream. In the case of IV injection,
the bioavailability of the compound is 100%. Absorption
is a primary focus in medicines development, as a com-
pound must first be absorbed before any medicinal effects
can take place. Moreover, the medicine's pharmacokinetic
profile can be significantly changed by factors that affect
absorption.

Imeytyminen (absorptio)

Farmakologiassa ja farmakokinetiikassa imeytymiseksi kut-
sutaan prosessia, jossa ladkeaine siirtyy ladkkeen annos-
telupaikasta (esim. suun kautta, hengittamalld, suonensi-
sdisesti tai lihaksensisdisesti annosteltuna) verenkiertoon
solujen kapillaarisen, osmoottisen, liuottavan tai kemiallisen
toiminnan seurauksena. Imeytyminen voi tapahtua suolen
seinaman, ihon tai limakalvojen Idpi. Joissakin tapauksissa,
kuten laskimonsisdisesti (intravendésisesti, V) annostelluil-
la hoidoilla imeytyminen on hyvin suoraviivaista eika siind
esiinny paljonkaan vaihtelua. Tama siita syysta, etta laa-
keaine annostellaan suoraan verenkiertoon. Kun ldékeainet-
ta annetaan laskimonsisaisesti, sen hydtyosuus on 100%.
Imeytyminen on ensisijaisen tarkeda ladkekehityksessa koska
|adkkeen on imeydyttava elimistédn ennen kuin silld voi olla
mitdan vaikutusta. Ladkkeen farmakokineettinen profiili voi
my06s merkittavasti muuttua sellaisten tekijéiden vaikutuk-
sesta, joilla on merkitystd imeytymisen kannalta.

Active molecule

In medicines R&D an active molecule is a chemical
compound that has pharmacological or biological activity
likely to be therapeutically useful.

Aktiivinen molekyyli

Laakekehityksen yhteydessa aktiiviseksi molekyyliksi kut-
sutaan sellaista kemiallista yhdistetta, jolla on sen kaltais-
ta farmakologista ja biologista aktiivisuutta, ettd molekyy-
listd voidaan ajatella olevan laaketieteellista hyotya.

Adaptive Design

The option to modify the design of an ongoing clinical
trial is becoming increasingly common and is known as
adaptive design. Data are evaluated before the trial is
finished. This is known as interim analysis and might be
carried out at several time points. Depending on the cir-
cumstances, this may lead to changes to the trial such as
stopping one treatment arm or changing the number of
participants in a group. The planned number of partici-
pants might be reduced if the interim analysis shows that
a smaller sample size will still allow a valid result to be ob-
tained. Alternatively, the sample size might be increased

if that will allow a valid or reliable result to be obtained
within a more acceptable period of time. Adaptive designs
can save time and resources, and can reduce the exposure
of study participants to the inferior treatment. Interim
analyses and any anticipated changes to a trial should be
described and justified in the study protocol.

Mukautuva suunnittelu

Nykyddn yha useammin kliiniset ladketutkimukset suunnitel-
laan siten, ettd suunnitelmia voidaan tutkimuksen kuluessa
muuttaa siind alati karttuvan tiedon pohjalta. Tata kutsutaan
mukautuvaksi suunnitteluksi. Tutkimuksessa keréttyd dataa
analysoidaan ndissa tutkimuksissa jo ennen tutkimuksen
paattymista. Tata kutsutaan valianalyysiksi ja se voidaan suo-
rittaa tutkimuksen aikana useampaankin kertaan. Tilanteesta
riippuen valianalyysien perusteella voidaan esimerkiksi lopet-
taa tiettyja tutkimuksen hoitoryhmia tai muuttaa ryhmako-
koja. Koko tutkimukseen tarvittavaa potilasmaaraa voidaan
my6s vahentda, mikali valianalyysin tulokset antavat viittei-
td siitd, ettd pienempikin otoskoko mahdollistaisi luotettavan
tutkimustuloksen saamisen. Vastaavasti otoskokoa voidaan
suurentaa. Mukautuva suunnittelu sadastaa aikaa ja resursse-
ja, ja voi vahentda tutkittavien altistumista tehottomiin hoi-
toihin. Vélianalyysit tulee kuvata ja perustella tutkimussuun-
nitelmassa, samoin kuin valianalyysien tulosten perusteella
tehtdvat mahdolliset suunnitelman muutokset.

Adherence

In medicine, adherence describes the degree to which a
patient correctly follows medical advice. Poor adherence
is often associated with patients not following prescribed
medicines and treatment regimes. Non-adherence or poor
adherence has been reported as a major problem in medi-
cal practice and can also affect the outcomes of a clin-
ical trial. Poor adherence, or failure to follow treatment
instructions, may be attributed to a number of reasons
such as poor communication, forgetfulness, or unpleas-
ant side-effects. Efforts to improve adherence in clinical
practice have included simplifying medication packaging,
providing medication reminders, improving patient educa-
tion, and limiting the number of medications prescribed
simultaneously. Various measures of adherence are used

in clinical trials, for instance: the assessment of pharmaco-

logical response, electronic diaries, residual tablet count,
devices to monitor tablet removal from containers, testing
for medicine in blood or (...)

Hoitomydntyvyys

Hoitomyontyvyydella tarkoitetaan potilaan sitoutumista ha-
nelle annettuihin hoito-ohjeisiin. Huono hoitomydntyvyys
tarkoittaa sitd, ettd potilas ei ota hanelle maarattyja laak-
keitd ja/tai ei noudata muita hanelle annettuja hoito-ohjei-
ta. Alhainen hoitomydntyvyys on suuri ongelma potilaiden
hoidossa ja silla voi my6s olla vaikutusta kliinisten ladketut-
kimusten tuloksiin. Huono hoitomydntyvyys tai kyvyttdmyys
noudattaa annettuja hoito-ohjeita saattaa johtua mones-
ta eri tekijasta kuten epdonnistuneesta kommunikaatiosta,
unohtelusta tai epamiellyttavista haittavaikutuksista. Hoi-
tomyontyvyytta yritetdan parantaa mm. yksinkertaistamal-
la ladkkeiden pakkauksia, erilaisilla muistutuksilla, lisddmal-
|a potilaiden koulutusta, ja rajoittamalla samanaikaisesti
kaytettavien ladkkeiden maaraa. Kliinisissa laaketutkimuk-
sissa kaytetdan erilaisia hoitomydntyvyyden mittareita, esi-
merkiksi farmakologisen vasteen arviointia, sahkoisia paiva-
kirjoja, jaljella olevien tablettien laskemista, laitteita, jotka
tunnistavat tabletin ottamisen purkista, lddkeaineen pitoi-
suuden mittaamista verenkierrosta jne.

Adjuvant

An adjuvant is a substance (pharmacological and/or im-
munological) that modifies the effect of other substances
or medicines. Immunological adjuvants may be added to
vaccines to boost the immune response. Adjuvant therapy
or care is therapy that is given in addition to the main or
initial therapy to maximise its effectiveness. For example,
radiotherapy is commonly given as adjuvant treatment
after surgery for breast or other cancers.

Adjuvantti

Adjuvantti on yhdiste (farmakologinen ja/tai immunolo-
ginen) joka mydtavaikuttaa toisen yhdisteen tai ladkkeen
tehoon. Immunologisia adjuvantteja voidaan lisata rokot-
teisiin lisddmaan immuunivastetta. Adjuvanttihoito on
sellaista hoitoa, joka annetaan varsinaisen padasiallisen
hoidon lisdksi maksimoimaan hoidon tehoa. Esimerkiksi
rintasy6van tai muun syévan leikkaushoidon jalkeen anne-
taan usein sadehoitoa adjuvanttihoitona.

Advanced therapy medicinal
products

Advanced therapy medicinal products (ATMP) are new
medical products for human use based on genes (gene
therapy), cells (cell therapy), or tissues (tissue engineering).
They have huge potential and open the way for new treat-
ments of a number of diseases or injuries, such as skin in
burns victims, Alzheimer's, cancer, or muscular dystrophy.

ATMP-valmiste
(pitkalle kehitetty terapia)

ATMP-valmisteet ovat uusia ladkkeitd, jotka perustuvat ih-
misen geeneihin (geeniterapia), soluihin (soluterapia) tai

kudoksiin (kudosmuokkaustuotteet). Niilld katsotaan ole-

van hyvat mahdollisuudet kehittya merkittaviksi hoidoiksi
moniin sairauksiin, esimerkiksi palovammoihin, Alzheime-
rin tautiin, sydpiin tai lihassurkastumatauteihin.

Adverse Drug Reaction

A response to a medicinal product which is harmful and
unintended. Response in this context means that a causal
relationship between the medicinal product and an ad-
verse event is at least a reasonable possibility.

Haittavaikutus

Laakkeen aiheuttama haitallinen ja tahaton vaikutus.
Haitallinen vaste on haittavaikutus silloin kun syy-yhteys
|dakkeeseen on mahdollinen.
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Adverse event

Any untoward (not favourable) medical occurrence in a
patient, or clinical trial participant receiving a medicine,
and which does not necessarily have a causal relationship
with this treatment. Adverse events can therefore be: any
unfavourable and unintended sign (e.g. an abnormal lab-
oratory finding), symptom, or disease temporally associat-
ed with the use of a medicine, whether or not considered
related to the medicine.

Haittatapahtuma

Laadkkeettd saaneella tai ldaketutkimukseen osallistuvalla
henkildlla ilmeneva haitallinen tapahtuma, joka ei valt-
tamatta johdu ladkkeestd. Haittatapahtumat voivat olla
epatoivottuja signaaleja (esim. epanormaali tulos labora-
toriomittauksessa), oireita tai sairauksia, joilla on ajalli-
nen yhteys |ddkkeen ottoon mutta joilla ei valttdmatta ole
syyyhteytta ladkkeeseen.

Allogeneic cells

Allogeneic cells are cells obtained from a donor, such as
bone marrow or umbilical cord blood.

Allogeeniset solut

Allogeeniset solut ovat luovuttajalta saatuja soluja, esim.
luuytimesta tai napanuoran veresta kerattyja.

Anonymise, anonymous

The removal of personal information (such as names or
addresses of clinical trial participants) so that people
using trial data cannot identify the individuals who took
part. Truly anonymised data contain no information that
could reasonably be used, by anyone, to identify indi-
viduals - even by cross-checking the data against other
sources of information. Anonymous data are data that
have had personal information removed.

Anonymisointi, anonyymi

Toimenpide, jossa henkildtiedot (esimerkiksi tutkittavien
nimet ja osoitteet) poistetaan tiedostoista niin, etta tutki-
musdatan parissa tydskentelevat ihmiset eivat pysty tun-
nistamaan tutkimukseen osallistuneita henkil6itéd. Todella
anonymisoitu data ei sisalla mitdan sellaisia elementteja,
joiden perusteella kukaan pystyisi tunnistamaan henkil6ita
edes tekemalla vertailevia tarkistuksia muista tietolahteis-
ta. Anonyymistad datasta puuttuvat kaikki henkil6tiedot.

Toim. huom. Vrt. Pseudonymisointi tarkoittaa sitd, etta
tiettyyn henkild6n yhdistettavissa olevat henkilétiedot kor-
vataan esimerkiksi numerotunnisteilla tai muutetaan sel-
laiseen muotoon, ettei henkild ole enaa niista suoraan tun-
nistettavissa. Vaikka tiedot olisi pseudonymisoitu, niiden
avulla yksilé voidaan edelleen erottaa joukosta ja yhdistaa
eri tietoaineistoissa. (Lahde: THL, Tietosuojavaltuutettu)

Antibody

An antibody (AB), also known as an immunoglobin, is a
protein produced by the body's immune system when it de-
tects harmful substances (called antigens). Antigens can be
molecules from microorganisms (bacteria, fungi, parasites,
and viruses), or chemicals (insect venom). Antibodies recog-
nise and latch onto antigens in order to neutralise them.

Vasta-aine

Vasta-aineita (antibody, AB) kutsutaan myds immunoglo-
buliineiksi ja ne ovat kehon immuunipuolustusjarjestel-
man tuottamia proteiineja, jotka on suunnattu haitallisia
yhdisteita eli antigeeneja vastaan. Antigeenit voivat olla
esimerkiksi mikro-organismeista (bakteereista, sienista, loi-
sista tai viruksista) perdisin olevia molekyyleja tai erilaisia
kemikaaleja (esim. hydnteisten erittamat myrkyt). Vasta-ai-
neet tarttuvat antigeeneihin ja neutraloivat ne.

Arm

In clinical research this refers to any of the treatment groups
in a randomised trial. Many randomised trials have two
‘arms’ or groups, but some may have three or even more.

Hoitoryhma, hoitohaara

Kliinisissa, satunnaistetuissa ldaketutkimuksissa on ylei-
sesti useampia hoitoryhmia. Yleisimpia ovat kahden hoito-
ryhman tutkimukset mutta hoitoryhmiéa voi olla my6s kol-
me tai enemmankin.

Attrition

Attrition is the loss of participants during a clinical trial; it
is also known as the 'drop-out rate'. The opposite of attri-
tion is 'retention’. Attrition can cause bias in study results
if more participants drop out of one study arm than an-
other, or if there is a difference between the participants
who drop out and those who continue. Attrition can affect
how applicable the results of a study are (external validi-
ty), or the statistical power of a study. Research suggests
that using a combination of strategies can improve the
retention of participants in trials. Many different methods
may be appropriate, for example providing incentives for
taking part, giving personal reminders of appointments,
and involving patients and/or their carers throughout the
trial-design process.

Poistuma, attritio

Poistumalla eli attritiolla (puhutaan myds aineiston hierty-
misestd) tarkoitetaan kliinisesta ladketutkimuksesta puhut-
taessa tutkittavien poistumista tutkimuksesta kesken tutki-
muksen. Poistuma saattaa vaaristaa tutkimustuloksia, jos
tutkittavia poistuu kesken tutkimuksen enemman yhdes-
ta ryhmasta kuin toisista, tai jos tutkimuksesta poistuvat
tutkittavat ovat jollakin tapaa erilaisia kuin tutkimukses-
sa jatkavat. Poistuma saattaa vaikuttaa tutkimustulosten
patevyyteen tai tutkimuksen tilastolliseen voimaan. Tut-
kittavien pitdmiseen mukana tutkimuksessa (engl. 'reten-
tion') voidaan suunnitella erilaisia strategioita ja tutkimus-
tulokset puoltavat sellaisten kayttéa. Tutkittavia voidaan
kannustaa pysymaan tutkimuksissa esimerkiksi antamalla
heille erilaisia pienia kannustimia, lahettamalla henkilé-
kohtaisia muistutuksia ja ottamalla tutkittavat ja/tai hei-
ddn omaisensa mukaan tutkimuksen suunnitteluun.

Audit

Audits (independent evaluations of activities, processes
and product quality) are an element of quality manage-
ment in industry, finance, commerce and public service.
They are typically performed by an independent auditing
service, but may also be conducted as an internal audit
(self-inspection) by the company through a specific audit
department usually directly reporting to the board. In
medicines development, two audit types are routine and
required: 1) Good Manufacturing Practice (GMP) audits
(self-inspections) to monitor the implementation and
compliance with good manufacturing practice principles
(required as per Directive 2003/94,/EC) and other qual-
ity standards like ICH Q10 and to propose necessary cor-
rective measures. 2) Good Clinical Practice (GCP) audits, a
systematic and independent examination of trial-related
activities and documents to determine whether the evalu-
ated trial-related activities were conducted, and the data
was recorded, analysed and accurately reported according
to the protocol, sponsor's standard operating procedures
(SOPs) and Good Clinical Practice (GCP).

Tarkastus

Tarkastukset (engl. ‘audit’, riippumattoman tahon suoritta-
mat tekemiseen, prosesseihin ja tuotteiden laatuun liittyvat
tarkastukset) ovat osa yritysten, rahalaitosten ja kaupallis-
ten ja julkisten palveluiden laadunvarmistusta. Ne ovat ylei-
simmin riippumattoman tarkastustahon suorittamia mutta
yritykset voivat myds suorittaa niita itse yrityksen sisdisen
laadunvarmistusorganisaation toimesta, joka yleensa ra-
portoi suoraan yrityksen hallitukselle. Ladkekehityksessa
tehddéan jatkuvasti kahdenlaisia tarkastuksia: 1) Ladkkei-
den hyvan tuotantotavan (GMP, engl. ‘Good Manufactu-
ring Practice’) sisdiset tarkastukset, joissa varmistetaan,
ettd tuotannossa noudatetaan seka hyvan tuotantotavan
periaatteita Direktiivin 2003/94,/EC mukaisesti ettd muita
asiaankuuluvia laatustandardeja kuten ICH Q10, ja tarvit-
taessa ehdotetaan korjaavia toimenpiteita. 2) Hyvén kliini-
sen tutkimustavan (GCP, engl. 'Good Clinical Practice’) tar-
kastukset, jotka ovat jarjestelmallisid ja itsenaisia kliinisten
tutkimusten toimintojen ja dokumenttien tarkastuksia. Niis-
sd varmistetaan, ettd tutkimus on suoritettu, dokumentoi-
tu, analysoitu ja raportoitu tutkimussuunnitelman, toimek-
siantajan toimintaohjeiden (SOP, engl. ‘'Standard Operating
Procedures’) ja hyvén kliinisen tutkimustavan mukaisesti.
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Autologous

Autologous tissue or cells are tissue or cells derived from
the same individual. For example, skin transferred from one
part of the body to another is autologous tissue; in ad-
vanced therapies, stem cells are removed, stored, and later
given back to the same person. Autologous transplants are
used to treat a number of different blood cancers. Autolo-
gous stem cell transplantation is distinguished from allo-
geneic stem cell transplantation, where the donor and the
recipient of the transplanted stem cells are different people.

Autologinen

Autologiset kudokset tai solut ovat samasta yksilosta pe-
raisin olevia kudoksia tai soluja. Esimerkiksi yhdesta ruu-
miinosasta toiseen siirretty iho on autologista kudosta;
pitkalle kehitetyissd hoidoissa kantasolut kerdtaan, varas-
toidaan ja siirretddn mydhemmin takaisin samalle henki-
[6lle. Autologisia siirrdnndisia kdytetddn monien verisyo-
pien hoidossa. Autologinen kantasolusiirto tarkoittaa eri
asiaa kuin allogeeninen kantasolusiirto koska jalkimmai-
sessa solujen luovuttaja on eri henkilé kuin vastaanottaja.

B

Baseline Data

Baseline data provide information about participants as
they enter a trial and before they receive any treatment.
Baseline data collection may take the form of interviews,
questionnaires, physical examinations, laboratory tests,
or other procedures. Baseline data include demographics
(such as age, gender), patient characteristics (such as
height, weight, blood pressure), and measurements specif-
ic to the study (such as disease characteristics or previous
treatment).

Lahtotilanteen tiedot

Lahtotilanteen tiedot ovat tietoja, jotka kerdtdan tutkittavas-
ta tutkimuksen alkamisen aikaan, ennen kuin he ovat saa-
neet mitddn tutkimukseen liittyvda hoitoa. Lahtdtilanteen
tietoja voidaan kerdta haastattelemalla, kyselyilla, laaka-
rintarkastuksen tai laboratoriotutkimusten avulla tai muilla
keinoin. Lahtétilanteen tietoja ovat mm. demografiset tiedot
(kuten ikd, sukupuoli), tutkittavan ominaisuudet (kuten pi-
tuus, paino, verenpaine) tai tutkimuskohtaiset tiedot (kuten
tiedot tutkittavasta sairaudesta ja siihen saadusta hoidosta).

Beneficence

Beneficence is a concept in research ethics that states that
researchers should have the welfare of the research partici-
pant as a goal in any clinical trial or other research study. In
public health, beneficence implies acting in the best interest
of the population or society as a whole. Medicines almost
always carry risks as well as benefits, so practising benefi-
cence in clinical trials is not straight forward. An analysis of
the risks as well as the benefits is required in each case.

Hyvan tekeminen

Hyvén tekeminen tarkoittaa tutkimusetiikan kentdssa sitd, etta

tutkijoilla tulee aina kliinisen tai muun tutkimuksen tavoittee-

na olla tutkittavien hyvinvointi. Kansanterveydessa hyvén teke-

miselld tarkoitetaan sitd, ettd pyritdan aina toimimaan yhteis-
kunnan jasenten parhaaksi. Ladkkeiden kayttoon liittyy lahes
aina seka riskeja ettd hydtyja ja tdsta syysta hyvan tekeminen
ei ole kliinisissa laaketutkimuksissa yksiselitteista. Kaikissa ta-
pauksissa tarvitaan riskien ja hydtyjen huolellista punnintaa.

Benefit

Benefit is a positive outcome (such as the relief of symp-
toms, cure, or prevention) from using a treatment or tak-
ing part in a study. The benefits of taking part in research
may include helping others by participating in medical
research, close monitoring by health professionals and

Hyoty

Hyodylla tarkoitetaan tutkimusvalmisteen kaytdsta tai tutki-
mukseen osallistumisesta koituvaa positiivista seuraamusta
kuten oireiden helpottamista, parantumista tai sairauden eh-
kaisya. Tutkimukseen osallistumisen hyddyksi voidaan katsoa
my6s muiden auttamisen tutkimukseen osallistumalla, ter-

Benefit

experts, or getting access to an effective treatment before
it is made available to the wider patient population.

veydenhuollon ammattilaisten suorittaman tarkan tervey-
dentilan seurannan seka sen, ettd tutkittava padsee uuden
|adkehoidon piiriin jo ennen kuin se on yleisesti saatavilla.

Hyoty

Benefit-risk assessment

In medicines R&D, benefit-risk assessment is the contin-
uous examination of the favourable and unfavourable
results of a specific treatment to determine whether its
benefits outweigh its risks in a -specific condition. It takes
into account the evidence on safety and efficacy, as well
as other factors like the nature and severity of the condi-
tion the medicine is intended to treat or prevent.

Hyoty-riskiarviointi

Laakekehityksessa tehdaan jatkuvasti hyéty-riskiarviointia,
jossa valmisteen riskeja verrataan sen hyétyihin ja maari-
tetdan, ovatko hyddyt suuremmat kuin riskit tutkittavassa
sairaudessa. Arvioinnissa otetaan huomioon saatu tieto
niin tehon kuin turvallisuudenkin suhteen, samoin kuin
mm. sen sairauden luonne ja vakavuus, jota tutkittavalla
valmisteella aiotaan hoitaa.

Bias

In clinical trials, bias is the systematic deviation from
true values of treatment effect through the intentional or
unintentional adjustment of results. Bias can result from
aspects of trial design, the way a trial is carried, or the
way the results are analysed or evaluated. Bias can be
‘operational’ - when it arises because of the way a trial

is carried out; or ‘statistical’ - when it arises because of
trial design or the way results are analysed or evaluated.
For example, poor trial design might mean that partici-
pants at lower risk of experiencing a symptom are placed
in one treatment arm as opposed to another treatment
arm. Excluding data from certain participants because of
knowledge of their outcomes would also cause bias in a
trial. The most important design techniques for avoiding
bias in clinical trials are blinding and randomisation. The
potential effect of bias should also be taken into account
during statistical analysis of trial data.

Harha, systemaattinen virhe

Kliinisissa tutkimuksilla harhalla tai systemaattisella virheel-
& tarkoitetaan joko tarkoituksella tai tarkoituksettomasti
tuloksia muokkaamalla aikaansaatua systemaattista poik-
keamaa hoidon tehon todellisesta arvosta. Harha saattaa
olla seurausta tutkimuksen suunnittelusta, toteutuksesta
tai tulosten analysointitavasta. Se voi olla ‘operatiivista’ -
silloin kun se on seurausta tutkimuksen toteuttamistavasta;
tai 'tilastollista’ - silloin kun se on seurausta tutkimuksen
suunnittelusta tai tulosten analysointitavasta. Epdonnis-
tunut tutkimuksen suunnittelu saattaa esimerkiksi johtaa
sithen, ettd ne tutkittavat, joilla on matalampi riski saada
oireita, sijoittuvat yhteen tutkimusryhmaan. Harhaa seuraa
my0s siitd, jos tutkimuksen tietokannasta suljetaan pois sel-
laisia tutkittavia, joiden osalta tutkimuksen tulokset ovat
tiedossa. Tarkeimmat harhaa ehkaisevat tutkimusten suun-
nittelussa kdytettavat tekniikat ovat sokkoutus ja satunnais-
taminen. Myds tutkimuksen tuloksia tilastollisesti analysoi-
taessa harhan mahdollisuus tulee ottaa huomioon.

Binary Endpoint

The endpoint of a clinical trial is the measurement (such
as change in tumour size) used to decide whether there is
a significant difference between different arms of the trial
(for example, whether a medicine under study is having

a positive effect). There are different types of endpoints.

A binary endpoint is defined by whether an event has
occurred or not (for example, the relief of symptoms, or oc-
currence of disease symptoms). It does not imply a certain
magnitude of an effect. It is a Yes/No construct.

Kaksiarvoinen (binaarinen)
paatetapahtuma

Kliinisessa tutkimuksessa paatetapahtumaksi kutsutaan
sellaista mittaria (kuten esimerkiksi muutosta kasvaimen
koossa), jonka perusteella paatellaan, onko tutkimusryh-
mien valilla merkitsevaa eroa (esimerkiksi tutkimuslaak-
keen positiivinen vaikutus). Paatetapahtumat voivat olla
erilaisia. Binaarinen paatetapahtuma on sellainen, joka
joko tapahtuu tai on tapahtumatta (esimerkiksi oireiden
helpottaminen tai taudin oireiden esiintyminen). Se ei si-
nansa kerro mitaan vaikutuksen suuruusluokasta vaan on
'kylla tai ei' -tyyppinen paatetapahtuma.
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Bioequivalence

Bioequivalence means that the identical active pharma-
ceutical ingredient of two medicines have the same rate
and extent of absorption. The medicines produce the
same effect at the required target. For example, a receptor
in the brain can be a target for a medicine. Bioequiva-
lence is often used to compare an original and generic
version of a medicine, or two different formulations (for
instance, tablet or oral suspension) of the same medicine.

Bioekvivalenssi

Bioekvivalenssilla tarkoitetaan sitd, ettd kahden eri |adke-
valmisteen sisaltamilld identtisilla aktiivisilla farmaseut-
tisilla yhdisteilld on samanlaiset imeytymisominaisuudet.
Valmisteilla on samanlainen vaikutus ladkeaineen koh-
teeseen. Esimerkiksi aivoissa sijaitseva reseptori voi olla
laakeaineen kohde. Bioekvivalenssia tutkitaan esimerkiksi
silloin kun verrataan jotakin ladkeainetta sisaltavaa alku-
perdistd ja geneeristad valmistetta toisiinsa, tai kun verra-
taan toisiinsa saman ladkeaineen kahta eri formulaatiota,
vaikkapa tablettina ja liuoksena annosteltavaa.

Bioequivalence Study

A bioequivalence study is a study conducted to show

that two medicines, or two different dosages of the same
medicine, are equally absorbed after administration and
produce the same effect at the required site. For generic
medicinal products, the concept of bioequivalence is
fundamental since the bioequivalence with the reference
(original) medicinal product must be demonstrated for a
generic to be approved. Regulatory authorities evaluate
bioequivalence by considering two standards: the rate of
absorption and the extent of absorption. If a medicine for-
mulation differs in one or both parameters, the authorities
would determine that this medicine is not bioequivalent
to the original product.

Bioekvivalenssitutkimus

Bioekvivalenssitutkimuksen tarkoituksena on osoittaa ettd
kaksi ladkevalmistetta, tai kaksi eri annosta samaa laake-
valmistetta, imeytyvat annostelun jalkeen samanlaisesti ja
saavat aikaan samat vaikutukset tutkittavassa kohteessa.
Geneeristen |ladkkeiden kehityksessa bioekvivalenssi on
hyvin tarkeaa koska sellaisen valmistajan taytyy osoittaa,
ettd geneerinen ldakevalmiste on bioekvivalentti alkupe-
raisen |laakevalmisteen kanssa ennen kuin geneeriselle
valmisteelle voidaan myontdaa myyntilupa. Myyntilupavi-
ranomaiset arvioivat bioekvivalenssia kahden standardin
mukaan: imeytymisnopeus ja imeytymisteho. Mikali ge-
neerinen valmiste eroaa alkuperdisesta naista toisenkin

osalta, viranomaiset eivat pida valmistetta bioekvivalentti-

na alkuperalaakkeen kanssa.

Bioethics

Bioethics is the application of ethics to the fields of
medicine, biomedical research and health policy. It has be-
come an important area of enquiry as advances are made
especially in genetic medicine and reproduction. The
ethical aspects of research and policy are often included
under the title ‘ELSI', which stands for ‘ethical, legal and
social issues'.

Bioetiikka

Bioetiikka on sellainen etiikan haara, joka keskittyy ni-
menomaan laaketieteeseen, bioladketieteelliseen tutki-

mukseen ja terveyspolitiikkaan. Siita on tullut hyvin merki-

tyksellistd ja sen merkitys kasvaa koko ajan kun erityisesti
geeniladketiede ja lisddantymislaaketiede kehittyvat. Tut-
kimuksen ja terveyspolitiikan eettiset nakékulmat sisalty-
vat termiin 'ELSI', joka on lyhenne sanoista eettiset (engl.
‘ethical’), lainmukaiset (engl. 'legal’) ja sosiaaliset asiat
(engl. 'social issues’).

Biologic Medicine

A biologic medicine is any medicinal product manu-
factured in, extracted from, or synthesised in part from
biological sources. Biologics can be composed of sugars,
proteins, or nucleic acids; they may be complex combina-
tions of sugars, proteins, or nucleic acids; or they may be
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Biologinen ladkevalmiste

Biologinen lddkevalmiste on sellainen, joka valmistetaan,
uutetaan tai syntetisoidaan osittain biologisista lahteis-
ta. Biologiset ainesosat voivat muodostua sokereista,
proteiineista tai nukleiinihapoista; ne voivat olla néiden
monimutkaisia yhdistelmid tai elavia soluja tai kudok-

Biologic Medicine

living cells or tissues. Some of the oldest forms of biolog-
ics are extracted from the bodies of animals and other
humans - such as whole blood and blood components.
Some traditional biologics are now produced in the labo-
ratory rather than from living tissue - for example, tissue
for transplants, antibodies for passive immunisation, and
insulation. Different from chemically synthesized pharma-
ceuticals, they include vaccines, blood or blood compo-
nents, gene therapies, and living cells used in cell therapy.

Biologinen ladkevalmiste

sia. Jotkut vanhimmista biologisista ladkkeista on uutettu
eldinten tai ihmisten kudoksista - esimerkiksi kokoveres-
ta tai verituotteista. Erdat perinteiset biologiset ladkkeet
valmistetaan nykyisin laboratoriossa eikd enda eldvista
kudoksista - esimerkiksi kudossiirrdannaiset ja vasta-aineet
passiivista immunisaatiota varten. Ne poikkeavat kemialli-
sesti syntetisoiduista ladkeaineista ja tdhan luokkaan kuu-
luvat mm. rokotteet, verituotteet, geeniterapiat ja solute-
rapiassa kaytettavat elavat solut.

Biomarker

A biological marker is something that can be measured
which points to the presence of a disease, a physiological
change, response to a treatment, or a psychological condi-
tion. For example, glucose levels are used as a biomarker
in managing diabetes, and brain images can provide
information about the progression of multiple sclerosis.
Biomarkers are used in many scientific fields. They are
used in different ways at different stages of medicines
development, including in some cases as a surrogate end-
point to indicate and measure the effect of interventions,
such as medicines, in trials. For example, haemoglobin
levels have been used in Phase Ill trials to support devel-
opment of therapies for Type 1 Gaucher disease (a rare
disease that affects multiple organ systems and shortens
life expectancy, but which can take years to show changes
in clinical symptoms).

Biomarkkeri

Biologinen markkeri on jotakin sellaista, joka voidaan mi-
tata ja joka viittaa sairauden olemassaoloon, fysiologiseen
muutokseen, hoitovasteeseen tai psykologiseen tilaan. Esi-
merkiksi verensokerin tasoa kdytetdan biomarkkerina diabe-
teksen hoidossa ja aivokuvantamisessa tehtavat |6ydokset
voivat kertoa multippeliskleroosin eli MStaudin etenemi-
sestd. Biomarkkereita kdytetaan monilla tieteen aloilla. Nii-
ta kaytetaan eri tavoin ladkekehityksen eri vaiheissa ja ne
voivat olla joissakin tapauksissa my6s ns. sijaispaatetapah-
tumia (engl.'surrogate endpoints'), joilla mitataan annetun
hoidon, kuten ldakkeen, vaikutusta kliinisissa tutkimuksis-
sa. Esimerkiksi hemoglobiinitasoa on kdytetty surrogaatti-
markkerina 3. vaiheen kliinisissa laaketutkimuksissa, kun
on kehitetty hoitoja tyypin 1 Gaucherin tautiin. Gaucherin
tauti on useisiin elimiin kohdistuva harvinaissairaus, joka
lyhentaa elinikda mutta jonka kliiniset oireet ilmaantuvat
tyypillisesti vasta vuosia sairauden alkamisen jalkeen.

Biosimilar Medicine

A biosimilar medicine is a biological medicine which is
similar to another biological medicine that has already
been authorised for use. Biosimilar medicines are com-
monly known as biological generic medicines. The existing
biological medicine is known as the 'reference medicinal
product’. Biosimilars may only be marketed after the
patent for the reference medicinal product has expired,
although they may be developed earlier. A biosimilar
medicine and its reference medicinal product are expected
to have the same safety and efficacy profile. Biosimilar
medicines are developed to have the same mechanism

of action, and to treat the same diseases as the reference
medicinal product. Standards of the EU Good Manufactur-
ing Practice (GMP) apply to the manufacture of biosimilar
medicines in the same way as for any other biological
medicinal product. Biosimilar medicines may offer a less
costly alternative to existing biological medicinal products
that have lost their exclusivity rights.

Biosimilaari [daakevalmiste

Biosimilaari |adkevalmiste on biologinen laake, joka on
samanlainen toisen, jo markkinoilla olevan biologisen
laakkeen kanssa. Biosimilaarit 1adkkeet ovat siis geneeri-
sid biologisia ladkkeitd. Myyntiluvallinen biologinen laéke
toimii biosimilaarin |adkkeen vertailuvalmisteena. Biosi-
milaareja ladkkeita voidaan markkinoida vasta kun ver-
tailuvalmisteen patentti on rauennut vaikka ne voidaan
kehittaa jo aiemmin. Biosimilaarilla ladkkeella ja vertailu-
valmisteella odotetaan olevan samanlainen profiili mita
tulee turvallisuuteen ja tehoon. Biosimilaari ladke kehi-
tetdan siten, ettd silld on sama toimintamekanismi kuin
vertailuvalmisteella ja silld hoidetaan samoja sairauksia.
Hyvan tuotantotavan EU-standardit koskevat biosimilaa-
reja ladkkeitd siind missad muitakin biologisia laakkeita.
Biosimilaarit ldakkeet saattavat tarjota edullisemman
vaihtoehdon olemassa oleville biologisille 1aakeille siina
vaiheessa kun ndma ovat menettaneet yksinoikeutensa.
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Blinding

Blinding is a way of making sure that the people involved
in a research study, such as the participants in clinical
trials, do not know which trial arm they are assigned to.
For example, in a trial with one treatment arm and one
placebo arm, blinding means that the participants do not
know if they are receiving the treatment or the placebo.
Blinding is used to remove bias that can be caused inten-
tionally or unintentionally if participants or the research
team are aware of which trial group participants are in.
Sometimes the term ‘single-blind’ is used to describe stud-
ies where the participants are unaware of which arm they
are in, but the research team does know. In a double-blind
trial, both the research team and participants do not
know which participant is assigned to which arm. A blind
trial is the opposite of an open or open-label trial.

Sokkoutus

Sokkoutuksella varmistetaan, ettd kliiniseen ladketutki-
mukseen eri rooleissa osallistuvat henkil6t eivat tiedd mi-
hin hoitoryhméaan kukin tutkittava kuuluu. Esimerkiksi
tutkimuksessa, jossa on aktiivilddkettd saava ryhma ja lu-
melddkettad saava ryhma, osallistujat eivat tiedd kumpaa
hoitoa he saavat. Sokkoutuksella pystytddn vahentamaa
harhaa, joka saattaisi joko tietoisesti tai tiedostamatta
seurata siitd, ettd tutkittavat ja tutkimusryhman jasenet
tietdisivat mitd hoitoa kukin saa. Termilld 'yksinkertainen

sokkoutus' (engl. 'single-blind’) tarkoitetaan tilannetta, jos-

sa tutkittavat eivat tiedd mihin ryhmaan kuuluvat mutta
tutkimusryhma tietaa. Kaksoissokkoutetussa (engl. ‘'doub-
le-blind’) tutkimuksessa sen enempaa tutkimusryhma kuin
tutkittavakaan eivat tiedd, kumpaan ryhmaan tutkittava
kuuluu. Sokkoutettu tutkimus on vastakohta avoimelle
tutkimukselle (engl. 'open-label trial’).

Branded Medicines

Branded medicines are medicines which have a name giv-
en to them by a company for the purpose of advertising.
The names of branded medicines are different from the
International Nonproprietary Name (INN), also known as
the generic name. Branded medicines may be the original
medicine developed by a company or several companies
may make the same generic medicine, to which each
company gives its own brand name.

Kauppanimelliset |dakkeet

Laaketehtaat antavat valmistamilleen ladkkeille kauppa-
nimid markkinointitarkoituksiin. Ladkkeen kauppanimi on
eri kuin sen geneerinen nimi, joka taas perustuu INN-stan-
dardiin (International Nonproprietary Name). Kauppani-
melliset |adkkeet voivat olla joko ladkeyrityksen itse kehit-
tamia alkuperaldakkeita tai niiden tuottamia geneerisia
laakkeita.

C

Carcinogenicity
studies

Studies that use animal models to evaluate the carcino-
genic potential of pharmaceuticals. They are also used
to test chemicals and food additives. The objectives of
carcinogenicity studies are to identify a tumorigenic
potential in animals and to assess the relevant risk in
humans. Any cause for concern derived from laboratory
investigations, animal toxicology studies, and data in
humans may lead to a need for carcinogenicity studies.
The fundamental considerations in assessing the need
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Karsinogeenisyys-
tutkimukset

Karsinogeenisyystutkimukset ovat eldinmalleilla tehtavia
tutkimuksia, joilla tutkitaan lddkeaineen karsinogeenisia eli
syopaa aiheuttavia ominaisuuksia. Niita kdytetddan myos
kemikaalien ja elintarvikkeiden lisdaineiden testaamiseen.
Naissa tutkimuksissa pyritaan eldinmalleja hyvaksikayttaen
selvittdmdan yhdisteen mahdollista karsinogeenista poten-
tiaalia ihmisessa. Karsinogeenisyystutkimuksia taytyy tehda
silloin kun muut tutkimukset, esimerkiksi laboratoriotutki-
mukset, eldimilla tehtavat toksikologiset tutkimukset tai ih-

Carcinogenicity studies

for carcinogenicity studies are the maximum duration of
patient treatment and any perceived cause for concern
arising from other investigations.

Karsinogeenisyystutkimukset

misilla tehtavat kliiniset tutkimukset herattavat epdilyn siitd,
ettd yhdisteelld saattaisi olla karsinogeenista potentiaalia.
Karsinogeenisyystutkimuksista paatettdessa merkittava vai-
kutus on silld, miten pitkdan hoitoa potilaille on tarkoitus an-
taa ja silld, mita signaaleja muissa tutkimuksissa on saatu.

Causal relationship

Is the relation between an event (the cause) and a second
event (the effect), where the effect is a direct consequence
of the cause.

Syy-seuraussuhde

Syy-seuraussuhde on kahden asian, syyn ja siitd seuraavan
vaikutuksen eli seurauksen valinen suhde silloin kun vai-
kutus on suoraa seurausta syysta.

Causation

The relationship between an event or situation and a
possible reason or cause.

Syy-yhteys

Syy-yhteys on tietyn tapahtuman tai tilanteen ja sen ai-
heuttaman tekijan vélinen suhde.

Centralised procedure

The centralised procedure is a process for obtaining mar-
keting authorisation for a medicine in the EU. The Euro-
pean Medicines Agency (EMA) oversees the centralised
authorisation procedure for human and veterinary medi-
cines. This procedure results in a single marketing authori-
sation, granted by the European Commission, which allows
a medicine to be marketed in all EEA (European Economic
Area) countries (EU member states and the three EEA
EFTA States: Iceland, Liechtenstein, and Norway).

Keskitetty menettely

Keskitetty menettely on erds ladkkeen myyntiluvan hake-
misen muoto EU:n alueella. Euroopan laakevirasto EMA
(European Medicines Agency) vastaa keskitetysta myynti-
lupamenettelystad sekd ihmis- ettd eldinladkkeiden osal-

ta. Tdman menettelyn seurauksena laakeyritys saa yhden
Euroopan Komission myéntdman myyntiluvan, jolla se saa
markkinoida laakevalmistetta kaikissa EEA:n (European
Economy Area) maissa (kaikissa EU:n jasenvaltioissa seka
kolmessa EEA EFTA -maassa: Islanti, Lichtenstein ja Norja).

Chemotherapy

Chemotherapy is a type of cancer treatment that uses
medicines to destroy cancer cells. Chemotherapy is used
along with surgery, radiation therapy, or biological ther-
apy. It works by stopping or slowing the rapidly growing
cancer cells. However, chemotherapy can also harm
healthy cells that divide quickly, such as those that line
the mouth and intestines. Due to the effect these medi-
cines have on healthy cells, serious or severe side effects
are common.

Kemoterapia

Kemoterapia on syopahoitoa, jossa sydpasoluja tuhotaan
laakkeiden avulla. Kemoterapiaa kdytetdan yhdesséa leik-
kaushoidon, séddehoidon ja/tai biologisten hoitojen kans-
sa. Sen teho perustuu nopeasti jakautuvien syépdsolujen
jakautumisen estdmiseen tai hidastamiseen. Kemoterapia
voi kuitenkin tuhota my0s nopeasti jakautuvia terveita
soluja, esimerkiksi suun ja suoliston limakalvojen soluja.
Néiden terveisiin soluihin kohdistuvien vaikutustensa ta-
kia kemoterapialla on yleisesti vakavia haittavaikutuksia.

Clearance

Clearance is a term in pharmacokinetics which describes
the volume of plasma that is completely cleared of a
substance per unit time. The usual units are mL/min. The

Puhdistuma

Puhdistuma on farmakokinetiikan termi, jolla tarkoitetaan
sitd plasman tilavuutta, joka puhdistuu taydellisesti tietys-
ta yhdisteestd annetussa aikayksikdssd. Yleensa kaytetdan
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Clearance

total body clearance will be equal to the renal (kidney)
clearance + hepatic (liver) clearance + lung clearance
although for many medicines the clearance is simply
considered as the renal excretion ability.

Puhdistuma

yksikkdd ml/min. Koko kehon puhdistuma on munuaisten
puhdistuman, maksan puhdistuman ja keuhkojen puhdis-
tuman summa vaikka monien ldakeaineiden tapauksessa
puhdistumalla tarkoitetaan vain munuaisten kautta ta-
pahtuvaa puhdistumaa.

Clinical development

Clinical development is one step in the process of bring-
ing new medicines or treatments to the market. Based on
non-clinical research (microorganisms/animals), it refers
to clinical trials, which are done in people. They follow
different phases designated as Phase I, 11, Ill (and IV after
marketing authorisation).

Kliininen kehitys

Kliininen kehitys on yksi vaihe prosessissa, jonka tarkoituk-
sena on tuoda uusia ladkeaineita markkinoille. Kliininen
kehitys perustuu non-kliiniselle tutkimukselle (mikro-orga-
nismeilla tai eldimilld tehdyt tutkimukset) ja siihen kuuluu
ithmisella tehtavia kliinisid laaketutkimuksia. Kliiniset 1aa-
ketutkimukset voidaan jakaa vaiheisiin 1, 2, 3 ja 4 (viimei-
set tehddan myyntiluvan saamisen jalkeen).

Clinical effectiveness

As a component of a dossier submitted for HTA assess-
ment, clinical effectiveness is a measure of how well a
particular treatment works in the practice of medicine. It
depends on the application of the best knowledge derived
from research, clinical experience, and patient preferences.

Kliininen tehokkuus

Kliinisella tehokkuudella (engl. 'effectiveness’) kuvataan sita
miten hyvin tietty hoito toimii kdytannén hoitotydssa. Se
muodostaa yhden osan terveydenhuollon menetelmien ar-
vioinnista (HTA, engl. Health Technology Assessment'). Arvi-
ointia tehtdessd huomioon otetaan tutkimuksista, kliinisesta
kaytosta ja potilaiden kokemusten kautta kerétty tieto.

Clinical efficacy

In medicine, clinical efficacy indicates a positive therapeu-
tic effect. If efficacy is established, an intervention is likely
to be at least as good as other available interventions to
which it will have been compared. When talking in terms
of efficacy versus effectiveness, efficacy measures how well
a treatment works in clinical trials or laboratory studies.
Effectiveness, on the other hand, relates to how well a
treatment works in the practice of medicine.

Kliininen teho

Kliiniselld teholla (engl. ‘efficacy’) tarkoitetaan positiivista
terapeuttista tehoa. Jos ladkkeelld on teho, silld annettu
hoito tehoaa ainakin yhta hyvin kuin muut olemassa ole-
vat hoitomuodot, joihin kyseista ladketta on verrattu. Kun
puhutaan virallisista termeistd 'teho’ ja 'tehokkuus', tehol-
la tarkoitetaan sitd, miten hyvin ladke tai muu hoito on
toiminut kliinisissa laaketutkimuksissa tai laboratoriotut-
kimuksissa. Tehokkuudella tarkoitetaan puolestaan sita,
ettd hoito toimii kdytdnndn hoitotydssa.

Clinical pharmacology

In relation to clinical development, pharmacology deals
with the effects of compounds (medicines in development)
in healthy volunteers and in patients. It usually includes
pharmacodynamics and pharmacokinetics. In the evalua-
tion process the action and adverse effects of compounds
can be measured and compared.

14

Kliininen farmakologia

Laakekehityksen yhteydessa farmakologialla tarkoitetaan
yhdisteen (eli kehitettdvan ladkkeen) vaikutuksia tervei-
siin vapaaehtoisiin ja potilaisiin. Se jaetaan yleensa far-
makodynamiikkaan ja farmakokinetiikkaan. Arviointipro-
sessissa selvitetdan ja vertaillaan valmisteen vaikutuksia
ja haittavaikutuksia.

Clinical phase

The clinical phase of medicines development is the one
involving humans, and is different from the ‘'non-clinical’
or 'pre<clinical phase' in which studies are performed

in labs or in animals (such as for pharmacology,/toxi-
cology analysis). Clinical studies are conducted in four
steps, called ‘phases’ - each designed to answer separate
research questions.

Kliininen vaihe (tai faasi)

Laakekehityksen kliininen vaihe on se kehitystydn osa, jos-
sa tutkimukset kohdistuvat ihmisiin. Tata edeltad non-klii-
ninen tai prekliininen vaihe, jossa tutkimukset suoritetaan
laboratorioissa tai koe-eldimilld (kuten farmakologiset tai
toksikologiset analyysit). Kliiniset tutkimukset eritelldan
neljdén eri vaiheeseen, niin kutsuttuihin faaseihin - jokai-
sessa vaiheessa tutkimukset suunnitellaan vastaamaan
tiettyihin kysymyksiin.

Clinical study

A clinical study is a scientific investigation in which par-
ticipants receive a health-related intervention, such as a
medicine, in order to learn about (discover or verify) how
it works and interacts with the body (clinical, pharmaco-
logical, pharmacodynamic, and pharmacokinetic effects),
or to identify any adverse reaction in order to understand
the safety of and/or how well the medicine works (effi-
cacy). Previously, the terms clinical study and clinical trial
were used synonymously. Refer to Regulation 2014,/536
for more information.

Kliininen tutkimus

Kliininen tutkimus on tieteellinen tutkimus jossa tutkittavil-
le annetaan jotakin terveyteen liittyvaa hoitoa, esimerkiksi
ladkettd, ja jossa selvitetddn tdman hoidon vaikutuksia eli-
mistossa (kliinisid, farmakologisia, farmakodynaamisia ja
farmakokineettisia vaikutuksia), tai jossa tutkitaan hoidon
aiheuttamia haittavaikutuksia ja tata kautta tutkitaan hoi-
don turvallisuutta ja tehoa. Aiemmin englanninkieliset ter-
mit ‘clinical study’ ja ‘clinical trial' tarkoittivat samaa asiaa
mutta uusi EU:n ladketutkimusasetus (2014,/536) on an-
tanut termeille toisistaan poikkeavat maaritelmat.

Clinical trial

A clinical trial is a clinical study in which participants

are assigned according to a pre-defined therapeutic
strategy or plan (protocol) to receive a health-related
intervention, such as a medicine, in order to investigate
its effects on health outcomes, usually compared to
another (or sometimes no) treatment. Clinical trials are
used to evaluate clinical practices that do not fall within
the current practices of a country, or to evaluate a new
medicine (investigational medicinal product). Clinical
trials are used to generate data on the safety and efficacy
of the intervention. Clinical trials are conducted only after
a regulatory authority approval and ethics committee re-
view. Clinical trials are often characterised in Phases from
| (first-in-human), 1l (exploratory), lll (confirmatory) to IV
(post approval). Previously, the terms clinical study and
clinical trial were used synonymously. Refer to Regulation
2014,/536 for more information.

Kliininen laaketutkimus

Kliininen lagketutkimus on sellainen kliininen tutkimus,
jossa tutkittaville annetaan lddkehoitoa ennalta kirjatun
tutkimussuunnitelman mukaisesti. Kliinisessa laaketut-
kimuksessa tutkitaan annetun ldakkeen vaikutuksia tut-
kittavan terveyteen ja useimmiten sitd verrataan toiseen
ldakkeeseen tai lumevalmisteeseen. Kliinisissa laaketutki-
muksissa tutkitaan joko kokonaan uusia ladkkeita tai sit-
ten niiden avulla voidaan tutkia olemassa olevia laakkeita
uusiin tarkoituksiin. Kliinisten ladketutkimuksen tarkoituk-
sena on madrittda tutkittavan hoidon tehoa ja turvalli-
suutta. Kliinisen ladketutkimuksen saa aloittaa vasta kun
viranomaiset ja eettinen toimikunta ovat todenneet sen
hyvaksyttavaksi. Kliiniset ldaketutkimukset jaetaan usein
vaiheisiin (faaseihin): faasin 1 tutkimuksissa ladketta an-
netaan ihmiselle (terveille vapaaehtoisille tai joissakin
tapauksissa potilaille) ensimmaéisen kerran, faasissa 2 teh-
daan kokeellisia tutkimuksia yleensa potilailla, faasissa

3 aiemmat tulokset varmistetaan suuremmalla otoksella
ja faasin 4 tutkimukset tehddan myyntiluvan saamisen
jalkeen. Aiemmin englanninkieliset termit ‘clinical study’
ja 'clinical trial’ tarkoittivat samaa asiaa mutta uusi EU:n
ldaketutkimusasetus (2014,/536) on antanut termeille
toisistaan poikkeavat maaritelmat.
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Clinical trial authorisation

Before a clinical trial can start, the sponsor must apply
for and be given clinical trial authorisation (CTA). Each
European country has its own regulatory authority that
assesses applications for clinical trial authorisations.

For clinical trials that will take place in more than one
European country, there is a 'Voluntary Harmonisation
Procedure’ which allows one application to be submitted
to the authorities in all the relevant countries. As well

as clinical trial authorisation, a positive opinion from an
ethics committee (or institutional review board) is needed
before a clinical trial can go ahead.

Kliinisen laaketutkimuksen
viranomaislupa

Ennen kuin kliininen 1daketutkimus voi alkaa, tutkimuksen
toimeksiantajan taytyy hankkia sille asianomaisen viran-
omaisen hyvaksynta. Jokaisella Euroopan maalla on oma
viranomaisensa, joka mydntaa luvat kyseisessa maassa
toteutettaville kliinisille ldaketutkimuksille. Jos sama tut-
kimus toteutetaan useassa EU-maassa, voidaan kayttaa
"Voluntary Harmonisation Procedure’ -nimistad prosessia,
jonka avulla voidaan saada samaan aikaan viranomaislu-
pa kaikkiin maihin. Viranomaisluvan lisaksi kliinisen 1aa-
ketutkimuksen taytyy saada puoltava lausunto eettiselta
toimikunnalta ennen kuin se voi alkaa.

ClinicalTrials.gov

ClinicalTrials.gov is an online resource that provides infor-
mation about clinical studies on a wide range of diseases.
It includes information on whether the studies are recruit-
ing patients, and a summary of the results of studies once
they have finished. The resource can be found at https;//
clinicaltrials.gov (address correct April, 2019). Studies can
be searched for by disease or by country. Although it is
funded by the US government, it includes studies based
around the world. The resource is aimed at patients and
their families, healthcare professionals, researchers and
the public. The website is maintained by the National
Library of Medicine (NLM) at the National Institutes of
Health (NIH).

ClinicalTrials.gov

ClinicalTrials.gov on internetista |6ytyva tietokanta, jos-

ta |dytyy tietoa useimmista meneilldén olevista kliinisista
[aaketutkimuksista. Sielta [6ytyy tiedot mm. siitd, rekrytoi-
daanko tutkimukseen parhaillaan potilaita ja usein myds
tutkimuksen padatulokset tutkimuksen paatyttya. Tietokan-
ta ldytyy osoitteesta https;//clinicaltrials.gov (huhtikuus-
sa 2019). Tutkimuksia voidaan etsia tietokannasta esimer-
kiksi maan tai sairauden mukaan. Tietokanta on USA:n
viranomaisten yllapitdma mutta sielta |6ytyy tietoa myds
monista USA:n ulkopuolella tehtdvista tutkimuksista. Tie-
tokanta on tarkoitettu niin potilaille ja heidan omaisilleen
kuin terveydenhuollon ammattilaisille ja tutkijoillekin. Tie-
tokantaa ylldpitda National Institute of Health'n (NIH)
alainen National Library of Medicine (NLM).

Cohort Studies

Cohort studies are used to study how common diseases
are, their causes, and their prognoses. Cohorts are groups
of people who are selected on the basis of certain charac-
teristics. For example, if exposure to a risk factor such as
cigarette smoke is suspected to cause a disease, a cohort
can be selected in which one group has been exposed
and another group has not. Both groups are then studied
for signs or symptoms of disease. Cohort studies can be
prospective (cohorts are identified before any signs of dis-
ease and are followed up over time) or retrospective (data
is used that has already been collected, possibly over a
long period of time). Cohort studies are a kind of observa-
tional study, in which the researcher does not perform any
intervention (such as administering a medicine). Cohort
studies are useful when it would be unethical to carry out
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Kohorttitutkimukset

Kohorttitutkimusten avulla tutkitaan sairauksien yleisyyt-
td, syitd ja paranemisennustetta. Kohortit ovat tutkittavien
ryhmid, joihin tutkittavat valitaan tiettyjen ominaisuuksien
perusteella. Jos halutaan selvittdd jonkinlaisen altistuksen,
esimerkiksi tupakoinnin, vaikutusta tietyn sairauden syn-

tyyn, kohortin yhteen ryhmaan valitaan tupakoivia henkil6i-

ta ja toiseen tupakoimattomia. Tutkittavan sairauden oirei-
den ilmaantumista seurataan taman jalkeen molemmissa
ryhmissa. Kohorttitutkimukset voivat olla prospektiivisia
(kohortit valitaan ennen sairauden oireiden ilmestymistd)
tai retrospektiivisia (hyddynnetaan jo aiemmin mahdolli-
sesti pitkaltakin ajalta kerdttya dataa). Kohorttitutkimukset
ovat havainnoivia tutkimuksia, joissa tutkittaviin ei kohdis-
teta mitdan interventioita (kuten anneta tiettya laakettd).
Kohorttitutkimukset ovat hyddyllisia erityisesti silloin kun

Cohort Studies

a randomised controlled trial (RCT). For example, delib-
erately exposing people to cigarette smoke or asbestos
would be (...)

Kohorttitutkimukset

satunnaistettujen, kontrolloitujen tutkimusten tekeminen
olisi epaeettista. Esimerkiksi ihmisten tahallinen altistami-
nen tupakansavulle tai asbestille ei tulisi kysymykseen.

Combined advanced-therapy
medicines

Combined advanced-therapy medicines are medical prod-
ucts based on the combination of genes (gene therapy),
cell therapy (cell therapy) or tissues (tissue engineering)
with one or more medical devices as an integral part of
the medicine.

Pitkalle kehitetyt yhdistelma-
|adkkeet

Pitkalle kehitetyt yhdistelmalaakkeet (tai ATMP-yhdistel-
mavalmisteet) ovat ladkevalmisteita joissa geeni-, solu- tai
kudoshoito on yhdistetty yhteen tai useampaan laaketie-
teelliseen laitteeseen oleellisena osana hoitoa.

Compassionate use

Method of providing an unlicensed medicine prior to final
approval by a requlatory (competent) authority for use in
humans. This procedure is used with very sick individuals
who have no other treatment options. Often, case-by-case
approval must be obtained for compassionate use of a
medicine or therapy.

Erityislupaa edellyttava kaytto

Menettely, jossa vield myyntiluvatonta lddkevalmistetta
kdytetdan potilaan hoidossa. Tallaista menettelyad voidaan
joskus noudattaa hyvin sairaiden potilaiden kohdalla, joil-
la ei ole endd muita hoitovaihtoehtoja. Useimmissa mais-
sa kuten Suomessa téllainen kayttd vaatii tapauskohtai-
sen viranomaisluvan.

Compound

Two or more elements or molecules which are chemically
bound to each other. The term ‘compound’ is often used
to refer to a medicine which is being developed.

Yhdiste

Yhdisteen muodostavat kaksi tai useampia toisiinsa ke-
miallisesti sidoksissa olevaa elementtid tai molekyylia.
Termid 'yhdiste' kdytetdan usein kun puhutaan kehitysvai-
heessa olevasta ladkemolekyylista.

Concomitant

Something that exists or occurs at the same time as
something else. It can be a natural event, but in medicine
is used when referring to: Concomitant medication: two or
more medicines are given at the same time when treating
diseases, or Concomitant disease: a second disease (or
more) is present at the same time as the primary disease
(or secondary symptoms occur with a main symptom).

Samanaikainen

Laaketutkimusten yhteydessa usein kaytetylld englannin-
kielisella termilld ‘concomitant’ tarkoitetaan samanaikai-
sesti tapahtuvia asioita. Ladkekehityksesta puhuttaessa
sitd kaytetdan kun viitataan samanaikaisesti otettavaan
|adkkeeseen (concomitant medication) tai samaan aikaan
esiintyva toinen sairaus (concomitant disease).

Confirmatory studies

These are studies conducted in Phase Il of the clinical de-
velopment of a medicine. They aim to confirm the efficacy
and safety in a large patient population. They can involve
thousands of patients, can be run in many countries,

Varmistavat tutkimukset

Vaiheen 3 kliinisia laaketutkimuksia kutsutaan joskus var-
mistaviksi tutkimuksiksi. Niiden avulla pyritdan varmista-
maan aiemmissa tutkimuksissa saadut, [adkkeen tehoon

ja turvallisuuteen liittyvat tulokset isossa potilaspopulaa-
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Confirmatory studies

require a huge amount of expertise to be run effectively,
and are therefore resource intense and very time consum-
ing. They are the largest, most complicated, and most
expensive part of the development of a medicine.

Varmistavat tutkimukset

tiossa. Ndissa tutkimuksissa voi olla mukana tuhansia tut-

kittavia, ne toteutetaan yleensa monissa maissa ja ne vaa-

tivat tekijoiltaan paljon osaamista ja kokemusta. Nama
tutkimukset vaativat paljon resursseja ja aikaa. Vaiheen 3
tutkimukset ovat laakekehitysohjelmien suurimpia, moni-
mutkaisimpia ja kalleimpia osuuksia.

Continuous endpoint

A measurement, often expressed in numbers, collected in a
clinical trial that represents a specific variable. Unlike bina-
ry endpoints which are expressed by 'yes' or 'no’ (e.g. 'sur-
vived' against 'dead’), continuous endpoints are expressed
by measurement on a continuum of possible values over
time (e.g. blood pressure or months of survival).

Jatkuva paatetapahtuma

Useinmiten numeerinen kliinisessa tutkimuksessa seurat-
tava mittaustulos, joka kuvaa jotakin tiettyd muuttujaa.
Toisin kuin binaarinen paatetapahtuma, jotka ilmaistaan
'kylla" tai ‘el -tyyppisilla vastauksilla, jatkuva muuttuja
voi saada minkd tahansa kyseisen mittausasteikon nu-
meerisen arvon (esim. verenpaine).

Contract research organisation

A contract research organisation (CRO) is an independent
organisation that provides support into the medicines
development process. Typically, a CRO will organise and
conduct clinical trials to test an investigational medicinal
product in humans.

Contract Research Organisation
(CRO)

CRO on itsendinen tutkimusyritys, joka tarjoaa laake-
kehitystydn kdytdnnon toteutukseen liittyvia palveluja.
Tyypillisesti CRO:n palveluja kaytetdan kliinisten laake-
tutkimusten toteutuksessa, tai CRO voi toteuttaa koko tut-
kimuksen toimeksiantajan puolesta.

Cost effectiveness

In the context of pharmacoeconomics, cost effectiveness

is studied by looking at the results of different interven-
tions by measuring a single outcome, usually in 'natural’
units (for example, life-years gained, deaths avoided, heart
attacks avoided, or cases detected). Alternative interven-
tions are then compared in terms of cost per (natural) unit
of effectiveness in order to assess how it provides value for
money. This economic evaluation helps decision-makers to
determine where to allocate limited healthcare resources.
Cost effectiveness, however, is only one of a number of
criteria that should be used to determine whether or not
interventions are made available. Other issues, such as
equity, needs, and priorities should also be part of the
decision-making process.
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Kustannustehokkuus

Terveystaloustieteesta puhuttaessa hoidon kustannuste-
hokkuutta arvioidaan tutkimalla tietyn hoidon vaikutusta
johonkin tiettyyn muuttujaan (esimerkiksi jéljelld olevien
elinvuosien maadraan, véltettyihin kuolemiin, valtettyi-

hin sydankohtauksiin). Eri hoitoja voidaan sitten verrata
toisiinsa hoidon ja mitattavan muuttujan kustannusten
osalta ja ndin arvioida kustakin hoidosta saatava vasti-
ne rahalle. Taman kaltainen taloudellinen arviointi auttaa
paatoksentekijoitd sen madrittdmisessd, mihin hoitoihin
rajalliset terveydenhuoltoresurssit kohdistetaan. Kustan-
nustehokkuus on kuitenkin vain yksi hoidon myéntamisen
kriteeri ja sen lisdksi tulee huomioida muita tekijoitd ku-
ten tasapuolisuus, erilaiset tarpeet ja erilaiset prioriteetit.

Criteria for 'go/no-go’
decisions

Compounds under investigation as potential new medi-
cines must meet certain criteria, at each stage of devel-
opment, in order to progress further. These criteria need
to be agreed upon by the medicines developers. A ‘go’
decision means that the compound meets the criteria, and
will be advanced to the next development step. Failure

to meet the criteria will lead to a 'no-go’ decision and the
medicine development will stop.

Kriteerit ‘go/no-go’ -paatoksille

Laakekehityksen aikana tutkittavana olevan molekyylin
on taytettava tietyt kriteerit jokaisessa kehitysvaiheessa,
jotta kehitystyd voi jatkua. Ladkekehitystydta tekeva yritys
maarittdd nama kriteerit. 'Go'- paatos tarkoittaa sitd, etta
kehitystyd jatkuu aina seuraavaan paatoksentekopistee-
seen saakka. ‘No-go' -pdatds tarkoittaa sitd, etta tutkitta-
va molekyyli ei tdyta asetettuja kriteereita ja ladkkeen ke-
hittdminen loppuu.

Cross-Sectional Study

A cross-sectional study is one type of observational study,
in which the researcher does not perform any intervention
(such as administering a medicine). Cross-sectional studies
are primarily used to find out how many cases of a dis-
ease are present in a population at a given point in time
(called 'prevalence'). They are used to assess the health
needs of a population and are useful in planning and
allocating health resources. Cross-sectional studies are
generally performed by survey/questionnaire or interview.

Poikittaistutkimus

Poikittais- tai poikkileikkaustutkimukset ovat erdanlaisia
havainnoivia tutkimuksia, joissa ei suoriteta minkdanlais-
ta interventiota (kuten annostella ladketta). Poikkileik-
kaustutkimusten avulla selvitetddn useimmin sairauksien
yleisyytta vaestdssa tiettynd ajankohtana, niin sanottua
prevalenssia. Niiden avulla arvioidaan vdeston terveyteen
liittyvid tarpeita ja niiden tuloksia kdytetdan apuna suun-
niteltaessa terveydenhuollon resurssien kayttéa. Poikittais-
tutkimukset tehdaan yleensa erilaisia kyselyjd ja haastat-
teluja apuna kayttéen.

D

DART

Developmental and reproductive toxicity (DART) is
studied in animals to test chemical substances or medi-
cines that might interfere with normal reproduction. This
includes adverse effects on sexual function and fertility
in adult males and females, as well as developmental
toxicity in the offspring (child).

Kehitys- ja liséantymistoksisuus

Kemikaalien ja ladkeaineiden kehitys- ja lisddntymistok-
sisuutta tutkitaan eldimilla silloin kun on syyta epdilla
niiden vaikuttavan lisddntymiseen. Kasite pitda sisallddn
sekd hedelmallisyyteen ja lisddntymistoimintoihin liittyvat
haitat kuin jalkelaisten kehitykseen liittyvédn toksisuuden.

Data and Safety
Monitoring Board
A Data and Safety Monitoring Board (DSMB) is an inde-

pendent group of experts set up to protect patient safety
during a clinical trial. This board periodically reviews clin-

Tietojen ja turvallisuuden
seurantalautakunta

Tietojen ja turvallisuuden seurantalautakunta, josta ylei-
sesti kaytetdan lyhennettd DSMB, on itsendinen, eri alo-
jen asiantuntijoista koostuva ryhmd, joka seuraa tutkitta-
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Data and Safety Monitoring Board

ical study data (and they have access to unblinded data
in case of blinded studies), incidental event reporting, and
clinical study performance. The DSMB provides indepen-
dent advice to ensure participants are not exposed to
undue risks, and make recommendations concerning the
continuation, modification, or termination of a trial.

Tietojen ja turvallisuuden seurantalautakunta

vien turvallisuutta kliinisen |ddketutkimuksen ajan. Tdma
ryhma tarkastelee saannéllisin maaraajoin tutkimuksen
dataa (heilla on sokkoutetuissa tutkimuksissa padsy myos
sokkouttamattomaan dataan), haittatapahtumaraportoin-
tia ja tutkimuksen suoritusta. DSMB:n tehtdva on antaa
itsendisesti neuvoa tutkimuksen toimeksiantajalle niin
ettd tutkittavia ei altisteta tarpeettomasti riskeille. DSMB
voi antaa myos suosituksia tutkimuksen jatkamiseksi,
muutamiseksi tai lopettamiseksi.

Data exclusivity

Data exclusivity refers to the period during which the
data of the original marketing authorisation holder is
protected. It is the time during which another company
cannot use the originator's data in support of another
marketing authorisation application, i.e.: generics, hybrids,
biosimilars. Therefore, competent authorities may not
accept such an application during this period of time.

In Europe, this protection period lasts for a minimum of
eight years and is intended to incentivise innovation.

Yksinoikeus tietoihin

Alkuperaiselld ladkkeen myyntiluvan haltijalla on tietyn ajan-
jakson ajan suojattu yksinoikeus ladkkeen tietoihin. Tana
aikana muut yritykset eivat voi kdyttaa alkuperalaakkeen ke-
hittdjan tutkimustietoja oman esim. geneeriselle, hybridilaak-
keelle tai biosimilaarille ladkkeelle haettavan myyntilupansa
tukemiseen. Myyntilupaviranomaiset eivat voi tana ajanjak-
sona hyvaksya muita myyntilupahakemuksia. Euroopassa
suoja-aika on vahintdan kahdeksan vuotta ja sen tarkoituk-
sena on kannustaa yrityksid innovatiivisuuteen.

Decentralised procedure

The decentralised procedure is a process for authorising
medicines in more than one European Union member
state at the same time.

Hajautettu myyntilupamenettely

Hajautetussa myyntilupamenettelyssa myyntilupa myon-
netdan useaan Euroopan maahan samanaikaisesti.

Degradants

Chemical products formed from the breakdown of a medi-
cine due to for example light, temperature, water, reaction
with non-active substances, or container and closure
systems, etc.

Hajoamistuote

Laakeaineen hajoamisen yhteydessa muodostuva kemiallinen

yhdiste, jonka syntymiseen voivat myétavaikuttaa valo, lampd-

tila, veden tai joidenkin muiden yhdisteiden kanssa kosketuk-
siin joutuminen, sdilytysastia tai sen sulkemismekanismi ym.

Delivery device

A device used for the delivery of a medicine or thera-
peutic agent via a specific route of administration (e.g.
inhaler, dermal patch or infusion pump).

Annostelulaite

Laite, jota kdytetdan apuna ldakeaineen annostelussa tie-
tyn annostelureitin kautta (esim. inhalointilaite, laastari
tai infuusiopumppu).

Delivery system

Medicine delivery systems encompass four main related
aspects: Routes of delivery (ways in which the medications
can be taken, such as orally, by injection, by inhalation,
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Annostelumekanismi

Laakkeen annostelumekanismiin kuuluu nelja erilaista koko-
naisuutta: antoreitti (se reitti, jota pitkin laakeaine vieddan
elimistd6n, esim. suun kautta, injektoimalla, inhaloimalla

Delivery system

etc.). Delivery vehicles (dosage forms such as pills or
slow-release granules). Chemical/biological properties of
the active substance of the medicine (the cargo). Targeting
strategies (delivery methods that deliver medicines to spe-
cific organs, tissues, tumours or structures inside of cells).

Annostelumekanismi

jne.); annostelumuoto (kuten tabletti, kapseli tai hitaasti vai-
kuttavat rakeet jne.); vaikuttavan aineen kemialliset ja bio-
logiset ominaisuudet; Iadkeaineen kohdentaminen (mene-
telmat, joilla lddkeaine saadaan toimitettua vain tiettyihin
elimiin, kudoksiin, kasvaimiin tai solunsisaisiin rakenteisiin).

Directive

An EU Directive is a form of legislation that is ‘directed” at
the member states of the EU. Directives set out a goal or
policy which needs to be achieved by the member states. A
directive shall be binding upon each member state to which
it is addressed, but shall leave to the national authorities the
choice of form and methods. The member states are required
to make the appropriate changes to their national legisla-
tion to implement the Directive. Normally this must be done
within two years. A wide range of issues is dealt with by

directives, including some aspects of health and social policy.

Direktiivi, asetus

EU-direktiivi on kaikkia EU-maita koskevaa ohjeistavaa
lainsdddantoa. Ne asettavat tietyt tavoitteet ja periaat-
teet jotka tdytyy saavuttaa kaikissa jdsenmaissa. Direk-
tiivit sitovat jdsenmaita tavoitteen osalta mutta jattavat
niille vapauden valita milld tavoin ne tdhan tavoitteeseen
padsevat. Jasenmaiden on tarvittaessa muutettava lain-
saadantoéaan niin, etta direktiivissa asetetut tavoitteet ja
periaatteet toteutuvat. Yleensa tama tdytyy tehda kahden
vuoden kuluessa. Direktiiveja sdddetdan monelta eri alal-
ta, myos terveydenhuollon alalta.

Disease burden

Also known as ‘unmet need’ or ‘therapeutic need'. It may
be a measure of the number of people affected by a
particular disease for whom current treatments are inad-
equate. It may include the number of new diagnoses of a
disease, or the costs to society or a government represent-
ing those affected. It may also include more qualitative
aspects about the burden of disease and current treat-
ments available to patients.

Tayttymattamat tarpeet
|dakehoidon osalta

Tama voidaan tulkita sen mittarina, miten moni ihminen kar-
sii tietysta sairaudesta ilman ettd olemassa olevat ladkehoi-
dot ovat hanelle riittavia. Sita voivat kuvata uusien diagnoo-
sien maara tai sairauden hoidon kustannukset yhteiskunnalle.
Siithen voi liittyd my6s laadullisempia mittareita sairauden ai-
heuttamasta rasitteesta ja tarjolla olevista hoidoista.

Dosage

Dosage is a measured and specific amount of a medicine,
with number, and frequency of doses over a specified
period of time or prescribed intervals.

Annostelu

Annostelulla tarkoitetaan tiettyd mitattavissa olevaa maa-
raa laaketta (annoksen koko ja annosten tiheys), joka an-
netaan potilaalle tietyn ajan kuluessa tai tietyin valiajoin.

Dosage forms

Dosage forms of a medicine are the means (or the form)
by which drug molecules are delivered to sites of action
within the body. There are several types of dosage form,
depending on the method/route of delivery of the med-
icine. These include for instance pills, capsules, syrups,
suppositories and solutions for injection. Typically this
involves a mixture of the active substance(s) and non-ac-
tive substances (excipients).

Annostelumuoto

Annostelumuodolla tarkoitetaan sitd muotoa tai tapaa,
jolla |&dke viedaan ihmisen elimistédn. Annostelumuo-
dot voivat olla hyvinkin erilaisia riippuen siitd, mita reittia
pitkin ladkeaine annostellaan. Esimerkkeja erilaisista an-
nostelumuodoista ovat pillerit, kapselit, siirapit, perdpui-
kot ja injektionesteet. Yleensa annostelumuoto koostuu
vaikuttavan ldakeaineen ja erilaisten apuaineiden sekoi-
tuksesta.
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Dosage regimen

The dosage regimen is the schedule of doses of a medi-
cine, including the time between doses, the duration of
treatment and the amount to be taken each time. Dosage
regimens also include how a medicine is to be taken, and
in what formulation (dosage form).

Annostusohjelma (“ladkekuuri”)

Annostusohjelma on lddkkeen annosteluaikataulu, johon
kuuluu annosten vélinen aika, hoidon kokonaiskesto ja
kunkin annoksen koko. Annostusohjelmassa méaaritellddn
myos lddkkeen antoreitti ja annostelumuoto.

Dose

A dose is a single, measured amount of a medicine to be

taken at one time. This can be expressed as the forms (e.g.

1 capsule, 1 suppository), weight (e.g. 250 mg), volume

(e.g. 10 mL, 2 drops), or some other quantity (e.g. 2 puffs).

Annos

Annoksella tarkoitetaan yhdelld kerralla annosteltavaa maa-
raa laakettd. Annos voidaan maaritelld annostelumuodon
yksikkoina (esim. 1 kapseli, 1 perdpuikko), painoyksikkéna
(esim. 250 mg), tilavuutena (esim. 10 ml, 2 tippaa) tai jona-
kin muuna maarana (esim. 2 suihkautusta tai painallusta).

Dose-ranging study

In a dose-ranging study different doses of a medicine are
tested against each other to establish which dose works
best and/or is least harmful.

Annoksenhakututkimus

Annoksenhakututkimuksessa saman ladkevalmisteen eri an-
noksia verrataan toisiinsa, jotta pystytdan ldytdmaan se annos,
joka toimii parhaiten ilman etta silld on kohtuuttomia haittoja.

Double blind

Double blinding is a method used in clinical trials to re-
duce the risk of bias, which can be caused intentionally or
unintentionally when trial participants and/or research-
ers are aware of which participants are receiving which
treatment (or placebo). For example, in a trial with one
treatment group and one placebo group, blinding means
that the participants do not know which group they have
been assigned to. In a double blind trial, neither the re-
search team nor the participants know which participant
is assigned to which group. Sometimes the term 'single
blind" is used to describe studies in which the participants
are unaware of which group they are in but the research
time is aware.

Kaksoissokko

Kaksoissokkoutus on kliinisissa laaketutkimuksissa kaytet-
tava menetelmd, joka vahentaa sellaisen harhan riskia,
jota voisi ilmeta joko tarkoituksellisesti tai tarkoittamat-
ta siind tapauksessa, ettd tutkittavat itse ja tutkimushen-
kilokunta tietdisivat, mitad ladkehoitoa (tai lumelaaketta)
kukin tutkittava saa. Esimerkiksi lumekontrolloiduissa, sok-
koutetussa tutkimuksessa tutkittavat eivat tieda kumpaa
hoitoa saavat. Kaksoissokkoutetussa tutkimuksessa seka
tutkittavat itse etta tutkimushenkilékunta ovat tietamat-
tdmia kunkin saamasta hoidosta. Joskus kaytetaan ter-
mia yksinkertainen sokkoutus (engl. ‘single-blind’) sellais-
ten tutkimusten yhteydessa, joissa tutkittavat eivat tieda
omaa hoitoaan mutta tutkimushenkilokunta tietaa.

Drug candidate

In medicines development, the drug candidate is the
molecule among several that has been shown to have
sufficient target selectivity and potency, and favourable
medicine-like properties and justifies further development.
It will then be subjected to a new series of tests, and
non-clinical studies and clinical trials. At this stage it is
not yet a medicine.
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Laakekandidaatti

Laakekehityksen yhteydessa nimitystd lddkekandidaatti
kdytetdan sellaisesta monien molekyylien joukosta valikoi-
tuneesta molekyylistd, jolla on lupaavaa potentiaalia, jon-
ka vaikutus kohdistuu nimenomaan haluttuun kohteeseen
ja jolla on muutenkin kehitettavaksi ladkkeeksi sopivat
ominaisuudet. Taman valinnan jalkeen molekyylilla teh-
daan suuri maara laboratoriokokeita ja seka non-kliinisia
etta kliinisia tutkimuksia. Tutkimusvaiheessa molekyylia ei
vield kutsuta ladkkeeksi.

Drug development

Drug development is the process of bringing a new medi-
cine to the market once a drug candidate (lead compound)
has been identified in drug discovery. It includes non-clin-
ical tests on microorganisms and animals, application to
the regulatory authority to initiate clinical trials on humans,
and may include the step of obtaining regulatory approval
with a Marketing Authorisation Application to market the
drug. It is also known as medicines development. EUPATI
uses the term medicines development throughout its texts.

Laakekehitys

Laakekehitykseksi kutsutaan sitd prosessia, jonka aikana
ldakekandidaatista kehitetadn myyntiluvallinen laéke. Sii-
hen kuuluu non-kliinisia tutkimuksia eldimilla ja mikro-
beilla, kliinisia ladketutkimuksia niihin liittyvine lupapro-
sesseineen sekd mahdollisesti varsinainen myyntiluvan
hakuprosessi ldakkeen saattamiseksi markkinoille.

Drug distribution

The process by which a medicine is distributed from one
location to another within the body. See also pharmacoki-
netics.

Laakkeen jakautuminen
elimistdssa

Prosessi, jossa ladkeaine jakautuu elimiston eri osiin. Kts.
my0s farmakokinetiikka.

Drug substance

An ingredient intended to exert pharmacologic action

or other direct effect in the diagnosis, cure, mitigation,
or prevention of disease or to affect any function of the
body. Along with other ingredients (excipients,) it is used
to formulate a medicinal product.

Laakeaine

Aine, jolla on farmakologista vaikutusta tai muunlaista
suoraa vaikutusta liittyen tietyn sairauden diagnosointiin,
parantamiseen, oireiden helpottamiseen tai ennaltaeh-
kdisyyn. Yhdessa apuaineiden kanssa se muodostaa laake-
valmisteen.

Drug tolerance

Tolerance of a medicine may be considered as the ability
of the body to endure a certain dose of a medicine. In
contrast, drug tolerance refers to a decreasing response
to repeated constant doses of a medicine, or the need for
increasing doses to maintain a constant response. Drug
tolerance can lead to physical (physiological) or emotion-
al dependence, which is an adaptive state associated with
a withdrawal syndrome on cessation of repeated exposure
to a medicine.

Ldaketoleranssi

Toleranssi ladketta kohtaan voidaan kasittaa elimistén
kykyna sietaa tiettya maaraa |ladketta. Laaketoleranssilla
tarkoitetaan puolestaan sitd, ettd elimiston vaste tietylle,
toistuvalle lddkeannokselle laskee, jolloin saman vasteen
yllapitdmiseen tarvitaan jatkuvasti suurempia ladkean-
noksia. Ladketoleranssi saattaa johtaa fyysiseen (fysiolo-
giseen) tai emotionaaliseen |lddkeriippuvuuteen, joka on
elimistdn sopeutumista vallitsevan tilanteeseen. Kun l[aak-
keen kayttd lopetetaan tdssa tilassa, lopettamisesta seu-
raa vieroitusoireita.
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E

Effectiveness

The capability of a medicine to produce a desired or
expected effect in the real world clinical setting. When
talking in terms of efficacy vs. effectiveness, effectiveness
relates to how well a treatment works in the practice of
medicine, as opposed to efficacy, which measures how well
a treatment works in clinical trials or laboratory studies.

Tehokkuus

Laakkeen kyky saada aikaan toivottu tai odotettu vaiku-
tus kdytdnnon hoitotydssa. Kun puhutaan termeista te-
hokkuus ja teho, tehokkuudella tarkoitetaan nimenomaan
sitd, miten ladke toimii kdytanndssa ja teholla puolestaan
sitd, miten hyvin se toimii kliinisissa laaketutkimuksissa ja
laboratoriokokeissa.

Efficacy

Efficacy refers to the ability of a medicine to provide a
beneficial effect (a positive benefit/risk ratio) when stud-
ied in a clinical trial. When talking in terms of efficacy vs.
effectiveness, effectiveness relates to how well a treatment
works in the real world practice of medicine, as opposed
to efficacy, which measures how well a treatment works in
clinical trials or laboratory studies.

Teho

Teholla tarkoitetaan ladkkeen kykya saada aikaan posi-
tiivinen vaikutus kun sitd tutkitaan kliinisessa laaketut-
kimuksessa. Kun puhutaan termeista tehokkuus ja teho,
tehokkuudella tarkoitetaan nimenomaan sitd, miten ladke
toimii kdytdnndssa ja teholla puolestaan sitd, miten hyvin
se toimii kliinisissa ladketutkimuksissa ja laboratorioko-
keissa.

Efficiency

In the context of health economics, efficiency of a med-
icine is @ measure of its ability to provide a beneficial
effect against its costs to individuals or society. The

most efficacious treatment may not be the most efficient
(cost-effective) option, for example making it unaffordable
for the patients or the health system to implement.

Kustannustehokkuus

Terveystaloustieteessa termi kustannustehokkuus viittaa
ldakkeen kykyyn tuottaa hyétya yksildille ja yhteiskunnal-
le suhteessa sen aiheuttamiin kustannuksiin. Kaikkein te-
hokkain hoito ei ole valttamatta kustannustehokkainta
jos se on esimerkiksi liian kallista jotta yksil6 tai yhteis-
kunta voisi ottaa sen kayttéonsa.

Eligibility

Eligibility in medicines development usually refers to the
requirements that participants must meet in order for
them to have the possibility of being selected to partici-
pate in a clinical trial. The requirements (criteria) will typi-
cally contain not only elements which allow participation
(inclusion criteria) but also details of what will prevent
someone from participating (exclusion criteria).

Soveltuvuus

Soveltuvuuskriteerit ovat kliinisen ladketutkimuksen tutki-
mussuunnitelmassa asetettuja vaatimuksia, jotka tutkitta-
van on tdytettava (tai oltava tayttamatta), jotta han voi
osallistua ladketutkimukseen. Kriteerit voidaan jakaa kah-
teen osaan: sisddnottokriteerit, jotka tutkittavan on taytet-
tava osallistuakseen; ja poissulkukriteerit, joita tutkittava
ei saa tayttaa.

Endpoint

The endpoint of a clinical trial is a pre-defined event: for
instance, the occurrence of a disease, the occurrence of a
symptom, or a particular laboratory result. Once some-

24

Paatetapahtuma

Kliinisen ladketutkimuksen paatetapahtuma on etukateen
madritelty tapahtuma, esimerkiksi sairauden tai oireen
ilmaantuminen tai tietty laboratoriotulos. Kun tutkitta-

one reaches the endpoint, they are generally excluded
from further research in the trial. Endpoints can be hard
(objective) or soft (subjective). In some cases they can be
replaced by surrogate endpoints. The endpoints used in a
trial must be defined and documented as part of the trial
protocol.

va saavuttaa paatetapahtuman, tutkimus yleensa loppuu
hédnen osaltaan siihen. Pédatetapahtumat voivat olla 'ko-
via' eli objektiivisia tai ‘pehmeitd’ eli subjektiivisia. Jossain
tapauksissa ne voidaan korvata sijaispaatetapahtumil-

la (engl. 'surrogate endpoint’). Tutkimuksessa kaytettavat
paatetapahtumat taytyy maaritelld ja dokumentoida etu-
kateen tutkimussuunnitelmassa.

EPAR

A European Public Assessment Report (EPAR) is an
assessment produced for all medicines where marketing
authorisation is sought through the centralised procedure
at the European Medicines Agency (EMA). It is a series of
documents, and includes: a lay summary, details about
the marketing authorisation holder, product information
(such as the package leaflet and summary of product
characteristics), details about the assessment carried out
at EMA. EPARs are published on the EMA's website once
the European Commission has issued a decision regarding
a marketing authorisation.

EPAR (European Public
Assessment Report)

EPAR on arviointiraportti, joka on saatavilla kaikille sellai-
sille 1aakkeille, jotka on hyvaksytty Euroopan |dékeviraston
(EMA, European Medicines Agency) keskitetylld myyntilupa-
hakemusmenettelylld. Se on dokumenttipaketti, joka sisdltaa
yleiskielisen yhteenvedon, tiedot myyntiluvan haltijasta, tuo-
teinformaation (kuten pakkausselosteen ja valmisteyhteen-
vedon) sekd EMAn arvion yksityiskohdat. EPAR-raportit ovat
|6ydettavissa EMAR verkkosivuilta sen jalkeen kun EMA on
tehnyt ladkkeen myyntilupaa koskevan paatdksensa.

Epigenetics

Epigenetics is the study of changes in gene activity
(expression) that do not involve changes in the underly-
ing DNA sequence (genotype). Epigenetic changes are a
regular and natural occurrence, but they can also be in-
fluenced by several factors - including age, environment/
lifestyle, and disease state - through mechanisms that
switch genes on or off.

Epigenetiikka

Epigenetiikka tutkii sellaisia muutoksia geenien aktiivisuu-
dessa (ekspressiossa), joihin ei sindnsa sisally muutoksia
geenin DNA-sekvenssissa (genotyypissd). Epigeneettistd
vaihtelua tapahtuu luonnostaan mutta siihen voivat vai-
kuttaa myds monet tekijat kuten ikd, ymparistd, elintavat
ja sairauden tila. Nama tekijat voivat ikdén kuin aiheut-
taa geeniekspression menemisen 'padalle’ tai ‘paalta pois'.

Epigenomics

Epigenomics is the study of the complete set of epigenetic
modifications on the genetic material of a cell, known as
the epigenome. The epigenome marks the genome in two
main ways, both of which play a role in turning genes on
or off. In epigenomics, researchers try to chart the loca-
tions and understand the functions of all the chemical
tags that mark the genome. Epigenomic maps may some-
day help doctors make diagnoses and tailor a patient's
response to therapies.

Epigenomiikka

Epigenomiikka tutkii solun koko geneettisen materiaalin
epigeneettisid muutoksia eli epigenomia. Epigenomi vai-
kuttaa genomiin padasiassa kahdella erilaisella mekanis-
milla ja molemmat mekanismit aikaan saavat geenien
menemista 'paalle’ ja 'pois pdaltad'. Epigenomiikan tutkijat
yrittavat kartoittaa genomissa olevia kemiallisia epigeneet-
tisid "markkereita” ja kartoittaa niiden sijaintia. Epigenomi-
kartat voivat joskus tulevaisuudessa auttaa laakareita
diagnoosin tekemisessa ja oikean hoidon |6ytdmisessa.

Equity considerations

An assessment of how adoption of the new therapy might
impact measures of fairness within the health system. For

Yhdenvertaisuusarviointi

Sen arviointia, miten uuden hoidon kayttdénotto saattaa
vaikuttaa ihmisten tasapuoliseen kohteluun terveyden-
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Equity considerations

example, will the therapy lead to more benefits for people
who are socially or economically disadvantaged?

Yhdenvertaisuusarviointi

huollon alalla. Esimerkkina: aiheuttaako uusi hoito enem-
man hyotya sellaisille ihmisille, jotka ovat sosiaalisesti tai
taloudellisesti epaedullisessa asemassa?

Ethical Principles

Ethical principles exist both to protect the research partic-
ipants and to ensure the integrity of the research. There
are various codes and regulations which guide ethical
research today, including the Declaration of Helsinki,
although a number of common principles exist. The World
Medical Association (WMA) developed the Declaration of
Helsinki as a statement of ethical principles specifically
for medical research involving human subjects. It empha-
sises the procedures required to ensure subject safety in
clinical trials including informed consent and review by
research ethics committees.

Eettiset periaatteet

Eettisten periaatteiden tarkoituksena on seka suojel-

la tutkittavia ettd taata tutkimustulosten luotettavuus.
Tutkimuseettisid ohjeistoja on nykydan useampia, ndista
tarkeimpand mainittakoon Helsingin julistus, jonka Maa-
ilman laakariliitto (World Medical Association, WMA) on
kehittanyt suojelemaan laaketieteellisessa tutkimuksessa

mukana olevia tutkittavia. Helsingin julistus korostaa mm.

sellaisia tutkittavien suojelun kannalta keskeisia element-
teja kuin tietoinen suostumus ja tutkimuseettisen toimi-
kunnan puoltava lausunto.

Ethics Committee

An Ethics Committee is an independent body made up

of a range of individuals including medical or scientific
professionals and non-medical or non-scientific members
(e.g. patients or lay members). An Ethics Committee

may operate within an institution, or it may be national,
or supranational or private. Ethics committees have a
responsibility to ensure the protection of the rights, safety
and wellbeing of research participants, as well as assuring
the public of that protection. It operates, among other
things, expressing an opinion on the clinical trial protocol,
the suitability of the investigators involved in the trial, the
adequacy of facilities, and on the methods and docu-
ments to be used to inform trial participants and obtain
their informed consent. A trial should only begin when

a favourable opinion by an Ethics Committee has been
given. Ethics Committees may also monitor studies once
they have begun and once they are complete.

Eettinen toimikunta

Eettinen toimikunta on itsendinen toimikunta, joka koos-
tuu usean eri tieteenalan asiantuntijoista seka maallik-
koedustajista (esim. potilasedustaja tai muu maallik-
kojasen). Eettinen toimikunta voi olla tietyn instituutin
sisdinen, kansallinen, ylikansallinen tai yksityinen. Eetti-
sen toimikunnan vastuulla on sen varmistaminen, ettd
tutkittavien oikeudet ja turvallisuus taataan tutkimuksen
aikana. Eettinen toimikunta mm. katselmoi tutkimussuun-
nitelmat, tutkijaldakareiden soveltuvuuden tutkimukseen,
tutkimukseen kaytettavien tilojen asianmukaisuuden seka
materiaalin, jota kdytetdan tietoisen suostumuksen hank-
kimiseen tutkittavilta. Ldaketutkimus voi alkaa vasta kun
eettinen toimikunta on antanut sille puoltavan lausun-
non. Eettiset toimikunnat voivat myds seurata tutkimuk-
sen edistymistd sen aikana.

EU Regulation

A regulation is a written rule or law. European regula-
tions are binding legislative acts. They must be applied in
their entirety across the EU simultaneously from the date
agreed. Regulations can be distinguished from European
directives which are legislative acts that set out a goal
that all EU countries must achieve. However, it is up to
the individual countries to devise their own laws on how
to reach these goals. Directives need to be ‘converted’
into national law before they are enforceable.
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EU-asetus (engl. ‘regulation’)

Asetus on kirjoitettu ohje tai laki. EU:n asetukset ovat si-
tovaa lainsdddantod, jota on noudatettava koko EU:n
alueella sovitusta paivamaarasta lahtien. Asetukset eroa-
vat direktiiveistd siind, ettd direktiivit asettavat yhteiset
tavoitteet, joiden saavuttamiseksi jokainen jasenmaa luo
oman lainsdadantonsa. Direktiivit siis ikdan kuin muoka-
taan kansalliseksi lainsaadanndksi ennen voimaantuloa.

EUnetHTA

The European network for Health Technology Assess-
ment was established to create a network for HTA across
Europe, developing a framework (HTA Core Model®) by
which a technology (for example a new medicine) can be
assessed. It facilitates efficient use of resources, creating

a sustainable system of knowledge, and promoting good
practice in HTA methods and processes. The network
connects public national HTA bodies, research institutions
and health ministries, to exchange information and to
support policy decisions by member states.

EUnetHTA

Terveydenhuollon menetelmien arviointiin (HTA, engl.
"Health Technology Assessment’) keskittyva eurooppalai-
nen verkosto, joka luo puitteet (HTA Core Model®) uusien
teknologioiden (esim. uusi lddke) arviointiin. Se edesaut-
taa resurssien tehokasta kaytt6a, jdsentda tietoa ja edis-
taa hyvin toimintatapojen kadyttéa HTA-arvioinneissa. Ver-
kosto tuo yhteen julkiset, kansalliset HTA-arviointitahot,
tutkimuslaitokset ja terveysviranomaiset jakamaan keske-
naan tietoa ja tukemaan paatoksentekoa EU:n jdsenmais-
sa.

Evidence-based Medicine

Evidence-based medicine (EBM) applies the scientific
method to medical practice, using techniques from
science, engineering, and statistics - such as the me-
ta-analysis of scientific literature, benefit-risk analysis,
and randomised controlled trials. One of the goals of
evidence-based medicine is that healthcare professionals
should make ‘conscientious, explicit, and judicious use of
current best evidence' in their everyday practice.

Nayttoon perustuva ladketiede

Nayttoon perustuvassa ladketieteessa tieteellistda mene-
telmaa - kuten tieteellisen kirjallisuuden meta-analyysid,
hyoty-riskianalyysid tai satunnaistettuja, kontrolloituja tut-
kimuksia - sovelletaan kdytdnnon hoitotydhon. Nayttoon
perustuvan ladketieteen tavoitteena on tilanne, jossa ter-
veydenhuollon ammattilaiset hyédyntavat viimeisimpaan
nayttdéon perustuvaa yksityiskohtaista ja mielekasta tietoa
jokapaivaisessa hoitotydssaan.

Excipient

Pharmaceutical excipients are natural or synthetic sub-
stances combined with the active substance in a dosage
form. Excipients assist the drug or active substances to be
better metabolised or administered. They protect, support
or enhance stability or facilitate absorption of the medi-
cine in the body. They may also assist in product identifi-
cation (e.g. by colour of a tablet/capsule).

Apuaine

Apuaineet ovat luontaisia tai synteettisia aineita, jot-

ka yhdistetdadn ladkevalmisteessa aktiiviseen aineeseen.
Apuaineiden tehtdvana voi olla esimerkiksi helpottaa
ldakkeen annostelua tai my6tavaikuttaa aktiivisen aineen
metaboliaan. Ne voivat suojata, tukea tai lisata laakkeen
stabiilisuutta tai parantaa ladkkeen imeytyvyytta. Niita
voidaan myds kayttad tekemaan ldake helpommin tunnis-
tettavaksi (esim. tabletin tai kapselin variaineet).

Exclusion Criteria

Exclusion criteria are characteristics that exclude people
from taking part in a trial. For example, depending on the
requirements of the trial, exclusion criteria might include
age, gender, type or stage of disease, and the presence
or absence of other medical conditions. Exclusion criteria
(and inclusion criteria) are an important part of a trial
protocol. If they are properly defined, exclusion and inclu-
sion criteria will increase the chances of a trial producing
reliable results. They also protect participants from harm
and help avoid exploitation of vulnerable people (such as
those unable to provide informed consent).

Poissulkukriteerit

Poissulkukriteerit ovat sellaisia ominaisuuksia, joiden pe-
rusteella tutkimuksesta karsitaan osallistujia. Tutkimuk-
sen vaatimuksista riippuen poissulkukriteerit voivat liittya
esimerkiksi ikdan, sukupuoleen, sairauden tyyppiin tai vai-
heeseen tai muiden sairauksien olemassaoloon tai puuttu-
miseen. Poissulkukriteerit (samoin kuin sisdanottokriteerit)
ovat tutkimussuunnitelman térkea osa. Oikein maaritel-
tyind ne lisddvat tutkimuksen todennakéisyytta tuottaa
luotettavia tuloksia. Niiden tarkoituksena on myds suoja-
ta tutkittavia haitoilta seka suojella erityisen suojelun tar-
peessa olevia ihmisia (esimerkiksi sellaisia, jotka eivat pys-
ty antamaan tietoista suostumusta).
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Exploratory trials

Exploratory trials are developed to select compounds or
targeted medicines or approaches based on human data
rather than animal data. They are conducted early in
Phase | of the clinical development process, which involve
limited human exposure, have no therapeutic intent, and
are not intended to define a maximum tolerated dose.

Eksploratoriset (kokeelliset)
tutkimukset

Eksploratoriset tutkimukset ovat varhaisessa ladkekehitys-
vaiheessa tehtdvia tutkimuksia, joissa selvitetdan laake-
molekyylien kayttaytymista ihmisessa. Ne tehddan usein
pienelld tutkittavien maaralla eika niiden tarkoituksena
ole vield varsinaisesti antaa hoitoa. Niiden tarkoituksena
ei ole mydskaan 16ytaa suurinta siedettyd annosta.

F

Formulation

A formulation is a mixture of different chemical substanc-
es prepared according to a specific method to create a
medicinal product.

Formulaatio

Formulaatiolla tarkoitetaan erilaisten kemiallisten yhdis-
teiden seosta, jotka yhdessa muodostavat ladkevalmis-
teen.

Futility

Futility is the inability of a clinical trial to achieve its
objectives. Problems such as difficulty recruiting enough
patients can mean that a trial will not give a result that
can be properly statistically analysed. If such problems
are discovered during the trial, it may be appropriate to
stop the trial early. This kind of calculation is known as
a futility assessment, and is one kind of interim analysis.
Stopping a trial early because it is unlikely to achieve a
statistically reliable result is ethically appropriate because
it prevents exposure of patients unnecessarily to treat-
ments or other interventions. It can also save time and
therefore costs.
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Futiliteetti (hyddyttomyys)

Futiliteetilla tarkoitetaan kliinisen ladketutkimuksen yh-
teydessa tilannetta, jossa tutkimus ei saavuta tavoittei-
taan. Esimerkiksi ongelmat tutkittavien rekrytoinnissa
saattavat johtaa tilanteeseen, jossa tutkimuksesta ei voi-
da saada sellaista tietoa, joka on tilastollisesti analysoi-
tavissa. Jos tutkimuksen aikana kay ilmi, etta tutkimuk-
sesta ei voida saada luotettavaa tulosta, voi olla tarpeen
keskeyttaa tutkimus. Tallaista analyysia kutsutaan futili-
teettianalyysiksi. Se on erdan tyyppinen valianalyysi. Tut-
kimuksen lopettaminen siita syysta, etta silla ei suurella
todennakoiselld saavutettaisi tilastollisesti luotettavaa
tulosta on myds eettisesti perusteltua koska talldin ei tur-
haan altisteta tutkittavia tutkimusvalmisteelle. Sen avulla
voidaan myds sdastda aikaa ja rahaa.

G

Gamete

A cell that fuses with another cell during conception in
organisms that reproduce sexually. In species that pro-
duce two morphologically distinct types of gametes, and
in which each individual produces only one type, a female
gamete is called an ovum (or egg), and a male gamete is
called a sperm.

Gameettl

Solu, joka yhdistyy toisen solun kanssa hedelmdityksessa
suvullisesti lisdantyvilla elidilla. Lajeilla, joilla esiintyy kah-
ta erilaista gameettia ja jossa kukin yksild tuottaa vain
yhdentyyppisid gameetteja, naaraspuolista gameettia kut-
sutaan munasoluksi ja urospuolista siittioksi.

GCP

Good Clinical Practice (GCP) is an international ethical
and scientific quality standard for designing, conducting,
recording and reporting clinical trials that involve human
participants. The International Conference on Harmoni-
sation (ICH) has issued a guideline with the objective to
provide a unified standard to facilitate the mutual accep-
tance of clinical data by the regulatory authorities in the
jurisdictions pertaining to the ICH.

Hyva kliininen tutkimustapa
(GCP)

GCP on kansainvalinen eettinen ja tieteellinen standardi,
jonka mukaan ihmisilla tehtdvat kliiniset ladketutkimuk-
set suunnitellaan, toteutetaan, dokumentoidaan ja rapor-
toidaan. GCP:n on luonut ICH (International Conference
of Harmonisation) siina tarkoituksessa, ettd yhdenmu-
kaisesti tuotettu data on helpommin hyvaksyttavissa eri
ICH:n piiriin kuuluvien maantieteellisten alueiden viran-
omaisten toimesta.

GDP

Good Distribution Practice (GDP) is a standard ensuring
that the quality of a medicine is maintained throughout
the distribution network, so that authorised medicines
are distributed to retail pharmacists and others selling
medicines to the general public without any alteration of
their properties.

Hyva jakelutapa, GDP

GDP on standardi, joka varmistaa |adkkeen laadukkuuden
lapi jakeluketjun. GDP:n mukaisesti jaellut myyntiluvalli-
set [adkkeet pysyvat samanlaisina matkalla valmistajalta
apteekkiin tai muihin jakelupisteisiin, joista laakkeet toi-
mitetaan vaestolle.

Gene Mutation

A gene mutation is a permanent alteration in the DNA
sequence that makes up a gene. Mutations range in size,
affecting from a single DNA building block (base pair) to
a large segment of a chromosome with multiple genes.
Gene mutations can be classified in two ways: Germ-line
mutations are inherited from a parent and are present
throughout a person's life in every cell in the body. These
mutations are present in the parent's egg or sperm cells,
and are transmitted as hereditary mutations. Somatic
mutations occur at some point during a person'’s life
only in certain cells, not in every cell in the body. These

Geenimutaatio

Geenimutaatio on geenin DNA-sekvenssissd tapahtuva
pysyvd muutos. Mutaatiot voivat olla erikokoisia aina yh-
den emaksen vaihtumisesta toiseen suuriin, usean geenin
alueelle ulottuviin muutoksiin. Geenimutaatioita luoki-
tellaan kahdella tapaa: sukusolujen mutaatiot periyty-
vat vanhemmalta jalkeldiselle ja pysyvat heidan kaikissa
soluissaan muuttumattomina koko eldman ajan. Nama
mutaatiot esiintyvdt vanhemman muna- tai siittidésolus-
sa. Somaattiset mutaatiot ilmestyvat yksilon eldmén ai-
kana joihinkin tiettyihin soluihin, eivat elimistdn kaikkiin
soluihin. Mutaatioita voivat aiheuttaa ymparistotekijat
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Gene Mutation

changes can be caused by environmental factors such

as ultraviolet radiation from the sun, or can occur if a
mistake is made as DNA copies itself during cell division.
These acquired mutations cannot be passed on to the
next generation.

Geenimutaatio

kuten auringon ultraviolettisateily, tai ne voivat tapahtua
geenin kopioitumisen aikana spontaanisti. Tallaiset mu-
taatiot eivat siirry jalkeldisiin.

Gene Therapy

Gene therapy is an experimental technique that replaces
a faulty gene in a cell, or adds a new gene to cure or
prevent disease. In the future, this technique may allow
doctors to treat a disorder instead of using medicines or
surgery. Researchers are testing several approaches to
gene therapy, including replacing a mutated gene that
causes disease, deactivating a mutated gene that is not
properly functioning, or introducing a new gene into the
body to help fight a disease. Although gene therapy is a
promising treatment option for a number of diseases, the
technique is still under study to make sure that it will be
safe and effective. Gene therapy is currently only being
tested for the treatment of diseases that have no other
cures.

Geeniterapia

Geeniterapia on kokeellinen tekniikka, jolla voidaan kor-
jata geeneissa olevia virheitd tai jonka avulla soluun voi-
daan lisata uusi geeni sairauden hoitamiseksi tai ennalta
ehkaisemiseksi. Tulevaisuudessa geeniterapialla saate-
taan pystya korvaamaan joitakin ldake- tai leikkaushoito-
ja. Geeniterapian tuomia mahdollisuuksia tutkitaan aktii-
visesti, esimerkiksi sairautta aiheuttavan mutatoituneen
geenin korvaamista normaalilla geenilla tai mutatoitu-
neen, toiminnaltaan heikentyneen geenin deaktivoimis-
ta. My6s uuden geenin siirtdmista elimistéén kokeillaan.
Vaikka geeniterapia voi olla lupaava hoito moneen eri
sairauteen, tekniikka vaatii vield paljon tutkimusta, jotta

voidaan olla varmoja sen tehosta ja turvallisuudesta. Gee-

niterapiaa kokeillaan talla hetkella vain sellaisiin sairauk-
siin, joihin ei ole olemassa muuta hoitoa.

Generic Medicine

A generic medicine is a medicine that is developed to

be the same as a medicine that has already been autho-
rised, called the 'reference medicine’. A generic medicine
contains the same active substances as the reference med-
icine, and it is used at the same doses to treat the same
diseases. However, a generic medicine's inactive ingredi-
ents, name, appearance, and packaging can be different
from the reference medicine's. Generic medicines are
manufactured according to the same quality standards as
all other medicines. A company can only develop a gener-
ic medicine for marketing once the period of exclusivity
on the reference medicine has expired. This is usually 10
years from the date of first authorisation. Each medicine
has an approved name called the generic name. A group
of medicines that have similar actions often have simi-
larsounding generic names. For example, phenoxymethyl-
penicillin, ampicillin, amoxicillin, and flucloxacillin are in
the same group of antibiotics.
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Geneerinen laake

Geneerinen ldake on sellainen laake, joka on kehitetty
ominaisuuksiltaan samanlaiseksi jonkin jo myyntiluval-
lisen ladkkeen (ns. vertailulddke) kanssa. Geneerisessa
|addkkeessa on samat aktiiviset ainesosat kuin vertailu-
|aakkeessa ja sitd kdytetddn samoina annoksina. Geneeri-
sen laakkeen apuaineet, nimi, ulkondko ja pakkaus voivat
olla erilaiset kuin vertailuladkkeen. Geneeriset ladkkeet
valmistetaan samojen laatustandardien mukaisesti kuin
muutkin |adkkeet. Laakeyritys voi tuoda markkinoille ge-
neerisen ladkkeen vasta siina vaiheessa kun alkuperaval-
misteen kehittdjan yksinoikeus ladkkeen markkinointiin
on mennyt umpeen. Tdma on yleensad 10 vuotta ensim-
maisen myyntiluvan saamisesta. Jokaisella [aakkeelld on
hyvaksytty nimi, jota kutsutaan geneeriseksi nimeksi. La&-
kevalmisteilla, joilla on samanlainen vaikutus, on usein
hiukan samalta kuulostavat nimet. Esimerkiksi fenoksime-
tyylipenisilliini, ampisilliini, amoxisilliini ja flukloxasilliini
ovat kaikki samaan ryhmdaéan kuuluvia antibiotteeja.

Genetically Modified Organism

A genetically modified organism (GMO) is an organism
whose genetic material has been altered in the laboratory.
Genetic modifications are made to produce certain traits
(such as disease resistance in crops) or to cause the organ-
ism to produce specific biological products (for example,
bacteria have been altered in order to produce insulin

for diabetes treatment, and plants have been altered to
make antibodies and blood-clotting factors). GMOs are
used in the production of medicines, and in new forms of
medicines such as gene therapy. Genetic modification is
also a useful tool for scientists in many areas of research,
including those who study the mechanisms of human and
other diseases.

Geneettisesti muunneltu organismi

Geneettisesti muunneltu organismi (GMO, engl. 'genetical-
ly modified organism’) on sellainen organismi, jonka peri-
maa on muokattu laboratoriossa. Geneettista muuntelua
tehddan tietyn ominaisuuden - kuten viljelykasvin taudin-
kestavyyden - aikaansaamiseksi tai sen aikaansaamiseksi,
ettd organismi tuottaa tiettyd biologista tuotetta. Esimer-
kiksi bakteereita voidaan muokata siten, ettad ne tuotta-
vat diabeteksen hoidossa kaytettavaa insuliinia tai kasveja
voidaan muokata siten, ettd ne tuottavat vasta-aineita tai
veren hyytymistekijoitd. GMO:ita voidaan kdyttaa tiettyjen
laakkeiden tuottamiseen tai geeniterapian kehittamiseen.
Geneettistd muuntelua kdytetdan myos tyokaluna monilla
tutkimuksen aloilla, esimerkiksi sairauksien syntymekanis-
meja tutkittaessa.

Genome

The genome is an organism's complete set of genetic
instructions. Each genome contains all of the information
needed to build that organism and allow it to grow and
develop. The genome includes both the genes and the
non-coding sequences of the DNA/RNA. The human ge-
nome contains about 35,000 genes. The Human Genome
Project, completed in 2003, was an international effort to
identify all the genes in human DNA, and to determine
the sequences of the 3 billion base pairs of DNA. It took
13 years. Genome research has helped diagnose diseases
and find genetic markers for certain diseases.

Genomi

Genomilla tarkoitetaan organismin koko geneettistd mate-
riaalia. Genomissa on kaikki se informaatio, joka tarvitaan
kyseisen organismin kehitykseen ja kasvuun. Genomiin
kuuluvat sekd geenit ettd ei-koodaava osa DNA:ta/RNA-
ta. Ihmisen genomissa arvioidaan olevan noin 35 000
geenid. Ihmisen geenikartoitus, The Human Genome Pro-
ject, saatiin valmiiksi vuonna 2003 ja se oli kansainvali-
nen hanke, jossa ihmisen genomi kartoitettiin tarkasti ja
kaikki ihmisen genomin 3 miljardia eméasparia sekvenoi-
tiin. Hanke kesti 13 vuotta. Genomikartoitus on auttanut
diagnosoimaan sairauksia ja sen avulla on l8ydetty tietty-
jen sairauksien geneettisid markkereita.

Genomic technologies

Genomic technologies are those new methods, technolo-
gies, and instruments used to study and manipulate the
genome.

Genomitekniikka

Genomitekniikoiksi kutsutaan niitd uusia menetelmia, tek-
niikoita ja instrumentteja, joita kaytetdan genomin tutki-
miseen ja manipulointiin.

Genomics

Genomics is the branch of biology that studies the entire
genome of an organism by sequencing, assembling, and
analysing the function and structure of its DNA. Advances
in genomics have allowed great progress to be made in
understanding diverse illnesses. Genomics research can
develop more effective therapeutic strategies, and better
decision-making tools for patients and healthcare provid-
ers.

Genomiikka

Genomiikka on biologian haara, joka tutkii tietyn orga-
nismin koko genomia sekvenoimalla, yhdistelemalla ja
analysoimalla sitd. Genomiikka on edesauttanut suuresti
monien sairauksien ymmartamista. Genomitutkimus voi
edesauttaa uusien, entistd tehokkaampien hoitojen kehi-
tystd, samoin se voi tuoda terveydenhuollon ammattilais-
ten ja potilaiden ulottuville uutta, paatoksentekoa helpot-
tavaa tietoa.
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Genotoxicity Study

A genotoxicity study is designed to detect compounds
that cause genetic damage either directly or indirectly in
cells exposed to the toxic substrates. Genotoxicity studies
may be performed in vitro or in vivo. Compounds which
are positive in tests that detect such damage have the
potential to cause cancer and/or heritable defects. No
single test is capable of detecting all relevant genotox-

ic agents; therefore, the usual approach is to carry out

a battery of tests that are complementary rather than
representing different levels of hierarchy. A standard study
battery has the following tests: A test for gene mutation
in bacteria, An in vitro test with cytogenetic (concerned
with the study of the structure and function of the cell)
evaluation of chromosomal damage with mammalian
cells, An in vivo test for chromosomal damage using
rodent haematopoietic (blood or blood cell forming) cells.

Genotoksisuustutkimus

Genotoksisuustutkimuksen tarkoituksena on tunnistaa
yhdisteitd, jotka joko suoraan tai epdsuorasti aiheuttavat
geneettisid vaurioita niille altistetuissa soluissa. Genotok-
sisuustutkimuksia voidaan tehda in vivo tai in vitro. Yh-
disteet, jotka antavat genotoksisuustutkimuksessa po-
sitiivisen tuloksen, saattavat aiheuttaa syopaa ja/tai
periytyvid sairauksia. Mikaan yksittdinen testi ei tunnista
kaikkia genotoksisia yhdisteitd; tdman takia testeja suori-
tetaan yleensa sellainen sarja, jossa eri testit tdydentavat
toisiaan. Yleisesti kdytetty sarja sisaltda seuraavat testit:
bakteereilla tehtdva geenimutaatiotesti, nisdkassoluilla
tehtdva kromosomaalista vauriota mittaava sytogeneetti-
nen (eli solun rakenteeseen ja toimintaan liittyva) in vitro
-testi, jyrsijdiden hematopoieettisilla soluilla (eli verisoluja
tuottavilla soluilla) tehtavéd kromosomaalista vauriota mit-
taava in vivo -testi.

Genotoxin

A chemical or other agent that provokes a harmful
change in a person's genetic material regardless of the
mechanism by which the change is induced. A genotoxin
can cause mutations in DNA (a mutagen), it can trigger
cancer (a carcinogen), or it can cause a birth defect (a
teratogen).

Genotoksiini

Kemiallinen tai muu yhdiste, joka aiheuttaa haitallisia
muutoksia henkildn geneettisessa materiaalissa, riippu-
matta haitan aiheuttavasta mekanismista. Genotoksiini
voi aiheuttaa mutaatioita DNA:ssa (mutageeni), se voi
aiheuttaa sydpaa (karsinogeeni) tai se voi aiheuttaa syn-
nynndisen vaurion (teratogeeni).

Genotype

The genotype is an individual's collection of genes,
including which genetic variants they have. It is the
entire complex of genes inherited from both parents. The
genotype determines the hereditary characteristics of an
individual. A genotype can be determined by sequencing
an individual's genome.

Genotyyppi

Genotyyppi on tietyn yksilon geenistd, mukaan lukien
kaikki hanen geneettiset varianttinsa. Genotyypilla tarkoi-

tetaan sitd geenikokonaisuutta, jonka yksilé perii vanhem-

miltaan. Genotyyppi maarittda yksilon periytyvat omi-
naisuudet. Genotyyppi voidaan maarittda sekvenoimalla
yksilon genomi.

Genotyping

Genotyping is the process of determining differences in
the genetic make-up or genotype of an individual by ex-
amining their individual DNA sequence. This can be done
by comparing one person's genotype to another individu-
al's sequence, or against a reference sequence.
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Genotyyppaus

Genotyyppauksella tarkoitetaan sitd prosessia, jossa tie-
tyn yksilén genotyypin eroavaisuuksia tutkitaan DNA-sek-
venoinnin avulla. Siind voidaan verrata kahden yksilon
genotyyppeja toisiinsa tai sitten voidaan kayttaa vertailu-
sekvenssind jonkinlaista standardisekvenssia.

GLP

The principles of Good Laboratory Practice (GLP) are a
quality standard concerned with the organisational pro-
cess and the conditions under which non-clinical health
and environmental safety studies are planned, performed,
monitored, recorded, reported and archived. GLP serves
to ensure that the results of such studies are credible and
that an experiment can be reproduced at any time.

GLP

GLP (Good Laboratory Practice) on non-kliinisten tutkimus-
ten ja ymparistoturvallisuutta koskevien tutkimusten suun-
nittelua, suoritusta, monitorointia, dokumentointia, rapor-
tointia ja arkistointia madarittava laatustandardi. GLP:ta
noudattamalla varmistetaan, etta téllaisten tutkimusten
tulokset ovat luotettavia ja ettd tutkimus voidaan toistaa
tasmalleen samanlaisena milloin tahansa.

GMP

The purpose of Good Manufacturing Practice (GMP) is to
ensure that products are consistently produced according
to the appropriate quality standards. The reliability of the
quality of products is guaranteed by controlling the five
critical parameters: manpower, environment, equipment,
methods, materials.

Laakkeiden hyva tuotantapa
(GMP)

GMP-standardin (Good Manufacturing Practice) tarkoituk-
sena on varmistaa, ettd tuotteet valmistetaan luotetta-
vasti asianmukaisten laatustandardien mukaan. Tuotteen
laadun luotettavuus taataan viittd eri muuttujaa kontrol-
loimalla: ihmisty6voima, ymparisto, laitteisto, menetelmat
ja materiaalit.

Gold Standard

In medicines development, the gold standard often refers
to the best available therapy/product/treatment. De-
pending on the context, the gold standard may also mean
different things. In clinical design, a double-blind, ran-
domised trial is seen by many as the gold standard. The
gold standard may change over time as new methods/
treatments/medicines become available. For example, the
gold standard test for the diagnosis of aortic dissection

(a tear inside the aorta) used to be the aortogram, which
had a sensitivity as low as 83% and a specificity as low as
87%. Now, the magnetic resonance angiogram (MRA) is
seen by many as the new gold standard test for aortic dis-
section, with a sensitivity and a specificity both over 90%.

Kultainen standardi

Laakekehityksesta puhuttaessa kultaisella standardilla
tarkoitetaan yleensd parasta saatavilla olevaa terapiaa/
laakettd/ hoitoa. Asiayhteydesta riippuen silld voidaan
tarkoittaa my6s muita asioita. Kliinisen tutkimuksen suun-
nittelusta puhuttaessa kultaiseksi standardiksi voidaan
kutsua kaksoissokkoutettua, satunnaistettua tutkimusta.
Kultainen standardi voi muuttua ajan myota kun uusia
menetelmid,/hoitoja/laakkeita tulee saataville. Esimerkik-
si aortan haavauman diagnosoinnin kultainen standar-

di oli aikaisemmin aortogrammi, jonka herkkyys on 83%
ja spesifisyys 87%. Nykyisin tdhan diagnostiikkaan kay-
tetddn magneettiresonanssi-angiogrammia (MRA), jolla
seka herkkyys etta spesifisyys on yli 90%. Se on nykydan
aortan haavauman diagnosoinnin kultainen standardi.

GVP

Good Pharmacovigilance Practice (GVP) is a quality stan-
dard for monitoring the safety of medicines and if neces-
sary, taking action to reduce the risks and increase the
benefits of medicines. It ensures the detection, collection,
assessment, understanding, and prevention of adverse
effects with medicinal products.

GVP

GVP (Good Pharmacovigilance Practice) on ladkkeiden tur-
vallisuusseurantaan liittyva laatustandardi, jonka tavoit-
teena on ladkkeen kayttoon liittyvien riskien vahentami-
nen ja hyotyjen lisddminen. Se takaa laakkeiden kayttoon
littyvien haittavaikutusten tunnistamisen, tiedonkeruun,
arvioinnin, ymmartamisen ja ennaltaehkdisyn.
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H

Half life

The time required for half the amount of a medicine to be
eliminated from the body.

Puoliintumisaika

Aika, joka vaaditaan siihen, ettd elimistddn annostellusta
ldakeaineesta puolet on poistunut elimistdsta.

Hard Endpoint

The endpoint of a clinical trial is a pre-defined event: for
instance, the occurrence of a disease, the occurrence of a
symptom, or a particular laboratory result. Once some-
one reaches the endpoint, they are generally excluded
from further research in the trial. A hard endpoint is an
endpoint that is well defined and can be measured objec-
tively. For example, in cancer research, the endpoint in a
trial might be related to response to treatment (such as
shrinkage of a tumour). Endpoints related to a response
are typical in Phase Il clinical trials for cancer treatments.
Endpoints relating to the survival of patients are common
in Phase Il cancer trials. 'Progress free survival' and 'dis-
ease free survival' measure the length of time patients are
alive without their disease worsening. In contrast to hard
endpoints, soft endpoints are subjective measures. Quality
of life measures, for example, are soft endpoints. It is com-
mon to use quality of life measures as endpoints in(...)

Kova paatetapahtuma

Kliinisen ladketutkimuksen paatetapahtumaksi kutsu-
taan ennalta maariteltyd tapahtumaa, esimerkiksi sairau-
den tai oireen ilmaantumista tai tiettyd laboratoriotulos-
ta. Kun tutkittava saavuttaa paatetapahtuman, tutkimus
paattyy yleensa hanen osaltaan siihen. Kovaksi paateta-
pahtumaksi kutsutaan padtetapahtumaa, joka on hyvin
madritelty ja joka pystytddn mittaamaan objektiivisesti.
Esimerkiksi sydpatutkimuksessa paatetapahtuma voi liit-
tya hoidon vasteeseen (kuten kasvaimen pienentyminen).
Hoidon vasteeseen liittyvat paatetapahtumat ovat yleisia
syOpahoitojen vaiheen 2 tutkimuksissa kun taas vaiheen
3 tutkimuksissa paatetapahtumat liittyvat usein tutkitta-
vien elossa pysymiseen. 'Progress free survival' (eldminen
ilman taudin etenemistd) ja 'disease free survival' (elami-
nen ilman sairautta) mittaavat sitd aikaa, jonka tutkittava
elda ilman ettd hanen sairautensa menee huonompaan
suuntaan. Kovien paatetapahtumien vastakohtana ovat

pehmeat pdatetapahtumat, jotka ovat subjektiivisia mitta-

reita. Esimerkkeja tallaisista ovat esimerkiksi eldman laa-
tua (engl. 'quality of life') mittaavat kyselyt.

Hazard ratio

A hazard ratio is a measure of how often a particular
event happens in a defined period of time in one group
compared to how often it happens in another group.

Riskitiheyksien suhde

Riskitiheyksien suhde on tilastotieteen termi, jolla mita-
taan sitd, miten usein tietty tapahtuma on tapahtunut
tiettynd ajanjaksona yhdessa ryhmassa verrattuna siihen,
miten usein se on tapahtunut toisessa ryhmdssa.

Health event

A health event can be positive or negative. An example of
a health event is the development of a disease, an injury,
or responding to a medicine.
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Terveystapahtuma

Terveyteen kohdistuva tapahtuma, joka voi olla positiivi-
nen tai negatiivinen. Esimerkiksi sairauden kehittyminen,
loukkaantuminen tai lddkehoitoon saatava vaste.

Health Technology Assessment

Health technology assessment (HTA) aims to inform deci-
sion making by health care policy makers. It is a system-
atic process that considers health technologies (such as
medicines) and can involve a review of: clinical evidence
compared to existing models of care, cost effectiveness,
social and ethical impacts on the health care system and
the lives of patients. The process advises whether or not a
health technology should be used, and if so, how it is best
used and which patients are most likely to benefit from
it. Assessments vary, but most look at the health benefits
and risks of using the technology. They can also look at
costs and any other wider impacts that the technology
may have on a population or on a society. They can also
look at the relationship between costs and benefits and
risks, and make determinations about value for money.

Terveydenhuollon menetelmien
arviointi (HTA)

HTA on terveydenhuoltoa koskevien paatdsten tekemiseen
liittyva systemaattinen prosessi, jossa terveydenhuollon
menetelmia (mm. ladkkeitd) arvioidaan esimerkiksi seuraa-
vin mittarein: kliininen ndytto verrattuna olemassa oleviin
hoitomenetelmiin, kustannustehokkuus, terveydenhuol-
toon ja potilaiden elamaan vaikuttavat sosiaaliset ja eetti-
set tekijat. Prosessin tuloksena voidaan saada suositus sii-
ta, pitdisikd uusi menetelma ottaa kdyttdon vai ei ja sikali
kun pitdisi, miten sita tulisi kayttaa ja millaiset potilaat
hyétyisivat siitd eniten. Arviontimenetelmat voivat vaihdel-
la, mutta yleensa tarkastellaan menetelman hyétyja ja ris-
keja. Myos yhteiskunnalle koituvia kustannuksia tai muita
laajempia vaikutuksia voidaan arvioida. Kustannusten suh-
detta hyétyihin ja haittoihin voidaan niin ikaan tarkastella,
ja talla tavoin arvioida rahalle saatavaa vastinetta.

Health-Related Quality of Life
(HRQoL)

Health-Related Quality of Life considers many different
aspects related to a person's perception of quality of life
affected by health status. These include physical, psycho-
logical, functional, and social aspects.

Terveyteen liittyva eldméanlaatu

Terveyteen liittyvdn eldmanlaadun arviointiin sisaltyy eri-
laisia nakdkulmia siihen, miten yksilé kokee terveystilan-
teensa vaikuttavan hanen eldmanlaatuunsa. Nama voivat
olla fyysisia, psykologisia, toiminnallisia tai sosiaalisia vai-
kutuksia.

Hypothesis

A hypothesis is an assumption, or set of assumptions,
made on the basis of limited evidence that either: a)
asserts something as a starting point for further inves-
tigation; or b) confirms something as highly probable

in light of established facts. For a hypothesis to be a
scientific hypothesis, it is required that one can test it. A
working hypothesis is a provisionally accepted hypothesis
proposed for further research. For the purposes of medi-
cines development, the interest is in the hypothesis that
asserts something - for example that a new treatment
for a disease is better than the existing standard of care
treatment.

Hypoteesi

Hypoteesiksi kutsutaan rajallisen ndyton perusteella teh-
tya oletusta tai oletusten joukkoa joka joko a) toimii lisa-
tutkimusten lahtdkohtana tai b) vahvistaa jonkin seikan
olevan hyvin todennakéinen osoitettujen tosiasioiden va-
lossa. Jotta hypoteesi olisi tieteellinen, sen on oltava sel-
lainen, joka voidaan testata. Tydhypoteesi on tilapaisesti
hyvaksytty hypoteesi, jonka perusteella jatkotutkimuksia
tehdaan. Ladkekehityksen yhteydessa johonkin tiettyyn
asiaan viittaavat hypoteesit ovat merkityksellisimpia - esi-
merkiksi siihen, etta uusi 1adkehoito on parempi kuin jo
olemassa olevat.
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ICH

Formerly the International Conference on Harmonisation.
The International Council on Harmonisation of Technical
Requirements for Pharmaceuticals for Human Use (ICH)
produces harmonised guidelines for global pharmaceu-
tical development, and their regulation. It brings togeth-
er the regulatory authorities and the pharmaceutical
industry from five regions (Europe, Japan, USA, Canada
and Switzerland). ICH has been established in order to
reduce the duplication of clinical trials and create a more
streamlined regulatory assessment process for new appli-
cations. As such, ICH has developed four sets of guide-
lines provided for specific topics including quality, safety,
efficacy and multidisciplinary (e.g. ICH medical terminolo-
gy (MedDRA), or the Common Technical Document (CTD))
which are implemented by the regulatory authorities of its
membership.

ICH (International Council on Har-
monisation, ailemmin Internation-
al Conference on Harmonisation)

ICH on kansainvélinen elin, joka tuottaa maailmanlaajui-
sesti hyvaksyttyja ohjeistoja ladkekehitykseen ja ladke-
kehityksen viranomaissaatelyyn. ICH:ssa on edustettuna
viiden alueen - EU:n, Japanin, USAn, Kanadan ja Sveitsin
- ladkeviranomaisten edustajia. ICH on perustettu vahen-
tdmaan kliinisten laaketutkimusten toistamisen tarvetta
eri alueilla sekd luomaan virtaviivaisempi viranomaishy-
vaksyntaprosessi uusien ladkkeiden myyntilupahakemuk-
sille. ICH on luonut neljdan eri aihealueeseen keskittyvat
ohjeistokokoelmat: laatu, turvallisuus, teho ja monitie-
teellinen ohjeisto (esim. ICH:n laaketieteellinen sanasto
MedDRA). Lisdksi seon luonut CTD-ohjeiston (Common Te-
chnical Document), jonka jasenvaltioiden ldakevalvontavi-
ranomaiset ovat implementoineet.

Identified risk

An adverse event for which there is adequate evidence of
an association with the use of the medicinal product of
interest.

Tunnistettu riski

Haittatapahtuma, jonka yhteys kyseessa olevan ladkkeen
kayttoon on asianmukaisesti osoitettu.

Immunotoxicity

Immunotoxicity is harm occurring to the immune system
caused by exposure to chemical substances. Testing for
immunotoxicity is a standard part of developing substanc-
es as potential new medicines. Symptoms of immunotox-
icity can include increased rates or severity of infectious
diseases or cancer. Toxic agents can also cause autoim-
mune diseases, in which healthy tissue is attacked by the
body's own immune system. Allergy is another form of
immunotoxicity, and many chemicals are known to induce
allergic reactions in some people.
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Immunotoksisuus

Immunotoksisuudeksi kutsutaan tietyn kemikaalialtistuk-
sen aiheuttamaa haittaa kehon puolustusjarjestelmalle.
Immunotoksisuuden testaus on rutiinisti tehtava toimen-
pide uutta |ladketta kehitettdessa. Immunotoksisuuden
merkkina voi olla esimerkiksi tulehduksellisten sairauksi-
en lisddntyminen tai vakavuusasteen lisddntyminen tai
syovan kehittyminen. Myrkylliset yhdisteet saattavat myos
aiheuttaa autoimmuunisairauksia, joissa kehon puolustus-
jarjestelma hyokkaa sen omia, terveitd kudoksia vastaan.
Allergia on my®6s yksi immunotoksisuuden muoto ja mo-
nien kemikaalien tiedetdankin aiheuttavan ihmiselle aller-
gisia reaktioita.

Incidence

The number of new cases of a health event (such as devel-
opment of a disease, or reaction to a medicine) that occur
during a specific time period, usually a year, in a specified
population. Incidence is therefore also a measure of the
risk of experiencing the health event during a certain
period of time.

Esiintymistiheys

Uusien terveyteen liittyvien tapahtumien (kuten jonkin
sairauden kehittyminen tai ladkkeen aiheuttama reaktio)
lukumaara tietyn ajanjakson, tavallisesti vuoden, aikana
tietyssd populaatiossa. Esiintymistiheys kertoo siis myds
riskista kokea tietty terveyteen liittyva tapahtuma tietyn
ajanjakson kuluessa.

Inclusion Criteria

Inclusion criteria are the characteristics that potential par-
ticipants must have in order to be considered for partici-
pation in a trial. They describe the patient population and
patient selection criteria. Inclusion criteria should specify
the type of testing used to make the patients' diagnosis,
as well as specific disease requirements (for example, how
severe the disease is, failure or success with previous treat-
ments, plus any other factors that might affect prognosis
such as age, sex, or ethnicity). The inclusion criteria (and
exclusion criteria) are important parts of a trial protocol. If
they are properly defined, inclusion and exclusion criteria
will increase the chances that the trial produces reliable
results. They also protect participants from harm and
minimise the risks.

Sisaanottokriteerit

Sisaanottokriteerit ovat sellaisia ominaisuuksia, jotka tut-
kittavalla tulee olla jotta han voi osallistua tutkimukseen.
Ne maarittavat tutkittavan potilaspopulaation. Sisaan-
ottokriteerit yleensa madraavat, milla tavoin potilaan
diagnoosi taytyy tehda seka asettavat selkeitd vaatimuk-
sia tutkittavan sairauden mukaan (esimerkiksi sairauden
vakavuus, hoitovaste aiemmin annettuihin hoitoihin seka
muita tekijoitd, jotka saattavat vaikuttaa tutkimukseen
osallistumiseen, esim. ikd, sukupuoli, etnisyys). Sisdanot-
tokriteerit (samoin kuin poissulkukriteerit) ovat tarkea osa
kliinisen tutkimuksen tutkimussuunnitelmaa. Jos ne on
huolellisesti maaritelty, nama kriteerit lisaavat tutkimuk-
sen todennakdisyytta saavuttaa luotettava tulos. Ne myds
suojaavat tutkittavia haitoilta ja minimoivat riskeja.

Indication

In medicine, indication refers to a health condition (ther-
apeutic area) for which a specific intervention (medicinal
product, medical device, treatment, procedure) is devel-
oped to cure, relieve symptoms, prevent or diagnose. The
indication, as specified in the ‘Summary of Product Char-
acteristics' (SmPC) document, determines the boundaries
of lawful use of such medicinal product.

Kayttdaihe (indikaatio)

Laaketieteessa kayttdaiheella eli indikaatiolla tarkoite-
taan terveydentilaa (terapia-aluetta) johon kehitetaan
tiettya hoitoa (ldakevalmiste, ladkinnallinen laite, hoi-

to tai menetelma) joko parantamis-, oireenhelpottamis-
ennaltaehkaisy- tai diagnoosimielessa. Kayttdaihe, joka
on madritelty [ddkevalmisteen yhteenvetodokumentissa
(engl. 'Summary of Product Characteristics’) maarittaa laa-
kevalmisteen lainmukaisen kayton rajat.

Informed Consent

Informed consent is a person's voluntary agreement,
based on an understanding of the relevant information,
to participate in research or a clinical trial, or to undergo
a particular medical intervention. Before any research
may be carried out, participants must be informed about
all aspects of the study and/or intervention, including the
aims, methods, anticipated benefits, and potential risks.
Participants must also be made aware that they can with-
draw from the research at any stage without any negative
consequences to their ongoing care or treatment. This

Tietoinen suostumus

Tietoinen suostumus on henkildn vapaaehtoisesti tekema
sopimus, jossa han ilmaisee halunsa osallistua tutkimuk-
seen - tai johonkin muuhun ladketieteelliseen toimenpi-
teeseen - sen jdlkeen kun hdnelle on annettu ymmarret-
tavassa muodossa asianmukaista tietoa tutkimuksesta tai
toimenpiteesta. Ennen tutkimuksen aloittamista jokaisel-
le tutkittavalle on annettava laajasti tietoa tutkimuksesta
tai toimenpiteesta, mukaan lukien tiedot sen tavoitteesta,
menetelmistd, odotettavissa olevista hyddyista ja mahdol-
lisista haitoista. Tutkittaville on kerrottava, etta he voivat
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Informed Consent

information must be given in an accessible and under-
standable way (for instance via a participant information
sheet), and individuals should be given the opportunity
to ask questions about the research. Informed consent is
usually documented in writing with a signed and dated
consent form. However, informed consent should be an
ongoing process throughout a study, and researchers
should ensure that participants are made (...)

Tietoinen suostumus

keskeyttaa tutkimuksen milloin tahansa ilman ettd se vai-
kuttaa heiddn saamaansa jatkohoitoon. Tama tieto taytyy
antaa selkedssa ja ymmaérrettavdssd muodossa (esimer-
kiksi tutkittavan tiedotteessa) ja tutkittaville téytyy antaa
mahdollisuus kysya kysymyksia tutkimuksesta. Tietoinen
suostumus dokumentoidaan yleisimmin allekirjoittamalla
ja paivaamalla suostumuslomake.

INN

An International Non-proprietary Name (INN) is an official
generic name given to a pharmaceutical compound. INNs
facilitate communication by providing a standard name
for each substance in the market with more than one
brand name. Each INN is a unique name that is global-

ly recognised and is public property. A Non-proprietary
Name is also known as a generic name. Examples of INNs
are: ibuprofen, mefloquine, and diazepam.

INN

INN (International Non-proprietary Name) on farmaseut-
tiselle yhdisteelle annettu virallinen, geneerinen nimi.
INN helpottaa kommunikaatiota koska sen perusteella
voidaan tunnistaa samaa vaikuttavaa ainetta sisaltavat,
eri kauppanimilla myytavat valmisteet. Kukin INN on ai-
nutkertainen, globaalisti kdytettava ja julkista omaisuut-
ta. INN tunnetaan myds geneerisend nimend. Esimerkkeja
ovat ibuprofeeni, meflokiini ja diatsepaami.

Intention-to-treat analysis

Intention-to-treat (ITT) is an analysis of the participants
taking part in a clinical trial, based on the group to which
they were initially assigned, and not on the treatment
eventually received. It does not matter if they drop out,
whether they fully adhere to the treatment, or even if
they switch to an alternative treatment. Intention-to-treat
analyses are often used to assess the effectiveness of a
new treatment because they are seen to reflect real life:
not everyone adheres to the treatment they are given, and
doctors often change treatments depending on how their
patient's condition changes.

Hoitoaikeen mukainen analyysi

Hoitoaikeen mukainen analyysi on tilastollinen analyysi,
johon otetaan mukaan kaikki kliiniseen laaketutkimuk-
seen osallistuneet tutkittavat ja heidat luokitellaan siihen
ryhmaan kuuluvaksi, johon heidat alun perin maarattiin
riippumatta siitd, saivatko he lopulta tutkimusvalmistet-
ta vai eivat. Ei ole merkitystd, lopettivatko he tutkimuksen
kesken, ottivatko he todellisuudessa tutkimusvalmistetta
lainkaan tai siirtyivatké he kesken tutkimuksen toisen hoi-
don piiriin. ITT-analyysia kdytetdan usein uuden hoidon
tehon arviointiin koska sen ajatellaan heijastavan todel-
lista eldamaa: kaikki potilaat eivat sitoudu saamaansa hoi-
toon ja laakarit voivat usein vaihtaa potilaiden hoitoa sen
mukaisesti miten heiddn vointinsa muuttuu.

Interim analysis

In clinical trials and other scientific studies, an inter-

im analysis is an analysis of the current data from an
ongoing trial, in which the primary research question is
addressed. It has the potential to modify the conduct of
the study. Depending on the results, an interim analysis
may lead to changes, such as stopping one treatment arm
or changing the number of participants in a group, or
stopping the trial altogether.
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Valianalyysi

Kliinisissa laaketutkimuksissa kuten muissakin tieteellisis-
sé tutkimuksissa valianalyysiksi kutsutaan olemassa ole-
van datan analysoimista tilanteessa, jossa tutkimus on
edelleen kesken. Valianalyysi keskittyy yleensa tutkimuk-
sen ensisijaiseksi muuttujaksi valitun parametrin tarkaste-
luun ja sen perusteella tutkimusta voidaan muuttaa. Tu-
loksista riippuen valianalyysin perusteella voidaan tehda
muutoksia - kuten lopettaa tutkimus yhden tutkimusryh-
man osalta tai muuttaa tutkittavien maaraa - tai tutki-
mus voidaan lopettaa kokonaan.

Intermediate endpoint

In clinical trials, intermediate endpoints are measures
that may be associated with disease status or progression
toward a primary endpoint (such as mortality or morbid-
ity). It may be a measure of a body function or disease
symptoms (e.g. measures of lung function in chronic
obstructive pulmonary disease (COPD)) that is expected
to correlate with changes observed on primary endpoints.
Clinical trials are often designed to measure changes of
an intermediate endpoint and evaluate the effects of an
intervention on clinical outcomes.

Valittava paatetapahtuma

Kliinisissa tutkimuksissa valittaviksi paatetapahtumiksi
kutsutaan sellaisia mittareita, jotka voivat olla yhteydes-
sd sairauden tilaan tai etenemiseen kohti ensisijaista eli
primaarista paatetapahtumaa. Se voi olla johonkin elin-
toimintoon sai sairauden oireeseen liittyva mittari (esim.
hengitysfunktiosta kertovat mittaustulokset kroonisessa
keuhkoahtaumataudissa), jonka ajatellaan olevan syy-seu-
raussuhteessa primaarisessa paatetapahtumassa havait-
tuihin muutoksiin. Kliiniset ladketutkimukset on usein
suunniteltu siten, ettd ne mittaavat muutoksia valittavis-
sa paatetapahtumissa ja niiden avulla voidaan arvioida
hoidon vaikutuksia kliinisiin muuttujiin.

Intervention

In medicine, intervention is an action which changes

the outcome or course of a condition or disease so as

to prevent harm or improve health through the use of
treatments, medicinal products, medical devices or proce-
dures/surgery.

Interventio

Laaketieteessa interventioksi kutsutaan toimenpidetta,
joka joko haittoja ehkdisevasti tai terveyttd lisdavasti vai-
kuttaa sairauden etenemiseen. Interventio voi olla |aak-
keellinen tai ladkkeeton hoito, terveydenhuollon laitteen
kaytto tai toimenpide/leikkaus.

Interventional Study

An interventional study is one in which the participants
receive some kind of intervention, such as a new medi-
cine, in order to evaluate it. In the medicines development
process, medicines are evaluated through interventional
studies known as clinical trials. There are many variations
in how clinical trials are designed, but they are commonly
randomised (participants are allocated to different arms
in the study randomly) and controlled (the study medicine
is given to one arm, and the outcomes are compared with
an alternative treatment or placebo given to another
arm). These are called randomised controlled trials, or
RCTs.

Interventiotutkimus

Interventiotutkimus on tutkimus, jossa tutkittaville suorite-
taan jonkinlainen interventio, esimerkiksi annetaan laake-
hoitoa, sen evaluoimista varten. Ladkekehitysprosessin ai-
kana |adkkeita tutkitaan interventiotutkimusten avulla ja
naitad tutkimuksia kutsutaan kliinisiksi ladketutkimuksiksi.
Kliiniset ladketutkimukset voidaan suunnitella monin eri
tavoin mutta ne ovat yleensa satunnaistettuja (tutkitta-
vat jaetaan tutkimusryhmiin satunnaisessa jarjestyksessa)
ja kontrolloituja (yhdelle hoitoryhmalle annetaan tutkit-
tavaa laakevalmistetta ja sita verrataan toiseen hoitoryh-
maan, joka voi saada joko aktiivista vertailuvalmistetta
tai lumeldakettd). Naita kutsutaan satunnaistetuiksi, kont-
rolloiduiksi ladketutkimuksiksi (engl. ‘randomized, control-
led trial’ tai 'RCT").

Intravenous

Intravenous means ‘within the vein'. It is the infusion of
liquid directly into a vein using a syringe or intravenous
catheter (tube). Compared with other routes of adminis-
tration, the intravenous route is the fastest way to deliver
fluids and medicines into the blood stream (the systemic
circulation). In intravenous therapy, the bioavailability of
the medication is 100%.

Laskimonsisdinen, intravendosi

Nestetta voidaan annostella suoraan laskimoon joko ruis-
kun tai laskimonsisdisen katetrin avulla. Muihin laakkeen
antotapoihin verrattuna laskimonsisdinen annostelu on

nopein tapa saada laakeaine verenkiertoon. Kun laaketta
annostellaan laskimonsisdisesti, sen hydtyosuus on 100%.
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Investigational Medicinal
Product

An investigational medicinal product is an active ingredi-
ent or placebo that has been pharmaceutically formulated
(prepared) for human use which is being tested, or used
as a comparator, in a clinical trial. Typically IMPs have
not yet received marketing authorisation, however in
some circumstances they may be products that have been
authorised: when they have been made using a different
formulation than that which is authorised (e.g. different
dose), when the authorised product is to be used as the
test substance or comparator in a clinical trial, when used
for an unapproved indication (off-label), or when used to
gain further information about an approved use.

Tutkimuslaake

Tutkimusldéke on joko aktiivinen, tutkimusvaiheessa ole-
va laake tai lumetta sisaltava farmaseuttinen tuote, jota
testataan tai kdytetdan vertailuvalmisteena kliinisessa
laaketutkimuksessa. Silla ei yleensé ole vield myyntilupaa
vaikka joskus ndin voi ollakin, esimerkiksi jos silld on eri
formulaatio kuin myyntiluvallisella valmisteella (esim. eri
annos), jos sita kdytetaan kliinisen |adketutkimuksen ver-
tailuvalmisteena, jos sitd kdytetdan eri indikaatioon kuin
mihin myyntilupa on saatu (ns. off-lable use), tai jos sita
kaytetdan hyvaksyttyyn indikaatioon liittyvan uuden tie-
don saamiseen.

Investigator

A clinical trial investigator is responsible for the conduct
of the trial at a trial site. If a trial is conducted by a team
of individuals at a trial site, the investigator is the lead-
er responsible for the team, and is called the principal
investigator.

Tutkija

Kliinisessa ldaketutkimuksessa tutkijaksi kutsutaan laa-
karia, joka on vastuussa tutkimuksen suorittamisesta tie-
tyssa tutkimuskeskuksessa. Jos tutkimukseen osallistuu
useampia ladkareitd samasta keskuksesta, yksi heista ni-
metdan padvastuulliseksi tutkijaksi eli paatutkijaksi.

L

Legally Authorised Representative

A legally authorised representative (LAR) is an individual
authorised (for example by a court) to make decisions

on behalf of another person. In circumstances where a
patient is unable to give informed consent themselves (for

instance, patients in critical care units), sometimes a legal-

ly authorised representative can give consent or permis-
sion on their behalf, including about medical treatments.

Laillisesti nimetty edustaja

Laillisesti nimetty edustaja on henkild, jolla on laillinen
oikeus (esimerkiksi oikeusistuimen antama) tehda paatok-
sid toisen henkilon puolesta. Tilanteissa, joissa potilas on
kyvytdn antamaan tietoista suostumusta itse (esimerkiksi
tehohoidossa olevat potilaat), laillisesti nimetty edustaja
voi antaa suostumuksen tdman puolesta, myds silloin kun
suostumus koskee ladkehoidon antamista.

Life Years Gained

Life years (LY) gained is a measure in health economics.
It expresses the additional number of years of life that a
person lives as a result of receiving a treatment.
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Life years gained (epavirallinen
kaannos: saavutetut elinvuodet)

'Life years gained’ on terveystaloustieteen termi. Silla ku-
vataan niita lisdelinvuosia, jotka henkil6 saa hoidon seu-
rauksena.

Lifetime prevalence

Lifetime prevalence is the proportion of a population that,
at some point in their life, has experienced a particular
health event, risk factor or disease. For example, in a sur-
vey, you might be asked if you have ever smoked. Lifetime
prevalence is calculated by comparing the number of
people found to have experienced the health event with
the total number of people studied.

Elinaikainen esiintyvyys

Se osa populaatiota, jolla on ollut tietty sairaus, riski tai
muu terveyteen liittyva tapahtuma jossain vaiheessa hei-
dan elamaansa. Terveyskyselyssa voidaan esimerkiksi ky-
syd, onko vastaaja ikind tupakoinut. Tupakoinnin elin-
aikainen esiintyvyys lasketaan aineistosta vertaamalla
kysymykseen positiivisesti vastanneiden maaraa kaikkiin
vastanneisiin.

M

MA

Marketing authorisation (MA) refers to the approval for a
medicine to be marketed. A system of marketing authori-
sation was put in place to protect public health. Market-
ing authorisations are granted only when a competent
authority (or ‘regulatory authority') has conducted a
scientific evaluation, and is satisfied that a medicine is
sufficiently safe and effective, and of high enough quality.
Different procedures exist to obtain a MA. The EMA (the
‘Agency’) is responsible for the ‘centralised procedure’. A
single application is submitted to the EMA for evaluation
by the Agency's Scientific committees. If the assessment
is positive, a single marketing authorisation is issued by
the European Commission. The Marketing Authorisation
Holder can then legally begin to market the medicine in
all EEA (European Economic Area) countries (EU member
states and the three EEA EFTA States (Iceland, Liechten-
stein, and Norway).

Myyntilupa

Myyntilupa on |ddkevalvontaviranomaisen antama lupa
tietyn laakkeen myymisen aloittamiseen. Myyntilupa-
menettelyn tarkoituksena on suojella kansanterveytta.
Myyntilupa mydnnetdan vain tilanteessa, jossa ladkeval-
vontaviranomainen on suorittanut myyntilupamateriaa-
lille tieteellisen arvioinnin ja on sitd mieltd, ettd ndytto
|aakkeen turvallisuudesta ja tehosta on riittava ja laadu-
kas. Myyntilupa voidaan saada useaa eri reittid. Euroopan
Laakevirasto EMA (European Medicines Agency) vastaa
keskitetysta myyntilupamenettelysta. Siind yksi myyntilu-
pahakemus ldhetdan EMAnN tieteellisten toimikuntien ar-
vioitavaksi. Jos arvioinnin tulos on positiivinen, Euroopan
Komissio mydntaa yhden yleisen myyntiluvan tuotteel-

le. Myyntiluvan haltija voi tdmaén jalkeen tuoda ladkkeen
kaikkien EEA-maiden (European Economic Area, joka sisal-
taa EU-maiden liséksi Islannin, Liechtensteinin ja Norjan)
markkinoille.

MABEL

The Minimal Anticipated Biological Effect Level (VABEL)
is the anticipated dose needed to result in a biological
effect in participants of a clinical trial. It is a safety win-
dow based on pharmacological threshold. The minimal
anticipated biological effect level is recommended as a
useful approach to calculate the Safe Starting Dose, as it
is the lowest dose that is active.

MABEL (engl. ‘Minimal Anticipat-
ed Biological Effect Level’)

MABEL on pienin ladkeannos jonka ajatellaan tuottavan
jonkin biologisen vasteen tutkittaviin kliinisessa laaketut-
kimuksessa. Se on farmakologiseen aktiivisuuteen perustu-
va turvallisuusmaare. MABELia suositellaan kaytettavaksi
turvallisen aloitusannoksen laskemiseen koska se on ma-
talin tunnettu aktiivinen annos.
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Malignant

A tumour is malignant if it is able to invade tissue other
than where it originally grew (the primary site). Malignant
tumours may spread (metastasise) to nearby tissues, or
via the blood stream to other parts of the body quite dis-
tant from the primary site. New tumours can then form at
those new sites. Benign tumours are not cancerous: their
cells do not spread to other parts of the body.

Pahanlaatuinen (maligni)

Kasvainta kutsutaan pahanlaatuiseksi silloin kun se kyke-
nee tunkeutumaan toisenlaiseen kudostyyppiin kuin sii-
hen, missa se alun perin syntyi. Pahanlaatuiset kasvaimet
voivat levitd eli muodostaa etdpesékkeita laheisiin kudok-
siin, tai joskus ne voivat levitd verenkierron mukana kehon
eri osiin kauaskin alkuperdisesta syntypaikastaan. Naihin
uusiin paikkoihin voi kehittyd uusia kasvaimia. Hyvénlaa-
tuiset kasvaimet eivat ole sydpia: niiden solut eivat levia
kehon muihin osiin.

MAMS

Multi-Arm Multi-Stage (MAMS) trials have a specific
design that allows for several different treatments to be
evaluated simultaneously against the standard treatment
in a single trial.

MAMS-tutkimukset

MAMS-tutkimukset (engl. 'Multi-Arm Multi-Stage’) eli mo-
niryhmaiset ja -vaiheiset tutkimukset ovat sellaisia tutki-
muksia, joissa useita eri hoitomahdollisuuksia verrataan
samanaikaisesti vakiintuneeseen hoitoon yhdessa ja sa-

massa tutkimuksessa.

Market exclusivity

The 10-year period after the marketing authorisation of
an orphan medicine, during which similar medicines for
the same indication cannot be placed on the market.
Market exclusivity should not be confused with market
protection or data exclusivity, market exclusivity refers
only to orphan medicines. In this period, the EMA (the
‘Agency’) and the member states shall not accept anoth-
er application for a marketing authorisation, or grant

a marketing authorisation or accept an application to
extend an existing marketing authorisation, for the same
therapeutic indication, in respect of a similar medicinal
product. This protects the original marketing authorisation
holder from market competition with similar medicines
with similar indications once they are approved and is
intended to encourage the development of medicines for
rare diseases. The period of market exclusivity is extended
by two years for medicines that also have complied with
an agreed paediatric investigation plan (PIP).

Markkinoinnin yksinoikeus

10 vuoden ajanjakso sen jalkeen kun harvinaisladke on
saanut myyntiluvan, jona aikana kukaan ei voi tuoda
markkinoille samanlaista ladkettd samaan sairauteen.
Markkinoinnin yksinoikeutta ei pida sekoittaa markkin-
asuojaan tai dataan perustuvaan yksinoikeuteen. Mark-
kinoinnin yksinoikeus koskee vain harvinaislaakkeita.
Markkinoinnin yksinoikeuden aikana Euroopan Laakevi-
rasto EMA tai mikaan EU:n jasenvaltio ei hyvaksy muita
myyntilupahakemuksia, myénna myyntilupia tai hyvaksy
olemassa olevalle myyntiluvalle pidennyksia silloin kun
kyseessa on samaan sairauteen tarkoitettu samanlainen
|[aakevalmiste. Tama suojaa alkuperaista myyntiluvan hal-
tijaa kilpailulta samanlaisilla tuotteilla samaan sairauteen
ja sen tarkoituksena on kannustaa laddkkeiden kehittdmis-
ta harvinaissairauksiin. Markkinoinnin yksinoikeutta jat-
ketaan kahdella vuodella sellaisten ldakkeiden kohdalla,

jotka on kehitetty myos lapsille suunnattuun kayttéoén teh-

dyn suunnitelman mukaisesti.

Marketing Authorisation Holder

A Marketing Authorisation Holder (MAH) is a company,
firm or non-profit organisation that has been granted a
marketing authorisation. The marketing authorisation al-
lows the holder to market a specific medicinal product, in
one or more EU member states. Once a medicinal product
is marketed and in use by patients, the MAH continues to
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Myyntiluvan haltija

Myyntiluvan haltija on yritys tai voittoa tavoittelematon
organisaatio, jolle on myénnetty myyntilupa. Myyntilupa
oikeuttaa sen haltijan myymaan tiettya ladketta yhdessa
tai useammassa EU-maassa. Laakeen ollessa markkinoilla
myyntiluvan haltija on edelleen velvollinen seuraamaan
ladkkeen turvallisuutta (pharmacovigilance). Kaikki epail-

Marketing Authorisation Holder

be responsible for monitoring safety (pharmacovigilance).
Any suspected adverse reactions must be reported to the
body which granted the marketing authorisation, in the
form of a periodic safety update report (PSUR).

Myyntiluvan haltija

Iyt haittavaikutukset tulee raportoida sille viranomaisel-
le, joka on myyntiluvan mydntanyt vuosittaisen turvalli-
suusraportin muodossa (PSUR eli periodic safety update
report).

Maximum Tolerated Dose

The maximum tolerated dose (MTD) is the highest dose of
a medicine or treatment that will produce the desired effect
without resulting in unacceptable side effects. It is deter-
mined in clinical trials by testing increasing doses on differ-
ent groups of people until the highest dose with acceptable
side effects is found. Establishing the maximum tolerated
dose is the main objective of Phase | clinical trials.

Suurin siedetty annos (MTD)

MTD on suurin annos tiettya ladketta tai hoitoa, joka
tuottaa toivotut vaikutukset ilman epatoivottuja sivuvai-
kutuksia. MTD méaritetdan kliinisissa ladketutkimuksissa
antamalla kasvavaa ladkeannosta eri tutkittavien ryhmille
kunnes saavutetaan taso, jossa alkaa ilmeta epatoivottuja
sivuvaikutuksia. Suurimman siedetyn annoksen maaritta-
minen on yksi faasi 1-tutkimusten tarkeimpia tavoitteita.

‘Me too' medicines

‘Me too' medicines are products which have more or less
identical clinical outcomes to existing medicines. They
are compounds structurally very similar to already known
medicines that have an identical mechanism of action
with only minor pharmacological differences. They can
present some benefits, like providing more therapeutic
options and in a few cases lead to price reductions, but
also involve disadvantages, like diminishing innovation in
pioneering treatments.

‘Me too' -laakkeet

‘Me too' -laédkkeet (‘'mina myos' -ladkkeet) ovat laakkei-
ta, jotka ovat vaikutuksiltaan melko identtisia jo olemassa
olevien laakkeiden kanssa. Ne ovat rakenteellisesti hyvin
samankaltaisia jo tunnettujen ladkkeiden kanssa ja niiden
vaikutusmekanismi on identtinen joitakin pienia farma-
kologisia eroavaisuuksia lukuun ottamatta. Niilla voi olla
joitakin suopeita vaikutuksia, kuten useamman hoitovaih-
toehdon tarjoaminen tai joissakin tapauksissa hinnan ale-
neminen, mutta niiden kehittdmisessa on myds huonot
puolensa kuten se, ettd niiden kehittdminen vahentaa oi-
keasti uudenlaisten hoitojen kehittamista.

Medical device

A medical device is an instrument, apparatus, implant,
software or related article used to diagnose, prevent, or
treat disease or other conditions. It must not achieve its
primary intended action in or on the human body through
pharmacological, immunological or metabolic means, but
may be assisted in its function by such means. Medical
devices vary greatly in complexity and application. They
are intended by the manufacturer to be used for: Diag-
nosis, prevention, monitoring, treatment, or alleviation of
disease. Diagnosis, monitoring, treatment, alleviation of,
or compensation for an injury or handicap. Investigation,
replacement, or modification of the anatomy or of a physi-
ological process. Birth control.

Ladkkeellinen laite

Laakkeellinen laite on instrumentti, kone, implantti, tieto-
koneohjelma tai jokin muu tuote jota kdytetdan sairau-
den (tai muun tilan) diagnosointiin, ennaltaehkaisyyn tai
hoitoon. Se ei saa aikaansaada ensisijaista vaikutustaan
farmakologisella, immunologisella tai metabolisella meka-
nismilla mutta sen vaikutusta voidaan edesauttaa tallai-
silla keinoilla. Laakkeelliset laitteet voivat olla keskenaan
hyvin erilaisia. Valmistaja on tarkoittanut ne sairauden
diagnosointiin, ennaltaehkdisyyn, seurantaan, hoitoon tai
lieventdmiseen; vaurion tai vamman diagnosointiin, seu-
rantaan, hoitoon, lieventdmiseen tai korvaamiseen; anato-
misen tai fysiologisen mekanismin tutkimiseen, korvaami-
seen tai muuntamiseen; syntyvyyden saanndstelyyn.
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Medicines regulation

Medicines regulation is a system that promotes and
protects public health. It applies scientific knowledge and
is based on national and international laws, to prevent
the use of medicines that do not work, are of poor quality,
and/or that may be harmful. Systems vary around the
world but generally medicines regulation aims to: Assess
the safety, efficacy and quality of medicines, and issue
marketing authorisations. License and monitor manufac-
turers and dispensers of medicines. Monitor the quality
of medicines. Monitor the safety of medicines under
development and in general use including collecting and
analysing adverse reaction reports. Provide independent
information on medicines to professionals and the public.

Laakesaantely

Ladkesaantelyn tarkoituksena on edistda ja suojella kansan-

terveyttd. Se perustuu tieteelliseen ndytt66n ja paikallisiin
sekd kansainvalisiin lakeihin, ja sen keskeisend tehtavana

on estda sellaisten laakkeiden paasy kdyttoon, jotka ovat te-
hottomia, huonolaatuisia ja/tai jopa haitallisia. Ladkesaan-

telyjarjestelmat ovat hiukan erilaisia eri puolilla maailmaa
mutta yleisesti ottaen niiden paamaarina on laakkeiden
turvallisuuden, tehon ja laadun arviointi sekd myyntilupien
myontaminen; |ddkevalmistajien ja -jakelijoiden lisensioin-
ti ja seuranta; ladkkeiden laadun seuranta; kehitysvaihees-
sa ja markkinoilla olevien ladkkeiden turvallisuusseuranta,

mukaan lukien haittavaikutusraporttien kerdd@minen ja ana-

lysointi; terveydenhuollon ammattilaisten ja suuren yleison
riippumaton informointi ladkevalmisteista.

Meta-analysis

Meta-analysis refers to methods used to compare and
combine results from different, completed (reported or pub-
lished), independent studies. It aims to identify patterns, to
verify results, and to identify relevant relationships arising
from multiple studies. Meta-analysis can be thought of

as 'conducting research about previous research’. In its
simplest form, meta-analysis is done by identifying a com-
mon statistical measure that is shared between studies,
and calculating an average of that common measure. The
reason for doing a meta-analysis is to achieve a higher
statistical power, as opposed to a less precise measure cal-
culated from a single study. In performing a meta-analysis,
an investigator must make many choices which can affect
the results. Such choices may include, for example, how to
search for studies, how to select or exclude studies, how to
deal with incomplete data, and how best to analyse the
data.

Meta-analyysi

Meta-analyysilla tarkoitetaan menetelmaa, jossa yhdistel-
[dan ja vertaillaan aineistoa useasta jo loppuun saate-
tusta (raportoidusta tai julkaistusta) tutkimuksesta. Sen
tarkoituksena on tunnistaa malleja, varmistaa tuloksia, ja
etsid erilaisia syy-yhteyksia ison tutkimusaineiston avulla.
Meta-analyysid voidaan pitda tutkimuksen tekemisend ai-
emmista tutkimuksista. Yksinkertaisimmillaan meta-ana-
lyysi voi olla sita, etta tutkimuksista haetaan yhteinen
tilastotieteellinen mittari ja lasketaan sen keskiarvo kaik-
kien tutkimusten aineistoista. Syy meta-analyysin tekemi-
seen on se, ettd suurempia aineistoja yhdistamalla tulok-
siin saadaan suurempi tilastollinen voima kuin vain yhden
tutkimuksen tuloksia tarkastelemalla. Meta-analyysia
suoritettaessa on tehtdva paljon sellaisia valintoja, jotka
saattavat vaikuttaa tulokseen. Nama valinnat voivat olla
esimerkiksi tutkimusten valintaan, puuttuvan datan kor-
vaamiseen tai analyysimenetelmiin liittyvia.

Metabolome

The metabolome is the complete set of small molecule
chemicals found in a specific cell, organ, or organism at a
given time. The metabolome may include small molecule
chemicals naturally produced by an organism (some sug-
ars, vitamins, and pigments for example) as well as those
not naturally produced by an organism (for example med-
icines, environmental contaminants, and food additives).
The metabolome can change over a period of just seconds
or minutes, and changes can be caused by a huge number
of things. For example, the metabolome might change

as a result of changes in the organism's environment, or
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Metabolomi

Metabolomi muodostuu kaikista solun, elimen tai elidn
tietylla hetkella sisaltamista pienmolekyyleistd. Metabolo-
miin voi sisadltyd seka elién itsensa tuottamia pienmole-
kyyleja (esimerkiksi sokereita, vitamiineja tai pigmentteja)
ettd sellaisia pienmolekyyleja, jotka eivat ole elion tuotta-
mia (esimerkiksi |adkkeitd, ymparistosta tulevia kemikaa-
leja tai ruuan lisdaineita). Metabolomi voi muuttua jopa
sekunneissa tai minuuteissa ja muutokset voivat aiheutua
monenlaisista tekijoistd. Se voi esimerkiksi muuttua elién
ympariston muututtua, ravinnon nauttimisen seurauksena
tai elion aktiivisuustason muutoksen myéta. Metabolomin

Metabolome

after taking in food or changing activity levels. Metabolo-
mics is the scientific study of the metabolome.

tutkimusta kutsutaan metabolomiikaksi.

Metabolomi

Metastasis

Metastasis is the spread of tumour cells from the orig-
inal site (the primary site) to another part of the body.
Tumours can metastasise by invading nearby tissue, or by
spreading through the circulation (blood and lymphatic
system).

Etdpesake

Etdpesdke muodostuu, kun kasvainsoluja levida toiseen
osaan elimistda, pois kasvaimen alkuperdisestda muodos-
tumispaikasta. Kasvaimet voivat muodostaa etdpesakkei-
ta joko tunkeutumalla laheiseen kudokseen tai levidmalla
verenkierron mukana.

Molecular biomarker

A biological marker, or biomarker, is something that can
be measured, which points to the presence of a disease,
a physiological change, response to a treatment, or a psy-
chological condition. A molecular biomarker is a molecule
that can be used in this way; for example, glucose levels
are used as a biomarker in managing diabetes. Non-mo-
lecular biomarkers include medical images (for example,
MRI brain images can provide information about the
progression of multiple sclerosis). Biomarkers are used

in many scientific fields. They are used in different ways
at different stages of medicines development, including
in some cases as a surrogate endpoint to indicate and
measure the effect of medicines in trials.

Molekulaarinen biomarkkeri

Biologinen markkeri, tai biomarkkeri, on jotakin sellaista
mikd voidaan mitata ja mika viittaa sairauden olemassa-
oloon, fysiologiseen muutokseen, hoitovasteeseen tai psy-
kologiseen tilaan. Molekuldarinen biomarkkeri on tietty
molekyyli, jota voidaan kayttda tahan tarkoitukseen. Esi-
merkiksi verensokeripitoisuutta voidaan kayttaa hyvaksi
diabeteksen hallinnassa. Ei-molekuldarinen biomarkkeri
voi olla vaikkapa kuvantamisen avulla tuotettu - esimer-
kiksi MRI-aivokuva voi kertoa multippeliskleroosin etene-
misestd. Biomarkkereita kdytetddn monilla tieteenaloilla.
Niitd voidaan kayttda apuna laakekehityksessa, joissain
tapauksissa sijaispdatetapahtumina, jotka viittaavat laak-
keen vaikutukseen tutkimuksessa tai mittaavat sitd.

Mutual recognition procedure

The mutual recognition procedure is the system for
medicines authorisation by individual member states
(Concerned Member States) recognising the authorisation
of another member state (the Reference Member State)
which has evaluated and authorised a new medicine.

Tunnustamismenettely

Tunnustamismenettely on EU:n jasenmaiden ldakeviran-
omaisten |ddkkeen myyntiluvan mydntamiseen liittyva
menettely, jossa jasenvaltio tunnustaa toisen jasenvaltion
(viitemaa) myéntaman myyntiluvan.
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N

National Competent Authority

A National Competent Authority - or regulatory authori-
ty - has the power to grant marketing authorisations for
medicinal products in its territory. National competent au-
thorities are organisations that have the legally delegated
or invested authority, or power to perform a designated
function, normally monitoring compliance with the nation-
al statutes and regulations.

Kansallinen laakevalvontaviran-
omainen

Kunkin maan kansallisella 1aakevalvontaviranomaisel-
la on valta myontaa ladketuotteille myyntilupia omalla
alueellaan. Ladkevalvontaviranomaisilla on laillinen oi-
keus toimintaansa ja ne valvovat kansallisten saadosten
ja asetusten noudattamista.

No Observed Adverse Effect
Level

The no observed adverse effect level (NOAEL) is the
highest tested dose of a medicine at which there is no
increase in the frequency of any adverse effects (biological
or statistically significant) when compared to its control.
Although the NOAEL approach involves some consider-
ation of pharmacokinetics and pharmacodynamics prop-
erties, its focus is on the estimation of the highest ‘safe’
dose, looking for a safety window based on toxicological
threshold.

NOAEL (ldakeannos, jolla ei voida
havaita olevan haittavaikutuksia)

NOAEL on korkein ldaketutkimuksessa testattu ldakean-
nos, jonka kayttdon ei liity biologisesti tai tilastotieteelli-
sesti merkitsevaa haittavaikutusten maaran nousua kun
sitd verrataan vertailuvalmisteeseen. Vaikka NOAELiin
saattavat vaikuttaa ladkkeen farmakokineettiset ja farma-
kodynaamiset ominaisuudet, sen maarittdmisen paatar-
koituksena on saada arvio korkeimmasta turvallisesta an-
noksesta eli maarittaa laakeaineen turvallisuusikkuna.

Non-clinical testing

Non-clinical testing is conducted at a stage of medicines
development that uses animals and/or cells or tissues.

It does not involve testing in humans. The main goal of
non-clinical tests is to determine the safety of a medi-
cine. Non<clinical testing will investigate any harmful
effects of the medicine on the body due to the medicine's
pharmacology, such as: Toxic effects - for example, on

the reproductive system if the medicine causes genetic
changes or whether they might cause cancerous growth.
Toxicity will be measured in relation to different doses,

or length of use of the medicine. The reversibility of any
toxicity will also be studied. Information from non-clinical
testing is used in planning clinical trials in humans. It is
used to decide what the starting dose should be, and the
range of does to be tested. It also suggests what clinical
signs should be looked for in order to detect any adverse
effects.
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Non-kliininen testaus

Non-kliiniselld testauksella tarkoitetaan elaimilla, soluilla
ja kudoksilla tehtdvaa uuden ladkeaineen testausta. Ih-
misilld tehtdvat tutkimukset eivat kuulu tdman kasitteen
piiriin. Naiden tutkimusten paatavoitteena on maarittaa
tutkittavan ladkemolekyylin turvallisuus. Non-kliinisel-

|3 testauksella tutkitaan ldakeaineen elimistdlle aiheut-
tamia, ladkeaineen farmakologiaan liittyvia haitallisia
vaikutuksia. Esimerkiksi lisddntymistoksikologisilla tut-
kimuksilla selvitetdan, aiheuttaako ladkeaine periytyvia
geneettisid muutoksia. My6s aineen sydpaa aiheuttavia
ominaisuuksia tutkitaan. Toksisuutta tutkitaan eri [4a-
keannoksilla seka eri pituisilla hoitojaksoilla. Myos sita
selvitetddn, palautuuko elimistoén toiminta normaaliksi al-

tistuksen lopettamisen jalkeen. Non-kliinisista tutkimuksis-

ta saatua tietoa kaytetaan hyvaksi ensimmaisia ihmisilla
tehtavia tutkimuksia suunniteltaessa. Niiden avulla maa-
ritetddn annos, jolla tutkimus aloitetaan. Niistd voidaan
saada myos vihia siitd, minka tyyppisia vaikutuksia elimis-
td0n on tarpeen erityisen tarkasti seurata.

Non-maleficence

Non-maleficence means to do no harm. Traditionally,

this is at the heart of medical ethics and is part of the
Hippocratic Oath (an oath that new doctors take in many
countries). An example of a non-maleficent action would
be stopping a medication known to be harmful or refus-
ing to give a medication to a patient if it has not been
proven to be effective. However, ethical dilemmas often
occur. In many medical situations, non-maleficence must
be balanced with the principle of beneficence (an action
done for the benefit of others). For example, many bene-
ficial medications may also have serious side effects and
so the risks and benefits must be carefully considered by
doctors and patients. Ultimately, the patient must decide
whether the benefits outweigh the risks before consenting
to a treatment.

Vahingon valttdminen

Vahingon valttamisella tarkoitetaan bioetiikassa sitd, ettd
el aiheuteta haittaa. Perinteisesti tdmad kasite on |aéke-
tieteen etiikan ytimessa ja se on myds osa Hippokrateen
valaa, jonka vastavalmistuneet |ddkarit vannovat monessa
maassa. Esimerkkina voi toimia vaikka haitallisen [dakityk-
sen lopettaminen tai kieltdytyminen antamasta laaketta,
jonka tehoa ei ole pystytty osoittamaan. Ladketieteessa
esiintyy kuitenkin usein eettisia ristiriitoja. Usein vahin-
gon valttamistad joudutaan punnitsemaan hydtya vas-
taan. Esimerkiksi monilla hyodyllisilla [aakkeilla on myés
vakavia haittavaikutuksia ja riski/hyétypunninta taytyy
tehda huolellisesti. Viime kddessa potilaan itsensa taytyy
paattaa, ylittavatkd odotettavissa olevat hyddyt mahdolli-
set haitat ja suostuuko hadn ndin ollen tarjottuun laakehoi-
toon.

Non-randomised trial

In a non-randomised clinical trial, participants are allo-
cated to different treatment (or placebo) arms using a
non-random method. Allocation is decided and managed
by the investigator. Non-random allocation can lead to
bias in the results of a trial. In the description above, the
non-randomised trial is controlled (arms receiving an inter-
vention are compared with arms that are receiving differ-
ent interventions or placebo). There are several other trial
designs that are non-random, but controlled. These include
prospective observational studies.

Satunnaistamaton tutkimus

Satunnaistamattomassa tutkimuksessa tutkittavat jaetaan
eri tutkimusryhmiin ilman satunnaistamista. Niissa tutkija
paattaa, kuka tutkittava menee mihinkin tutkimusryhmaan.
Satunnaistamisen puute saattaa johtaa vaariin tutkimus-
tuloksiin tutkimusharhan takia. YIla mainitussa esimerkissa
kyseessé olisi satunnaistamaton, kontrolloitu tutkimus (tut-
kittavaa ladkettd saavaa ryhmaa verrataan toiseen tutki-
musryhmaan, joka saa joko toista hoitoa tai lumeldaketta).
Myds muut satunnaistamattomat tutkimusasetelmat ovat
mahdollisia, esimerkiksi havainnoivat tutkimukset.

Null hypothesis

The word ‘null’ can be thought of as 'no change'. A null
hypothesis is typically the standard assumption and is de-
fined as the prediction that there is no interaction between
variables. For example, the null hypothesis states that
there is no causal relationship between a new treatment
and a reduction in disease symptoms. In other words, this
means that a new treatment does not offer an improve-
ment over the standard of care treatment - and that any
observations of improvement are the result of chance. Such
a statement can be tested by a scientific study such as a
clinical trial and the application of appropriate statistical
tests. If a clinical trial finds that in fact there is a relation-
ship, and the new treatment causes an improvement, the
null hypothesis is disproved and can be rejected. In this
case the alternative or research hypothesis can be adopt-
ed - in this example, this means that the new treatment is
better than the standard of care treatment.

Nollahypoteesi

Tassa kasitteessa 'nollalla’ tarkoitetaan muuttumatonta ti-
laa. Nollahypoteesi on yleensa vakio-olettamus ja se maa-
ritellddn siten, ettd nollahypoteesin mukaan tutkittavien
muuttujien valilld ei ole yhteyttd. Esimerkiksi nollahypo-
teesi voi olla sellainen, ettd uuden hoidon ja sairauden
oireiden vahenemiselld ei ole syy-seuraussuhdetta. Toisin
sanoen nollahypoteesin mukaan uusi hoito ei ole sairau-
den hoitoon sen parempi kuin olemassa olevakaan ja kaik-
ki mahdolliset havainnot paremmuudesta ovat puhdas-

ta sattumaa. Nollahypoteesi testataan sitten tieteellisella
tutkimuksella, esimerkiksi kliinisella 1adketutkimuksella, ja
asianmukaisella tilastotieteellisella testilla. Jos tutkimuk-
sen perusteella uudella hoidolla ja oireiden vahenemisella
onkin syy-seuraussuhde ja uusi hoito todella parantaa sai-
rauden oireita, nollahypoteesi hylatdan. Talloin voidaan hy-
vaksya vaihtoehtoinen hypoteesi eli tdssa tapauksessa voi-
daan paatya siihen, ettad uusi hoito on vanhaa parempi.
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Number-needed-to-treat

The number-needed-to-treat (NNT) is a measure used

to describe the effectiveness of an intervention, such as
treatment with a medicine. The NNT is the number of
participants who will need to be treated in order for one
person to recover, or show symptom reduction, or what-
ever outcome is being measured in the trial. A 'perfect’
result would be that every patient has a good outcome,
and this would give an NNT of 1. A l[arge NNT means
that the treatment is only effective in a small number of
people: An NNT of 100 means that of 100 people treated,
only T will have a favourable outcome. One advantage
of NNTs is that they can be easily compared for different
medicines or interventions.

NNT-luku

NNT (number-needed-to-treat) on tunnusluku, jolla kuva-
taan toimenpiteen, esimerkiksi laakehoidon, tehokkuut-
ta. NNT on se maara henkil6itd, jotka taytyy hoitaa, jotta
|6ytyy yksi henkild, joka toipuu tai jonka oireet vdhenevét
tai mika tahansa mittari sitten onkaan madritelty tutki-
muksessa seurattavaksi. 'Taydellinen' tulos olisi se, ettd
jokaisella hoidetulla potilaalla nahdaan positiivinen vai-
kutus ja talléin NNT olisi 1. Suuri NNT tarkoittaa sit4, etta
hoito tehoaa vain pienelle osalle ihmisia: esimerkiksi jos
NNT on 100 niin vain yksi hoidettu hyétyy hoidosta sataa
hoitoa saanutta kohti. Yksi NNT-lukujen hy6ty on se, etta
niiden avulla on mahdollista verrata erilaisten ladkkeiden
tai hoitojen tehoa.

O

Observational Study

In epidemiology and statistics, an observational study
draws conclusions about the possible effect of a treatment
on participants, where the assignment of participants

into a treatment group versus a control group is outside
the control of the investigator. However, in some cases
observational studies are the most appropriate design for
example if the condition being studied is rare. Additionally,
non-interventional observational studies are sometimes the
only ethical approach. For example, if the effect of an en-
vironmental risk factor (such as asbestos) is being studied,
it is unethical to deliberately expose participants to that
risk factor. In a non-interventional observational study, no
additional diagnostic or monitoring procedures are applied
to the participants, and epidemiological methods are used
for the analysis of collected data (as per Article 2(c) of
2001,/20/EC). A non-interventional observational study is
not a randomised, controlled trial (RCT).

Havainnoiva tutkimus

Epidemiologian ja tilastotieteen kasitteistdssa havainnoi-
va tutkimus on sellainen, jossa tehddan johtopaatoksia
hoidon mahdollisista vaikutuksista asetelmassa, jossa tut-
kittavien jako eri tutkimusryhmiin ei ole tutkijan kontrol-
loitavissa. Joissakin tapauksissa, esimerkiksi hyvin harvi-
naisia sairauksia tutkittaessa, havainnoivat tutkimukset
saattavat olla parhaita mahdollisia tutkimusasetelmia.
Lisaksi ei-interventionaaliset, havainnoivat tutkimukset
voivat joskus olla ainoita eettisesti hyvaksyttavia tutki-
muksia. Esimerkiksi jos halutaan tutkia jonkin ymparisto-
tekijan (vaikka asbestin) vaikutuksia ihmisten terveyteen,
ei ole mahdollista tahallaan altistaa ihmisia asbestille.
Ei-interventionaalisissa, havainnoivissa tutkimuksissa tut-
kittaville ei suoriteta mitdan diagnostisia tai muita toi-
menpiteitd vaan tietoja kerdtddn epidemiologisin keinoin.
Ei-interventionaalinen, havainnoiva tutkimus ei ole satun-
naistettu, kontrolloitu tutkimus.

Observer Bias

Observer bias (also called ascertainment or detection
bias) is caused when the actions of an investigator affect
the results of a trial. Observer bias can be unintentional
and could arise from the investigator's hopes or expec-
tations of the trial. It is most likely to occur when: the
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Havaitsijaharha

Havaitsijaharha syntyy kun tutkijan toimet vaikuttavat
tutkimuksen tuloksiin. Havaitsijaharha voi olla tiedosta-
matonta ja se voi heijastaa tutkijan tutkimukseen koh-
distamia toiveita ja odotuksia. Se tapahtuu todenna-
kéisimmin silloin kun tutkijan henkil6kohtaista arviota

Observer Bias

investigator's personal judgement is used to measure sub-
jective trial outcomes, and the investigator knows which
group each person is allocated to (for example treatment
or placebo). The most important design technique for
avoiding observer bias in clinical trials is blinding. The
potential effect of bias should also be taken into account
during statistical analysis of trial data.

Havaitsijaharha

kdytetddn mittaamaan tutkimuksen subjektiivista mittaria
ja tutkija tietdd mihin ryhmaan kukin tutkittava kuuluu
(esimerkiksi aktiivista |adketta tai lumeldadketta saavien
ryhmaan). Tarkein kliinisissa ladketutkimuksissa kaytetty
havaitsijaharhaa vahentava tekniikka on sokkoutus. Mah-
dollinen harhan vaikutus tulee myds huomioida tutkimuk-
sen tietoja tilastollisesti analysoitaessa.

Observer-reported outcome

A measurement based on an observation by someone oth-

er than the patient or a health professional such as a par-
ent, or other non-clinical caregiver who regularly observes
the patient in daily life and is in a position to report

on a specific aspect of the patient's health. This type of
measure or observer report is without medical judgment
or interpretation, and includes events or behaviours that
can be observed in patients who cannot communicate
themselves (e.g. infants or cognitively impaired).

Havainnoijan raportoima tulos

Mittaus, joka perustuu jonkun muun kuin potilaan itsen-
sd tai terveydenhuollon ammattilaisen tekemaan havain-
toon. Tallainen havainnoija voi olla esimerkiksi vanhempi
tai omaishoitaja, joka sdannollisesti tekee havaintoja poti-
laan paivittdisesta elamastd ja on asemassa, jossa pystyy
raportoimaan potilaan terveyteen liittyvia tietoja. Tallai-
seen havaintoon ei liity [ddketieteellista arviota tai tulkin-
taa ja se saattaa liittya potilaisiin jotka eivét itse pysty
kommunikoimaan (esimerkiksi vauvat tai muistisairaat).

Off label use

Off-label use refers to situations where a medicinal prod-
uct is intentionally used for a medical purpose other than
what is stated in the authorised product information, i.e.
the Summary of Product Characteristics (SmPC). Examples
of offlabel use include non-authorised: indication, age
group, dosage, or route of administration.

Alkuperdistarkoituksesta
poikkeava laakkeen kaytto

Tilanne, jossa laakeainetta tarkoituksellisesti kaytetaan
eri tarkoitukseen kuin mihin myyntilupa on mydnnetty,
ts. muuhun kuin laakkeen tuoteyhteenvedossa kuvattuun
tarkoitukseen. Tallaista kayttoa voi olla esimerkiksi myyn-
tilupaan sisaltymattdmien indikaatioiden tai ikaryhmien
hoitaminen tai ladkkeen annoksen tai antoreitin muutta-
minen toiseksi kuin mitd myyntiluvassa on mainittu.

Official Medicines Control
Laboratory

An Official Medicines Control Laboratory (OMCL) is a pub-
lic institution which performs laboratory testing on med-
icines once they are on the market. They are an essential
part of the European system of controlling the quality of
medicines. OMCLs are appointed by national competent
authorities. OMCLs carry out testing for their competent
authority, independently from the manufacturer of the
medicine. OMCLs in Europe collaborate with each other in
order to pool resources and share best practice.

Virallinen laakevalvonta-
laboratorio

Virallinen ladkevalvontalaboratorio on julkinen instituu-
tio, joka suorittaa markkinoilla olevien laakevalmisteiden
laboratoriovalvontaa. Tallaiset laboratoriot ovat oleellinen
osa Euroopassa markkinoitavien ladkkeiden laadunval-
vontaa. Kansallinen lddkevalvontaviranomainen nimeaa
nama laboratoriot ja ne suorittavat ladkkeilla laborato-
riotesteja ldakevalvontaviranomaisen lukuun, ldakkeen
valmistajasta riippumattomana tahona. Eri Euroopan mai-
den viralliset ladkevalvontalaboratoriot tekevat yhteistyo-
ta keskendan resurssien riittdvyyden takaamiseksi ja par-
haiden toimintatapojen varmistamiseksi.
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Omics technologies

The 'Omics technologies are relatively recent fields of
study such as genomics, proteomics, or metabolomics.
They deal with large amounts of data because they assess
entire genomes, proteomes, or metabolomes. Information
technology (IT) is therefore a crucial element in ‘omics
research.

'‘Omics-teknologiat

Melko uusista tieteenhaaroista genomiikasta, proteomii-
kasta ja metabolomiikasta kaytetaan joskus yhteisnimitys-
ta 'omics-teknologiat’. Niissa tutkitaan suuria maaria da-
taa koska niiden avulla kartoitetaan kokonaisia genomeja,
proteomeja ja metabolomeja. Informaatiotekniikalla (IT)
on tdman takia merkittava rooli ndissa tieteenaloissa.

Orphan medication

(COMP) of the European Medicines Agency (EMA) and
confirmed by the European Commission (EC) before the
granting of marketing authorisation.

Harvinaislaake

Products (COMP) hyvéksyy harvinaislaakestatuksen ja Eu-
roopan Komissio vahvistaa sen ennen myyntiluvan myén-
tamista.

Oncogene

An oncogene is a mutated gene that contributes to the
development of a cancer. In their normal, non-mutated
state, oncogenes are called proto-oncogenes, and they are
important in the regulation of cell growth. When altered,
an oncogene can either promote or allow the uncontrolled
growth of cancer. Alterations can be inherited or caused
by exposure to carcinogens (cancer-causing substances).

Onkogeeni

Onkogeeni on mutatoitunut geeni joka edesauttaa sydvan
kehittymista. Silloin kun ne ovat vield normaalissa, ei-mu-
tatoituneessa muodossaan, néitéd soluja kutsutaan pro-
to-onkogeeneiksi ja ne ovat merkittavia tekijoita solujen
kasvun saatelyssa. Kun ne muuttuvat onkogeeneiksi, ne
voivat sallia syévan kontrolloimattoman kasvun tai jopa
edesauttaa sitd. Nama muutokset voivat olla joko peritty-
ja tai karsinogeenialtistuksen aikaansaamia.

P

Orphan designation

Orphan designation is a special status for a medicine
used to treat a rare disease or condition. An orphan des-
ignation is adopted by the Committee for Orphan Medic-
inal Products (COMP) of the European Medicines Agency
(EMA) and confirmed by the European Commission (EC)
before the granting of marketing authorisation. To qualify
for orphan designation, a medicine must meet a number
of criteria: (1) It must be intended for the treatment, pre-
vention or diagnosis of a disease that is life-threatening
or chronically debilitating. (2) The condition must affect
no more than 5 in 10,000 people in the EU, or it must

be unlikely that sales of the medicine will be sufficient to
justify the investment needed for its development. (3) No
satisfactory method of diagnosis, prevention or treatment
of the condition exists, or, if it does, the medicine in ques-
tion must provide a significant benefit to those affected
by the condition.

Harvinaislaakestatus

Harvinaislaakestatus voidaan myontaa ldakkeelle, jota
kdytetddn harvinaissairauden hoitoon. Euroopan ladkevi-
raston harvinaisldakkeisiin erikoistunut toimikunta Com-
mittee for Orphan Medicinal Products (COMP) hyvaksyy
harvinaisladkestatuksen ja Euroopan Komissio vahvis-
taa sen ennen myyntiluvan myéntamista. Jotta ladke voi
saada harvinaisladkestatuksen, sen taytyy tayttaa useita
kriteereita: (1) sen tulee olla tarkoitettu sellaisen sairau-
den hoitoon, ennaltaehkaisyyn tai diagnosointiin, joka

on henked uhkaava tai kroonisesti terveydentilaa heiken-
tdva. (2) Sairaus saa esiintya korkeintaan viidelld ihmi-
sella 10 000:sta EU:n alueella tai tulee olla epatodenna-
koista, etta ladkkeen myynnista tulevat tuotot riittavat
kattamaan sen kehittamiseen kdytetyt varat. (3) Kyseisen
sairauden hoitoon, ennaltaehkaisyyn tai diagnosointiin ei
ole olemassa riittdvaa hoitoa tai jos on, uusi ladke merkit-
tavasti hyodyntda harvinaissairautta sairastavia potilaita.

Orphan medication

An orphan medicine is a medicine that has been devel-
oped specifically to treat a rare condition (an ‘orphan dis-
ease’). Orphan medicines generally follow the same regu-
latory development path as any other medicine, however,
some incentives are provided to encourage a manufactur-
er to invest in developing them. An orphan designation is
adopted by the Committee for Orphan Medicinal Products
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Harvinaislaake

Harvinaislaake on sellainen laake, joka on erityisesti kehi-
tetty harvinaissairauden hoitoon. Harvinaislaakkeet kay-
vat yleensa lapi saman viranomaiskasittelyn kuin muutkin
laakkeet mutta niiden kehittdjille tarjotaan joitakin etuja,
jotka rohkaisevat ladkeyrityksiad harvinaisladkkeiden ke-
hittdmiseen. Euroopan lddkeviraston harvinaisladkkeisiin
erikoistunut toimikunta Committee for Orphan Medicinal

P-value

A p-value, which stands for probability value, is a statis-
tical measure between 0 and 1. It is used for hypothesis
testing. In clinical trials it is used to give an indication of
whether a result observed may be due to chance, or not.
A significance level should be set before data collection
begins, and is usually set to 5% (or 0.05), although other
levels may be used depending on the study. A result is
then said to be statistically significant (and allows us to
reject the null hypothesis) if it has a p-value equal to or
less than the significance level. This is generally written as
p < 0.05. In calculating the pvalue, we first assume that
there really is no true difference between the two tested
treatments, e.g. new versus standard treatment (the null
hypothesis). We then calculate the likelihood (probability)
that the difference we have observed is just due to chance
if our supposition is true (that is, if there is really no true
difference). This is the p-value.

P-arvo

P-arvon nimi tulee englanninkielen sanasta ‘probability’
(todenndkdisyys), ja silld tarkoitetaan lukujen O ja 1 valiin
jaavaa tilastotieteellista suuretta. Sita kdytetdan hypo-
teesien eli oletusten testaamiseen. Kliinisissa laaketutki-
muksissa sitd kdytetdan sen kuvaamiseen, onko tutkimuk-
sesta saatu tulos mahdollisesti seurausta sattumasta vai
todellinen. P-arvon merkitsevyystaso tulee asettaa ennen
tiedonkeruun aloittamista ja yleenséa se asetetaan tasolle
5% (tai 0.05). Myds muita tasoja voidaan kayttaa, tutki-
muksesta riippuen. Kun tutkimuksen tulos saadaan, sen
sanotaan olevan tilastollisesti merkitsevén (eli toisin sa-
noen nollahypoteesi voidaan hylata) silloin kun sen P-arvo
on yhta suuri tai pienempi kuin merkitsevyystaso. Tama
ilmaistaan yleensd muodossa p < 0.05. Kun P-arvoa laske-
taan, ensimmainen oletus on se, etta tutkittavien hoitojen
valilla ei ole todellista eroa (nollahypoteesi). Kun laske-
taan sen todennakdisyys, etta havaittu ero todella on seu-
rausta sattumasta, saadaan tulokseksi P-arvo.

Package Leaflet

In the EU, medicinal products must be accompanied by
outer and/or immediate packaging information (label-
ling) and a Package Leaflet (PL). The PL should be written
in language understandable by the patient and must
undergo readability testing. It contains: What medicine X
is and what it is used for (identification of the medicinal
product). What you need to know before you take/use

X (contraindications and warnings and precautions for
use: in children and adolescents; with other medicines;
with food, drink, or alcohol; in case of pregnancy, breast-
feeding, driving, and using machines; and any excipient
warnings, if applicable.) How to take/use X (dosage

and method,/route(s) of administration; use in children
and adolescents; frequency of administration; duration
of treatment; information in case of overdose and/or

Pakkausseloste

EU:n alueella myytavissa |aakepakkauksissa tulee olla mu-
kana erillinen pakkausseloste (engl. EU:n alueella 'package
leaflet’, Yhdysvalloissa vastaavaa dokumenttia kutsutaan
nimella 'package insert’). Pakkausselosteen tulee olla kir-
joitettu sellaisella kielelld, jota kayttdja ymmartaa ja sen
taytyy lapaista luettavuustesti. Pakkausseloste on tiukasti
viranomaismaarayksin sdddelty ja sisaltaa tietoa mm. seu-
raavista asioista: mika laake on kyseessa ja mihin sita kay-
tetdan (laaketuotteen identifiointi); mita kayttajan tulee
tietda ennen ladkkeen ottamista (vasta-aiheet ja kaytt6on
liittyvat varoitukset: kaytto lapsilla ja nuorilla; kayttd yhdes-
sa muiden laakeaineiden kanssa; kdyttdé samanaikaisesti
ruuan, juoman tai alkoholin kanssa; kayttd raskauden tai
imetyksen aikana; kaytto autolla ajamisen tai koneen kayt-
tamisen aikana; mahdolliset apuaineisiin liittyvat varoituk-
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Package Leaflet

missing a dose; and any withdrawal effects if applicable).
Possible side effects of X How to store X (storage condi-
tions; expiry date.

Pakkausseloste

set); miten laaketta kdytetddn (annostelu ja antoreitti, myds
lapsilla ja nuorilla; annostiheys; hoidon kesto; ohjeet ylian-

nostuksen ja/tai valiin jadneen ladkeannoksen varalta; mah-

dolliset vieroitusoireet); mahdolliset haittavaikutukset; |dak-
keen sailytys (sdilytysolosuhteet; vanhenemisajankohta).

Paediatric Investigation Plan

A paediatric investigation plan (PIP) is a medicines devel-
opment plan to support the authorisation of a medicine
for children. It aims to ensure that the necessary data is
obtained through studies in children, when it is safe to
do so. Pharmaceutical companies submit proposals for
PIPs to the European Medicine Agency's (EMA) Paediatric
Committee (PDCO). This Committee is responsible for
agreeing to or refusing the plan. The normal development
of a medicine requires that various studies be performed
to ensure its quality, safety, and efficacy. In addition to
this, PIPs: include a description of the studies and of the
measures to adapt the medicine's formulation to make

its use more acceptable in children, such as the use of a
liquid formulation rather than large tablets; and cover the
needs of all age groups of children, from birth to adoles-
cence.

Pediatrinen tutkimussuunnitelma

Pediatrinen tutkimussuunnitelma (pediatric investigation
plan, PIP) on ladkekehitysohjelmaan kuuluva suunnitelma,
jonka tarkoituksena on tukea myyntilupahakemusta pediat-
riseen kdyttoon eli 1adkkeen kayttddn lapsipotilaille. Sen
tarkoituksena on varmistaa, etta silloin kun [adketta on tur-
vallista tutkia lapsilla, tarvittavat tiedot kerataan lapsilla
tehtdvissa tutkimuksissa. Laakeyritykset toimittavat PIP-eh-
dotuksensa Euroopan Laakeviraston pediatriselle toimikun-
nalle (PDCO). Toimikunnan velvollisuus on tdmén jélkeen
joko hyvéksya suunnitelma tai hylata se. Normaalin ladke-
kehityksen aikana tehdaan erilaisia tutkimuksia varmista-
maan ladkkeen laatu, turvallisuus ja teho. Tdman lisaksi
PIP-ohjelmissa on kuvaus lapsilla tehtdvéksi suunnitelluista
tutkimuksista seka siita, miten ladkkeen formulaatio teh-
daan lapsille sopivaksi, esimerkiksi liuoksen kayttd isojen
tablettien sijaan. Sen tulee myos siséltda kaikki ikaryhmat
aina vastasyntyneistd vauvoista teini-ikaisiin nuoriin.

Parenteral

Medicines administered via any route other than the gas-
trointestinal tract (oesophagus, stomach, and small and
large intestines). The most frequent are subcutaneous,
intravenous and intramuscular injections, but medicines
that are topically administered to the eye, ear, and skin or
even inhaled may be broadly considered as parenteral.

Parenteraalinen

Parenteraaliseksi antoreitiksi kutsutaan kaikkia sellaisia
antoreittejd, joissa lddke ei paady elimistédn ruuansula-
tuskanavan kautta (ruokatorvi, maha ja suolisto). Yleisim-
pid parenteraalisia antoreittejd ovat ihonalainen, laski-
monsisdinen ja lihaksensisdinen antoreitti mutta myos
silman, korvan, ihon tai jopa keuhkojen kautta annostelta-
via ladkkeita voidaan laajasti kutsua parenteraalisiksi.

Passive Surveillance

Passive surveillance is the use of local healthcare services
to collect data on disease incidence or adverse effects of
medicines. It relies on staff and services, who are part of a
reporting network, collecting data and generating reports.
There is no active search for cases. For example, passive
surveillance is the most common method used to moni-
tor the incidence of vaccine-preventable diseases so that
national and international bodies can identify possible
outbreaks and organise vaccine provisions.
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Passiivinen valvonta

Passiivisella valvonnalla tarkoitetaan tilannetta, jossa pai-
kallisista terveydenhuoltojarjestelmista kerattya dataa kay-
tetddn sairauden yleisyyden tai lddkkeiden haittavaikutus-
ten arvioimiseen. Siind terveydenhuoltohenkildkunta vastaa
tiedonkeruusta ja raportoinnista eika siina aktiivisesti etsita
tietoa tietyista tapauksista. Esimerkkina passiivisesta valvon-
nasta voi toimia rokotuksin estettavissa olevien sairauksien
seuranta niin ettd kansalliset ja kansainvaliset paatdksente-
koelimet voivat helpommin tunnistaa mahdollisia vaaratilan-
teita ja tarpeen tullen jarjestaa joukkorokotuksia.

Patient Years

The patient year (or person year) statistic is used in many
clinical studies and statistical assessments of risk. Patient
years are calculated as follows: If 15 patients participated
in a study on heart attacks for 20 years, the study would
have involved 300 patient years (15 x 20). This number
can be divided by the number of patients who have been
affected by a certain condition or event. For example, if
six of the patients had heart attacks, that would be equal
to one heart attack for every 50 patient years in the study
(300 / 6 = 50). Looking at data in this way can reveal
trends and allows researchers to communicate levels of
risk. Many studies on new medicines express their findings
using patient years. For example, if one serious side effect
is experienced for every 1,000 patient years of a study,
this might be considered an acceptable level of risk.

Potilasvuosi

Potilasvuotta kdytetddn usein mittarina kliinisissa laake-
tutkimuksissa seka riskin tilastollisessa arvioinnissa. Po-
tilasvuosi lasketaan seuraavasti: jos 15 potilasta osallis-
tuu sydankohtauksia koskevaan tutkimukseen 20 vuoden
ajan, tutkimuksessa on mukana yhteensa 300 potilas-
vuotta (15 x 20). Luku voidaan jakaa niiden potilaiden
maaralla, joilla on tutkimuksen aikana esiintynyt tietty
ennalta maaritelty tapahtuma. Jos esimerkiksi 6 potilaal-
la on ollut tutkimuksen aikana syddnkohtaus, se vas-

taa yhta sydankohtausta kutakin 50 potilasvuotta kohti
(300/6=50). Kun tutkimusdataa katsotaan tallaisesta
nakokulmasta, sen avulla voidaan arvioida trendejd ja ris-
kitasoja. Esimerkiksi jos ladketutkimuksessa on 1000 poti-
lasvuotta kohti yksi vakava haittavaikutus, riskitasoa voi-
daan pitda hyvaksyttavana.

Patient-reported outcome

A patientreported outcome (PRO) is a measure of the
experience or view of a participant in a clinical study. It is
not a clinical measure, or an assessment made by anyone
else involved in the study. PROs are commonly collected

by asking patients to fill in questionnaires, or by interview-

ing patients. Questionnaires or interview guides used as
part of clinical studies should undergo extensive testing
to ensure they are reliable and valid. PROs can be used
to assess, for example, symptoms as experienced by the
patient, disability, quality of life, and other health per-
ceptions. There are many published PRO questionnaires
dealing with aspects of quality of life. some have been
developed for specific conditions or treatments. Some are
designed to be general, such as the ‘EuroQol’ or 'EQ-5D,
which has been translated into many languages and used
extensively in clinical trials.

Potilaan raportoima tulos

Kliinisissa tutkimuksissa potilaita voidaan pyytaa rapor-
toimaan tiettyja tutkimukseen liittyvia suureita omasta
nakokulmastaan. Talloin puhutaan potilaan raportoimista
tuloksista. Kyseessa ei talldin ole kliininen suure eika ke-
nenkddn muun henkildn tekema arviointi. Naita suureita
kerataan potilailta usein erilaisten kyselyiden tai haastat-
telujen muodossa. Tallaiset kyselyt ja haastattelut tulee
validoida huolellisesti ennen niiden kdyttdmista. Potilaan
raportoimien tulosten avulla voidaan arvioida esimerkiksi
potilaan kokemia oireita, haittoja, eldmanlaatua tai muita
terveyteen liittyvid havaintoja. Erityisesti elamanlaadun
mittaamiseen on kehitetty useita erilaisia potilaalle suun-
nattuja kyselyitd, joista osa on kehitetty nimenomaan tiet-
tyyn sairauteen tai hoitoon ja osa on yleisempid. Esimer-
kiksi yleiseen kayttdon tarkoitetut 'EuroQol- ja 'EQ-5D'
-kyselyt on kdannetty lukuisille kielille ja niitd kaytetaan
paljon kliinisissa ladketutkimuksissa.

Period of Exclusivity

A period of exclusivity refers to a time after a medicine is
authorised during which no other similar medicines with
the same indications (intended uses) may be authorised.
This protects the medicine from competition during the
period of exclusivity. There can be several separate market
exclusivities relating to designated conditions. The period
of market exclusivity is extended by two years for medi-
cines that have also complied with an agreed paediatric
investigation plan (PIP).

Yksinoikeusjakso

Yksinoikeusjaksoksi kutsutaan sita ajanjaksoa laakkeen
myyntiluvan mydéntdmisen jalkeen jona kukaan muu val-
mistaja ei voi saada myyntilupaa samanlaiselle tuotteelle
samaan kayttdaiheeseen. Tama suojaa laaketta kilpailulta
taman ajanjakson aikana. Myyntiluvan haltijalla voi olla
useita erillisia markkinayksinoikeuksia samaan aikaan.
Markkinayksinoikeutta lisatdan kahdella vuodella siina ta-
pauksessa, ettd laakkeelle on tehty pediatrinen tutkimus-
suunnitelma (Pediatric Investigational Plan, PIP).
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Personalised Medicine

Personalised medicine (PM) is a medical model that
proposes to customise medical decisions, practices, and
treatments for the individual patient. It uses targeted
medicines aimed at specific molecules that are involved in
the patient's disease and takes genetic, clinical, environ-
mental, and lifestyle information about the patient into
account. The aim is to select the best therapies for the
individual patient to ensure the best outcome and reduce
the risk of side effects. Progress in understanding the link
between genomics (and other molecular factors) and dis-
ease is an important part of the development of person-
alised medicine. Pharmaceutical companies are already
producing some targeted medicines as a result.

Yksilollistetty terveydenhoito

Yksilollistetyksi terveydenhoidoksi kutsutaan sellaista ladke-
tieteen mallia, jossa ladketieteelliset paatokset, kaytannot ja
hoidot raataléidaan nimenomaan tietylle potilaalle sopiviksi.
Siihen voi liittyd tarkkaan kohdistettuja ladkkeitd, joiden vai-
kutus kohdistuu juuri kyseisen potilaan tautityyppiin ja ottaa
huomioon potilaan yksildlliset geneettiset ja kliiniset ominai-
suudet, samoin kuin ymparistétekijat ja elintavat. Tavoittee-
na on ldytaa juuri tietylle potilaalle parhaiten sopiva hoito,
jolla saavutetaan parhaat hoitotulokset mahdollisimman
vahilla haitoilla. Yksilollistetyn terveydenhoidon kehitykses-
sd genomin ja sairauden valisen kytkéksen ymmartaminen
on avainasemassa. Ladkeyritykset kehittavat jo tallaisia tark-
kaan kohdistettuja laakkeita joihinkin sairauksiin.

Pharmaceutical form

Pharmaceutical form is the physical characteristics of the
combination of active substance and excipients (non-ac-
tive ingredients) forming a medicinal product (tablet,
liquid, capsule, gel, cream, sprays, etc.).

Farmaseuttinen muoto

Farmaseuttisella muodolla tarkoitetaan aktiivisen aineen
ja apuaineiden muodostaman kokonaisuuden fyysista olo-
muotoa (tabletti, neste, kapseli, geeli, voide, suihke ym.).

Pharmacodynamics

Pharmacodynamics is the branch of pharmacology that
studies what the medicine does to the body. Pharmacody-
namics looks at the biological and physiological effects of
a medicine, and their mechanisms of action at organ and
cellular level.

Farmakodynamiikka

Farmakodynamiikka on farmakologian haara, joka tutkii
sitd, mitd ladkeaine tekee elimistdlle. Farmakodynamiikka
selvittad ladkeaineen aiheuttamia biologisia ja fysiologi-
sia vaikutusmekanismeja seka elin- ettd solutasolla.

Pharmacoepidemiology

Pharmacoepidemiology is the study of the uses and ef-
fects of medicines in large numbers of people. It provides
an estimate of the probability of beneficial effects of a
medicine in a population and the probability of adverse
effects. It involves continual monitoring of a population
for unwanted effects and other safety concerns.

Farmakoepidemiologia

Farmakoepidemiologia tutkii Iadkkeiden kayttéa ja tehoa
suurissa ihmispopulaatioissa. Sen avulla voidaan arvioida
ladkkeen positiivisten vaikutusten ja haittavaikutusten to-
dennakéisyytta isossa vaestdssa. Farmakoepidemiologias-
sa tutkittavaa vdest6d seurataan jatkuvasti ei-toivottujen
haittavaikutusten ja muiden mahdollisten laaketurvalli-
suuteen liittyvien havaintojen osalta.

Pharmacogenetics

Pharmacogenetics is the study of individual genetic differ-
ences to understand how genes affect a person's response
to medicines. Understanding how different genetics affect
how a medicine is processed can help doctors to more ac-

curately determine which medicine and which dose is best
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Farmakogenetiikka

Farmakogenetiikka tutkii yksilotason geneettisia eroja ja
naiden erojen vaikutusta yksilon vasteeseen tiettyyn 1aa-
kehoitoon. Genetiikan ja lddkehoidon vasteen valisten
yhteyksien ymméartaminen helpottaa oikean ldakkeen ja
annostason loytamista tietylle potilaalle. Farmakogene-

Pharmacogenetics

for each patient according to their response. Pharmacog-
enetics also helps doctors identify the medicine that best
treats a disease and is least likely to cause side effects.

Farmakogenetiikka

tiikka auttaa ladkareitd myos tunnistaman ladkkeen, jolla
tautia voidaan hoitaa parhaiten ilman vakavia haittavai-
kutuksia.

Pharmacogenomics

Pharmacogenomics is the study of entire genomes, across
groups of individuals, to identify the genetic factors that
influence responses to a medicine. Pharmacogenomics
combines traditional pharmaceutical sciences, such as
biochemistry, with an understanding of common DNA
variations in the human genome.

Farmakogenomiikka

Farmakogenomiikka tutkii [ddkevasteeseen vaikuttavia
geneettisia tekij6ita kokonaisten genomien ja isojen ih-
misryhmien avulla. Farmakogenomiikka yhdistaa perin-
teiset farmaseuttiset tieteet kuten biokemian moderniin
genetiikkaan, jonka tavoitteena on ymmartaa ihmisen
genomin vaihtelua.

Pharmacokinetic Study

A pharmacokinetic study is a study of how a medicine is
handled by the body, usually measuring the concentration
of the medicine in blood, urine, or tissues over time. Phar-
macokinetic studies are used to characterise the absorp-
tion, distribution, metabolism, and excretion (ADME) of a
compound, either in blood or in other locations, and are
often employed at the discovery or candidate-selection
stages of a medicine development program.

Farmakokineettinen tutkimus

Farmakokineettisen tutkimuksen avulla pyritdan selvitta-
maan sitd, mita ladkeaineelle tapahtuu elimistdssa. Ylei-
simmin siind mitataan lddkeaineen pitoisuutta veressd,
virtsassa tai kudoksissa ajan funktiona. Farmakokineettis-
ten tutkimusten avulla maéritetdan ladkeaineen imey-
tymistd, jakaantumista, metaboliaa ja erittymisté (ns.
ADME) joko veressa tai muissa elimistén osissa. Naita tut-
kimuksia tehdaan laakekehityksen eri vaiheissa.

Pharmacokinetics

Pharmacokinetics is the study of what the body does to
medicine. It studies the absorption, distribution, metab-
olism, and excretion of the medicine (ADME), as well as
bioavailability. These pharmacokinetic processes, often
referred to as ADME, determine concentration of the medi-
cine in the body, and the onset, duration, and intensity of a
medicine's effect.

Farmakokinetiikka

Farmakokinetiikka on ala, jonka tehtdvana on selvittaa,
mitd elimistd tekee lddkeaineelle. Siind tutkitaan laakeai-
neen imeytymistd, jakaantumista, metaboliaa ja erittymista
seka hyotyosuutta (engl. ‘bioavailability’). Naméa farmakoki-
neettiset parametrit (ns. ADME) kuvaavat lddkkeen pitoi-
suutta elimistdssa seka ladkkeen vaikutusten alkamista,
kestoa ja intensiteettia.

Pharmacology

Pharmacology is the study of medicines, including their
characteristics, interactions, and uses, and the biochem-
ical or physiological effect they have on the cell, tissue,
organ, or organism.

Farmakologia

Farmakologialla tarkoitetaan lddkeaineiden tutkimusta ja
siihen sisdltyy mm. ladkeaineen ominaisuuksien, yhteisvai-
kutusten ja kaytén tutkimus, sekd lddkeaineen aiheutta-
mat soluun, kudokseen, elimeen tai kokonaiseen organis-
miin kohdistuvat biokemialliset tai fysiologiset vaikutukset.

Pharmacopoeia

A pharmacopoeia is a collection of official standards for
pharmaceutical substances and medicinal products. It in-

Farmakopea

Farmakopea on lddkeaineiden ja |adkevalmisteiden viral-
listen maaritelmien luettelo. Se sisaltda ohjeet ladkkeiden
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Pharmacopoeia

cludes directions for the quality control tests to be carried
out on medicines and the raw materials used in produc-
tion. It is a vital reference for individuals and organisa-
tions involved in research, development, manufacture, and
quality control of medicines. In most countries there is an
official pharmacopoeia and all producers of medicines
and/or substances for pharmaceutical use must comply
with its quality/safety standards. In Europe, the European
Pharmacopoeia provides the legal and scientific basis for
quality control during development, production and mar-
keting of medicines in European member states.

Farmakopea

ja niiden valmistuksessa kaytettavien raaka-aineiden laa-

dunvarmistustestien tekemiseksi. Se on olennainen tiedon-

lahde laaketutkimuksessa, -tuotekehityksessa, -valmistuk-
sessa ja ladkkeiden laadunvarmistuksessa tydskenteleville
henkildille ja organisaatioille. Useimmissa maissa on vi-
rallinen farmakopea ja kaikkien ladkkeiden ja/tai laakeai-
neiden valmistajien tulee noudattaa sen laatu- ja turvalli-
suusvaatimuksia. Euroopassa Eurooppalainen Farmakopea
muodostaa laillisen ja tieteellisen pohjan laadunvarmis-
tukselle |aakkeiden tuotekehityksessa, valmistuksessa ja
markkinoinnissa Euroopan unionin jasenmaissa.

Pharmacovigilance

Pharmacovigilance is the practice of detecting, assessing,
understanding and preventing the adverse effects of
medicines. Pharmacovigilance enhances patient safety
and public health by providing reliable information on the
risks and benefits of medicines.

Laaketurvatoiminta

Laaketurvatoiminta tarkoittaa toimintaa, jolla havaitaan,
arvioidaan, ymmarretdan ja estetddn ladkkeiden haitta-
vaikutuksia. Ladketurvatoiminta edistaa potilaitten turval-
lisuutta ja yleista terveyttd tuomalla heidan ulottuvilleen
luotettavaa tietoa ladkkeiden riskeista ja eduista.

Phase O Trials

Phase O trials are conducted with sub-therapeutic doses
to see if a medicine behaves in the body in the way that
earlier laboratory studies (non-clinical trials) predicted.

O-vaiheen (-faasin) tutkimukset

0O-vaiheen tutkimukset tehdddn terapeuttisia annoksia
alhaisemmilla annoksilla, jotta nahtaisiin kayttaytyyké
[adke elimistéssa samoin kuin aiemmissa laboratoriotutki-
muksissa (non-kliinisissa tutkimuksissa) on ennustettu.

Phase | Trials

Normally, the first studies in humans with a new medicine
are Phase | trials. Phase | trials are usually conducted in

a small number of healthy volunteers (although some
trials recruit patients). The aim of Phase | trials is to find
out the safe dose range, and to look for any side effects.
The initial dose given will be very small, and gradually in-
creased if no or only mild side effects are observed. A new
medicine has to meet certain pre-set requirements before
it can continue to Phase Il trials. Phase I, I, and 11l trials
are commonly known together as ‘clinical development'.
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l-vaiheen (-faasin) tutkimukset

Normaalisti ensimmaiset ihmisilla tehtavat tutkimukset
uudella ladkkeella ovat l-vaiheen tutkimuksia. l-vaiheen
tutkimukset tehddan tavallisesti pienelld maarélla tervei-
ta vapaaehtoisia henkil6ita (tosin joihinkin tutkimuksiin
otetaan potilaita). l-vaiheen tutkimusten tarkoituksena on
[6ytaa turvallinen vaihteluvéli ladkeannokselle, ja havain-
noida ladkkeen haittavaikutuksia. Annettava lahtéannos
on hyvin alhainen ja sitd nostetaan vahitellen jos havai-
taan vain lievia tai ei ollenkaan haittavaikutuksia. Uuden
laakkeen tulee vastata tiettyja ennakkoon asetettuja vaa-
timuksia ennen kuin se voi edetd ll-vaiheen tutkimuksiin.
-, 1I- ja lllvaiheen tutkimuksia kutsutaan yhteiselld nimel-
[a 'kliiniseksi tuotekehitykseksi'.

Phase Il Trials

Phase Il trials are generally the first studies with a new
medicine in patients. They are usually conducted in a
small number of patients who are monitored closely.
These trials are often larger than Phase | trials. Phase Il
studies are designed to find out if the medicine has a
beneficial effect on the disease in question: They might
compare the new medicine to an existing treatment or to
a placebo. They also set out to determine the best dose
range and how often the medicine should be given, and
investigate the best way to manage any side effects. A
new medicine has to meet certain pre-set requirements
before it can continue to Phase Ill trials. Phase I, Il, and IlI
trials are commonly known as ‘clinical development’.

ll-vaiheen (-faasin) tutkimukset

[l-vaiheen tutkimukset ovat yleensa ensimmaisia laak-
keella tehtavia tutkimuksia potilailla. Ne tehddan yleen-
sa pienella maaralla potilaita, joita seurataan tarkasti.
N&ma tutkimukset ovat yleensd suurempia kuin l-vaiheen
tutkimukset. Ilvaiheen tutkimukset on suunniteltu saa-
maan selville, onko ladkkeelld suotuisa vaikutus kyseiseen
sairauteen. Niissd voidaan verrata uutta ldakettd olemas-
sa olevaan hoitoon tai lumeldakkeeseen. Ne suunnitel-
laan my6s saamaan selville paras annoksen vaihteluvali
ja kuinka usein ladketta tulee antaa seka selvittaamaan,
miten parhaiten hallita mahdolliset haittavaikutukset. Uu-
den ladkkeen tulee vastata tiettyja ennakkoon asetettuja
vaatimuksia ennen kuin se voi edeta Ill-vaiheen tutkimuk-
siin. I, 1I- ja lllvaiheen tutkimuksia kutsutaan yhteisella
nimelld 'kliiniseksi tuotekehitykseksi'.

Phase Il Trials

Phase Il trials are generally large (comprising thousands
of patients) and involve several study sites, sometimes in
different countries. They compare the new medicine to ex-
isting treatments or a placebo, in order to show the safety
and efficacy of the new medicine. Most Phase Ill trials are
randomised. Phase |, Il, and I trials are commonly known
as ‘clinical development’. Phase Il studies are critical to
applications for marketing authorisation

lll-vaiheen (-faasin) tutkimukset

[l-vaiheen tutkimukset ovat yleensa suuria (kasittavat tu-
hansia potilaita) ja niissa on mukana useita tutkimuskes-
kuksia, joskus monissa maissa. Ne vertaavat uutta ladket-
ta olemassa olevaan hoitoon tai lumelaakkeeseen, jotta
voidaan osoittaa uuden ladkkeen turvallisuus ja teho.
Useimmat Ill-vaiheen tutkimukset ovat satunnaistettuja.
-, 1l ja Illvaiheen tutkimuksia kutsutaan yhteiselld nimel-
1a 'kliiniseksi tuotekehitykseksi'. Ill-vaiheen tutkimukset
ovat erittdin tarkeitd myyntilupahakemuksissa.

Phase IV Trials

Phase IV trials are usually conducted after marketing
authorisation is granted and the medicine is in general
use. Phase IV studies are also known as post-authorisation
safety studies (PASS) and may be voluntary or imposed

by the regulatory authorities. The possibility also exists of
requesting the marketing authorisation holder to conduct

post-authorisation efficacy studies (PAESs) in order to com-

plement efficacy data that are available at the time of the
initial authorisation. Phase IV studies collect additional
information about side-effects and safety, long-term risks
and benefits, and/or how well the medicine works when
used widely.

IV-vaiheen (-faasin) tutkimukset

IV-vaiheen tutkimukset tehddan yleensd myyntiluvan
myontamisen jalkeen kun ldéke on yleisessa kaytossa.
IV-vaiheen tutkimukset tunnetaan myos nimella Myyn-
tiluvan mydntamisen jalkeiset turvallisuustutkimukset
(PASS-tutkimukset) ja ne voivat olla vapaaehtoisesti tehta-
vid tutkimuksia tai viranomaisten edellyttamia tutkimuk-
sia. On myds mahdollista vaatia myyntiluvan haltijaa teke-
maan Myyntiluvan myontamisen jalkeisia tehotutkimuksia
(PAES-tutkimukset) tdydentdmaan tietoja tehosta, joka on
ollut saatavilla alkuperdisen myyntiluvan myéntadmishet-
kelld. IV-vaiheen tutkimuksissa kerataan lisatietoa sivuvai-
kutuksista ja turvallisuudesta, pitkdaikaisista riskeista ja
eduista, ja/tai kuinka hyvin |aéke toimii laajassa kaytossa.
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Pivotal Study

A pivotal study is normally a Phase Il study of a new
intervention which is designed to provide the necessary
data for a decision by a regulatory agency. For example,
the European Medicines Agency (EMA) requires specific
safety and efficacy information about new medicines
before it can issue a marketing authorisation. A pivotal
study will be conducted to Good Clinical Practice stan-
dards. It will generally be randomised and controlled (an
RCT). It will be of adequate size and, whenever possible,
double-blind.

Pivotaalitutkimus

Pivotaalitutkimus on yleensd uuden intervention (lddke-
hoidon) Ill-vaiheen tutkimus, joka on suunniteltu tuotta-
maan tietoa, jota ladkevalvontaviranomainen tarvitsee
paatoksentekoaan varten. Esimerkiksi Euroopan lddkevi-
rasto (EMA) edellyttaa tiettyja turvallisuus- ja tehotietoja
uudesta lddkkeestd ennen kuin se voi antaa myyntiluvan.
Pivotaalitutkimus tehddaan noudattaen hyvaa kliinista tut-
kimustapaa (GCP). Se on yleensa satunnaistettu ja kont-
rolloitu (nk. RCT-tutkimus). Sen tulee olla riittavan kokoi-
nen ja, jos mahdollista, kaksoissokkoutettu.

Placebo

In clinical trials, a placebo is a medicine that contains

no active ingredients. Placebos have no known medical
effects. The 'placebo effect’ is a benefit or side effect per-
ceived by patients taking a placebo, despite the fact that
no medicine is involved.

Lumelaake

Kliinisessa ladketutkimuksessa lumelaake on laake, joka ei
sisalla vaikuttavaa ainetta. Lumelaakkeilld ei ole tunnettuja
[adkinnallisia vaikutuksia. ‘Lumevaikutus' on joko etu tai hait-
tavaikutus, jonka lumeldakettad kayttava potilas tuntee siita
huolimatta, ettei mitdan vaikuttavaa ainetta ole mukana.

Placebo-controlled

A placebo-controlled trial is one in which a new medicine

is tested against a placebo - a medicine that contains no
active ingredients. In placebo-controlled trials, people are
assigned to a group (treatment arm) that receives the med-
icine, or a group that receives the placebo. This is one way
to improve the chances that any benefit experienced by the
treatment group receiving the medicine is due to the active
ingredient in that medicine rather than some other factor.

Lumelaakekontrolloitu

Lumeldakekontrolloitu tutkimus on tutkimus, jossa uutta
laakettd verrataan lumeldakkeeseen - ldakkeeseen ilman
vaikuttavaa ainetta. Lumeldakekontrolloidussa tutkimuk-
sessa henkil6t jaetaan ryhmaan, joka saa ldaketta tai ryh-
maan, joka saa lumelaaketta. Talla pyritdan parantamaan
mahdollisuuksia havainnoida aktiivista ladketta saavien
henkilditten kokemia etuja, jotka aiheutuvat ladkkeesta it-
sestadn eivatka jostain muusta syysta.

Plasma

Plasma is the fluid part of blood. It contains cells, gases,
proteins, enzymes, etc. Unlike blood, plasma is yellow.

Verineste (plasma)

Verineste on veren nestemdinen osa. Se muodostuu so-
luista, kaasuista, valkuaisaineista, entsyymeista jne. Toisin
kuin veri, verineste on keltaista.

Population

A population is a group of people who share a common
trait. For example, they might have a certain disease of
interest to researchers, have the same educational back-
ground or type of job, or they might live in a particular

region.
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Kanta (populaatio)

Kanta eli populaatio on ryhma ihmisia, jotka jakavat jon-
kun yhteisen piirteen. Esimerkiksi heilld voi olla tietty sai-
raus, joka kiinnostaa tutkijoita, sama koulutustausta tai
ammatti tai he voivat asua samalla alueella.

Population pharmacokinetics

Population pharmacokinetics is the study of variability in
the Absorption, Distribution, Metabolism, and Excretion

(ADME) of a medicine between individuals (healthy volun-

teers or patients). In order to understand how individuals
from a population differ from one another, it is necessary
to perform population pharmacokinetic analysis.

Populaatiofarmakokinetiikka

Populaatiofarmakokinetiikka on |ddkkeen imeytymisen,
jakautumisen, hajoamisen ja erittymisen vaihtelun tutki-
mista yksiloissa (terveet vapaaehtoiset tai potilaat). Sen
ymmartamiseksi, miten yksilot tietyssa ryhmdssa eroavat
toisistaan, on tarpeellista suorittaa populaatiofarmakoki-
neettisia analyyseja.

Post Authorisation Safety Study
(PASS)

A post authorisation safety study is a study carried out af-
ter a medicine has been given a marketing authorisation.
Its purpose is to obtain further safety information or to
assess how well risk-management measures are working.
The information from a post authorisation safety study is
used in regulatory decision making. A post authorisation
safety study might be a clinical trial or a non-intervention-
al study, and can be created voluntarily by the MAH, or
can be required by the regulator (‘imposed’). The Phar-
macovigilance Risk Assessment Committee (PRAC) at the
European Medicines Agency (EMA) is responsible for as-
sessing the protocols of imposed studies and for assessing
the studies' results. The EMA publishes the protocols and
abstracts of the final study reports online.

Myyntiluvan myontamisen jalkel-
nen turvallisuustutkimus (PASS)

Myyntiluvan jélkeinen turvallisuustutkimus on tutkimus, joka
tehdaan sen jalkeen, kun laakkeelle on mydnnetty myyntilu-
pa. Sen tarkoituksena on kerdta lisaa turvallisuustietoa tai
arvioida kuinka hyvin riskinhallinnan mittaukset toimivat.
Myyntiluvan jdlkeisesta turvallisuustutkimuksesta saatavaa
tietoa kaytetddn apuna viranomaisten paatoksenteossa.
Myyntiluvan jdlkeinen turvallisuustutkimus voi olla kliini-
nen laaketutkimus tai ei-interventiotutkimus, ja sen voi teet-
taa myyntiluvan haltija vapaaehtoisesti tai viranomainen
voi edellyttaa sen tehtavaksi ('vaatimus'). Euroopan laakin-
taviranomaisen Ladketurvallisuuden riskinarviointi komitea
(PRAC) on vastuussa arvioimaan tutkimussuunnitelmat saa-
detyille tutkimuksille ja arvioimaan tutkimusten tulokset.
Euroopan lddkintaviranomainen julkaisee tutkimussuunnitel-
mat ja tutkimusraporttien yhteenvedot ajantasaisesti.

Post marketing

Post marketing refers to the period after a medicine has
been granted marketing authorisation and is available for
general use.

Myyntiluvan jalkeinen

Myyntiluvan jalkeinen viittaa aikaan, jolloin ladkkeelle on
mydnnetty myyntilupa ja se on yleisesti kdytossa.

Post-authorisation efficacy
study (PAES)

A post-authorisation efficacy study may be voluntary or
imposed by regulatory authorities. Post-authorisation
efficacy studies take place after marketing authorisation
is granted and the medicine is in general use. They are
Phase IV studies, intended to complement efficacy data
that are available at the time of the initial authorisation,
and gather long-term data about how well the medicine
works when used widely.

Myyntiluvan myontamisen
jalkeinen tehotutkimus (PAES)

Myyntiluvan myéntamisen jalkeinen tehotutkimus voi olla
joko vapaaehtoinen tai viranomaisten edellyttdma. Myyn-
tiluvan myontamisen jalkeinen tehotutkimus tehdaéan, kun
myyntilupa on mydnnetty ja kun ladke on yleisesti kaytdssa.
Tutkimukset ovat IV-vaiheen tutkimuksia, tdydentdmaan tie-
toja laakkeen tehosta, joka on ollut saatavilla alkuperdisen
myyntiluvan myéntamishetkelld ja kerddmaan pitkaaikais-
tietoa siitd kuinka hyvin lddke toimii laajassa kaytdssa.

59



EUPATI - Kliinisen tutkimuksen sanasto

Post-marketing surveillance
study

A post-marketing surveillance study (PMS study), also
known as a Phase IV study, may be voluntary or imposed
by the regulatory authorities. They are conducted after
marketing authorisation is granted and the medicine is

in general use. Post-marketing surveillance studies collect
additional information about side-effects and safety, long-
term risks and benefits, and,/or how well the medicine
works when it is used widely.

Myyntiluvan myontamisen
jalkeinen tarkkailututkimus

Myyntiluvan mydntamisen jdlkeinen tarkkailututkimus
(PMS-tutkimus), joka my6s tunnetaan nimelld IV-vaiheen
tutkimus, voi olla vapaaehtoinen tai viranomaisten edel-
lyttdma. Ne tehddan kun myyntilupa on mydnnetty, ja kun
|adke on yleisesti kdytdssa. Myyntiluvan mydntamisen jal-
keiset tarkkailututkimuksissa kerataanlisatietoja sivuvaiku-
tuksista ja turvallisuudesta, pitkdaikaiskayton riskeista ja

eduista ja siitd, kuinka hyvin laake toimii laajassa kaytdssa.

Potential risk

An unexpected event for which there is suspicion of an
association with a medicinal product, but where this
association has not been confirmed. Some examples are:
toxicological findings seen in non-clinical safety studies
which have not been observed in clinical studies; ad-
verse events observed in clinical trials or epidemiological
studies for which the difference compared with the control
group raises a suspicion of an association, but is not large
enough to suggest a causal relationship; a signal arising
from a spontaneous adverse reaction reporting system; an
event associated with other active substances within the
same class or which could be expected to occur based on
the similar properties of the medicinal product.

Mahdollinen (potentiaalinen)
riski

Odottamaton tapahtuma, jonka voidaan epailla olevan
yhteydessa ladkevalmisteeseen, mutta tatad yhteytta ei ole
varmistettu. Joitain esimerkkeja: toksikologiset 16ydokset,
jotka on havaittu non-kliinisissa turvallisuustutkimuksis-
sa, mutta joita ei ole havaittu kliinisissa tutkimuksissa;
kliinisissa tai epidemiologisissa tutkimuksissa havaitut
haittatapahtumat, joiden esiintyvyys verrattuna vertailu-
ryhmaan heradttda epailyn mahdollisesta yhteydesta 1aa-
kevalmisteeseen, mutta joiden esiintyvyys ei ole riittdvan
suuri vahvistamaan taman yhteyden; haittatapahtumien
raportointijarjestelmastd nouseva signaali; saman laake-
ryhman |laakkeeseen liittyva tapahtuma tai tapahtuma,
jonka voidaan arvella tapahtuvaksi perustuen ladkeval-
misteen samankaltaisiin ominaisuuksiin.

Predictive genetic test

A predictive genetic test is a genetic test in a person with-
out symptoms to predict future risk of disease. This testing
allows early identification of individuals at risk of a
specific condition, which can lead to reduced risk through
targeted screening and prevention. For example, a woman
who is found to have a BRCA1 or BRCA2 gene is at in-
creased risk of breast cancer. She might be offered regular
breast screening, or even preventative surgery, to help
reduce her risk. The value of a predictive test depends on
the nature of the disease for which testing is being carried
out, how effective treatment is, and the cost and efficacy
of screening and surveillance measures.
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Ennustava geenitesti

Ennustava geenitesti on geenitesti henkil6lla, jolla ei ole
sellaisia oireita, jotka voisivat ennustaa tulevaisuuden ris-
kia sairastua tiettyyn sairauteen. Tdaman testauksen avul-
la riskihenkil6t voidaan tunnistaa aikaisessa vaiheessa ja
suunnatulla seulonnalla ja estotoimilla voidaan alentaa
heidan sairastumisriskidan. Esimerkiksi naisella, jonka to-
detaan kantavan BRCAT1- tai BRCA2-geenid, on suurentu-
nut riski sairastua rintasyépaan. Hanelle voidaan tarjota
saanndllista rintojen seulontatutkimusta tai jopa ennal-
taehkaisevaa leikkausta vahentdmaan hanen sairastumis-
riskiddn. Ennustavien testien merkitys riippuu testattavan
sairauden laadusta, siitd miten tehokasta hoito on seka
seulonnan etta tarkastusten hinnasta ja tehosta.

Predictive Medicine

Predictive medicine is a field of medicine that predicts the
probability of disease. When an individual is predicted to
have a high risk of a disease, preventive measures can be
started in order to either prevent the disease altogether
or significantly decrease its impact upon the patient.
Preventive measures might be lifestyle modifications and/
or increased monitoring by healthcare professionals. Pre-
dictive medicine changes medicine from being reactive to
being proactive, and has the potential to extend healthy
lifetimes and to prevent disease. As yet it is not possible
to predict with 100% certainty that a specific disease will
occur. Predictive genetic testing is one of the key ap-
proaches in predictive medicine.

Ennustava ladketiede

Ennustava ladketiede on |dadketieteen ala, joka ennustaa
sairauksien todennakdéisyytta. Kun henkilélld on ennustet-
tu olevan suuri riski sairastua tiettyyn sairauteen, estotoi-
met voidaan aloittaa joko estdmaan sairastuminen tai
merkittavasti alentamaan sairauden vaikutuksia potilaal-
le. Estotoimet voivat olla eldmédntapamuutoksia ja/tai li-
sattya terveydenhuoltohenkilokunnan tekemaa seurantaa.
Ennustava laaketiede muuttaa hoidon reagoivasta enna-
koivaksi ja silla on mahdollista kasvattaa terveita elinvuo-
sia ja ehkdista sairauksia. Viela ei ole tdysin mahdollista
ennustaa 100% todennakdéisyydella tietyn taudin puhkea-
mista. Ennustava geenitestaus on yksi olennainen ennus-
tavan laaketieteen toimintatavoista.

Predisposed

Someone who is predisposed to a disease is more likely
than other people to develop the disease in the future.
For example, someone who is genetically predisposed to
develop Alzheimer's has a genetic makeup that increases
their risk of developing this disease. A predisposition will
not in itself cause the disease, but the disease may even-
tually be triggered by particular environmental or lifestyle
factors, such as tobacco smoking or diet. Genetic testing
is able to identify individuals who are genetically predis-
posed to certain diseases.

Alttius

Henkildn, jolla on alttius jollekin sairaudelle, on todenné-
kéisempda kuin muiden saada tulevaisuudessa kyseinen
sairaus. Esimerkiksi, jos henkilélld on geneettinen alttius
saada Alzheimerin tauti, hanelld on sellainen geneettinen
rakenne, joka lisdd hanen riskiddn saada kyseinen sairaus.
Alttius ei itsessadn aiheuta sairastumista, mutta sairaus
voi lopulta puhjeta tiettyjen ymparistotekijoitten vaikutuk-
sesta, kuten tupakoinnin tai tietyn ruokavalion aiheutta-
mana. Geenitestauksella voidaan tunnistaa henkil6t, joilla
on geneettinen alttius saada joku tietty sairaus.

Prevalence

Prevalence is the proportion of a population found to
have a condition (typically a disease or a risk factor such
as smoking). It is calculated by comparing the number of
people found to have the condition with the total number
of people studied, and is usually expressed as a fraction
(for example, 1/3), as a percentage (%) or as the number
of cases per 10,000 or 100,000 people. Prevalence can be
measured at a particular point in time (point prevalence),
or over a specified period such as a year (period preva-
lence).

Esiintyvyys

Esiintyvyys tarkoittaa sitd osuutta jostakin ryhmasta (po-
pulaatiosta), jolla on tietty tila (tyypillisesti sairaus tai jo-
kin riskitekija kuten tupakointi). Se lasketaan vertaamalla
niitten henkilditten maaraa, joilla on kyseinen tila kaik-
kien tutkittujen henkilditten maaraan ja esitetdan yleensa
murtolukuna (esimerkiksi 1/3), prosenttilukuna (%) tai
tapausten maarana 10 000 tai 100 000 henkilda kohti.
Esiintyvyys voidaan mitata tiettyna ajankohtana (ajankoh-
taesiintyvyys) tai tietyn ajanjakson aikana kuten vuodessa
(ajanjaksoesiintyvyys).

Probability

Probability is the measure of the likelihood that a particu-
lar event will occur. Probability is quantified as a number
between O and 1 (where O indicates impossibility and

1 indicates certainty). The higher the probability of an
event, the more certain we are that the event will occur. A

Todennakaisyys

Tilastotieteessa todennakoisyys on numero valilla O ja 1
(jossa O tarkoittaa mahdotonta ja 1 ehdottomasti tapah-
tuvaa). Mita korkeampi tapahtuman todennakéisyys on
sitd varmempia olemme siitd, ettd se oikeasti tapahtuu.
Yksinkertainen esimerkki on kolikon heitto. Koska molem-
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Probability

simple example is the toss of a fair (unbiased) coin. Since
the two outcomes are equally probable, the probability of
'heads’ is equal to the probability of ‘tails’. Therefore, the

probability of either 'heads' or 'tails' is 1,/2 (or 50%).

Todennakoisyys

mat kaksi lopputulosta ovat yhtd todennakdisid, toden-
nakoisyys etta tulee 'kruuna’ on yhta todennékdinen kuin
ettd tulee 'klaava'. Niinpa todennakdisyys seka 'kruunalle’
ettd 'klaavalle’ on 2 (tai 50%).

Proof of concept

A proof of concept (POC) trial is one type of trial carried
out early in the clinical development phase of a medicine
(in humans). Phase Il trials usually begin with a proof

of concept trial, which aims to show that the medicine
interacts with its intended target and affects the disease
in question.

Periaatteen toimivuuden
osolttaminen

Periaatteen toimivuuden osoittava tutkimus (POC) on yh-
dentyyppinen alkuvaiheen kliinisen lddkekehityksen aikana
tehtdva tutkimus (ihmisilld). ll-vaiheen tutkimukset yleensa
alkavat periaatteen toimivuuden osoittavalla tutkimuksel-
la, jonka tarkoituksena on osoittaa, ettd laake vaikuttaa
ajateltuun kohteeseensa ja kyseessa olevaan sairauteen.

Proportion

A part, share, or number considered in comparative rela-
tion to a whole, expressed as a fraction (ratio) or percent-
age. For example, in epidemiology, the number of people
who have a disease compared with the total number of
people studied.

Osuus

Osa tai maara, joka on verrannollisessa suhteessa koko-
naisuuteen ja joka esitetddn murtolukuna (suhdelukuna)
tai prosenttina. Esimerkiksi epidemiologiassa se maara
henkildita, joilla on tietty sairaus verrattuna kaikkien tut-
kittujen henkilditten maaraan.

Prospective Cohort Study

In a prospective cohort study, groups of people are
identified before they show any signs of disease and are
followed up over time. Alternatively, in retrospective co-
hort studies, data is used that has already been collected
(possibly over a long period of time) for other purposes.
Cohort studies are one type of observational study, in
which the researcher does not perform any intervention
(such as administering a medicine). Cohort studies are
useful when it would be unethical to carry out a ran-
domised controlled trial (RCT). For example, it would be
unethical to deliberately expose people to cigarette smoke
or asbestos.

Ennakoivat kohorttitutkimukset

Ennakoivassa kohorttitutkimuksessa henkiléryhmat (ko-
hortit) valitaan ennen sairauden oireiden ilmestymista ja
henkildita seurataan maaratty ajanjakso. Vaihtoehtoises-
ti takautuvissa (retrospektiivisissd) kohorttitutkimuksissa
kdytetdan tietoja, joita on jo kerdtty (mahdollisesti pitkan
ajan kuluessa) muihin tarkoituksiin. Kohorttitutkimukset
ovat yhden tyyppisid havainnoivia tutkimuksia, joissa ei
tehdd mitdan interventiota (kuten anneta tiettyd ladket-
td). Kohorttitutkimukset ovat hyddyllisia silloin, kun olisi
epaeettista tehda satunnaistettu kontrolloitu tutkimus.
Esimerkiksi olisi epdeettista altistaa henkiléitd tupakan
savulle tai asbestille.

Prospective meta-analysis

A prospective meta-analysis uses only trials that have
been identified and selected before their results are
known. This avoids some of the problems of meta-analy-
ses. Usually, meta-analyses are performed when individual
trials have finished. However, collecting studies after their
completion can lead to statistical problems. For example,
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Ennakoiva meta-analyysi

Ennakoivassa meta-analyysissa kdytetdan vain tutkimuk-
sia, jotka on tunnistettu ja valittu jo ennen kuin niiden
tulokset ovat selvilld. Talla véltetdan joitain meta-analyy-
sien tyypillisid ongelmia. Yleensa meta-analyysit tehddan
tuloksista, jotka ovat perdisin jo loppuun saatetuista tutki-
muksista. Kuitenkin tallaisten tutkimusten tulosten yhdis-

Prospective meta-analysis

if a meta-analysis is carried out because of knowledge of
a particular positive trial result, this can influence how
other studies are chosen for the meta-analysis and cause
bias in the analysis. This is why prospective meta-analyses
are performed.

Ennakoiva meta-analyysi

taminen tutkimusten paattymisen jalkeen voi aiheuttaa ti-
lastollisia ongelmia. Esimerkiksi jos meta-analyysi tehdadan,
koska tietyn tutkimuksen tulos on ollut positiivinen, tdma
voi vaikuttaa siihen, mitd muita tutkimuksia meta-analyy-
siin valitaan ja tdma voi vadristaa tulosten tulkintaa. Ta-
man estamiseksi tehddan ennustavia meta-analyyseja.

Proteome

The word ‘proteome’ is derived from 'Proteins expressed by
a genome'. It refers to the entire set of proteins expressed
and modified by a specific cell, tissue, or organism at a
certain time, under defined conditions. The proteome
changes constantly in response to intra- and extracellular
environmental signals; health or disease; stage of cell
development; and effects of medicinal treatments. Thus,
the human body may contain more than 2 million differ-
ent proteins, each having different functions such as cell
reproduction, growth, development, and defence against
disease. In addition, each protein can undergo a variety of
modifications that further influence its shape and func-
tion. Researchers are working on developing a map of the
human proteome - much like that of the human genome
- that identifies novel protein families and interactions.

Proteomi

Sana 'proteomi’ on johdettu englanninkielen sanoista ‘pro-
teins expressed by a genome’, genomin saatelema proteii-
nien ilmentyminen. Tama viittaa kokonaiseen joukkoon
proteiineja, joiden ilmentymista ja sdatelya ohjaavat tietyt
solut, kudokset tai organismit tiettynd aikana tietyissa olo-
suhteissa. Proteomi muuttuu jatkuvasti vasteena solun si-
saisiin ja ulkoisiin ymparistdn signaaleihin; terveyteen tai
sairauteen; solun kehitysasteeseen ja laakehoitojen vaiku-
tuksiin. Inmisen keho voi kasittda yli kaksi miljoonaa erilais-
ta proteiinia, joilla jokaisella on erilainen tehtava, kuten esi-
merkiksi solun lisddntyminen, kasvu, kehittyminen ja taudin
vastustuskyky. Lisaksi kukin proteiini voi kdyda lapi lukuisia
muutoksia, jotka edelleen vaikuttavat sen muotoon ja toi-
mintaan. Tutkijat tydskentelevat ihmisen proteomikartan ke-
hittdmisen parissa - vastaavanlaisen kuin geenikartta - joka
yksilOi uusia proteeiniperheita ja niiden valisia yhteyksia.

Proteomic Marker

A proteomic marker is one type of biological marker, or
biomarker. The term is often used interchangeably with
‘protein marker' and is a protein, or set of proteins, used
as a biomarker.

Proteomimarkkeri

Proteomimarkkeri on erdan tyyppinen biologinen markke-
ri, tai biomarkkeri. Termid kaytetdan usein vastaamaan
proteiinimarkkeria ja se on biomarkkerina kaytetty proteii-
ni tai joukko proteiineja.

Proteomics

Proteomics is a branch of biotechnology that applies the
techniques of molecular biology, biochemistry, and gene-
tics to study proteins, how they are modified, their structu-
re, function, and interactions with one another. The goal
of proteomics is to obtain a more global and integrated
view of biology by studying all the proteins of a cell or tis-
sue rather than each protein individually. Study methods
include looking at protein-protein interaction, protein mo-
difications, protein function, and protein localisation.

Proteomiikka

Proteomiikka on joukko biotekniikoita, joita sovelletaan
molekyylibiologiassa, biokemiassa ja genetiikassa tutkit-
taessa proteiineja, sitd miten niitd on muokattu, niitten
rakennetta, toimintaa ja niiden vuorovaikutusta toistensa
kanssa. Proteomiikan tavoitteena on hankkia laajempaa
ja kokonaisvaltaisempaa kuvaa biologiasta tutkimalla so-
lun tai kudoksen kaikkia proteiineja sen sijaan, etta tutkit-
taisiin yksittdisia proteiineja. Tutkimuksessa kaytettavat
metodit kasittavat proteiinien vuorovaikutusten, muunnos-
ten, toiminnan ja sijainnin tutkimista.
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Protocol

The protocol of a clinical trial is a document that con-
tains: The objectives (aims) of the trial The trial design,
including: How participants will be selected; How many
participants are needed; What measurements and end-
points will be used; and How bias will be minimised How
the safety of people taking part, and the privacy of their
data, will be ensured How the data will be analysed How
the study will be reported. The protocol is of critical impor-
tance to the conduct of a clinical trial; it is referred to fre-
quently throughout the trial and the medicines develop-
ment process as a whole.

Tutkimussuunnitelma

Kliinisen ladketutkimuksen tutkimussuunnitelma sisaltaa
tutkimuksen tavoitteet, kuvauksen tutkimuksesta mukaan
lukien sen, miten tutkittavat valitaan tutkimukseen; kuinka
monta osallistujaa tutkimukseen tarvitaan; mita mittauk-
sia ja pdatetapahtumia kaytetaan ja kuinka vaaristymia
minimoidaan, miten tutkimukseen osallistuvien turvallisuu-
desta ja heidan tietosuojastaan huolehditaan, miten tutki-
mustulokset analysoidaan ja miten tutkimustulokset rapor-
toidaan. Tutkimussuunnitelma on ensisijaisen tarkea osa
tutkimuksen suorittamista. Siihen viitataan koko tutkimuk-
sen ja koko laakekehityksen suorittamisen ajan.

PSUR

A Periodic Safety Update Report (PSUR) is EU terminology
for a Periodic Benefit Risk Evaluation Report (PBRER). It is
produced by the marketing authorisation holder (the indi-
vidual or business that is granted authorisation to market
a medicine) at defined time points after a medicine has
been given marketing authorisation. The purpose of the
report is to provide comprehensive and up to date infor-
mation about the safety of a medicine. The report should
summarise any new evidence on safety, efficacy and effe-
ctiveness that might affect the balance of risks and bene-
fits. The PSUR communicates about risk to regulatory aut-
horities and identifies where risk management initiatives
may be required.

Madraaikainen turvallisuus-
katsaus (PSUR)

Méardaikainen turvallisuuskatsaus (PSUR) on EU:n kasit-
teistdssa sama asia kuin Jaksottainen hydty-riski-arviointi
raportti (PBRER). Sen laatii Idakkeen myyntiluvan halti-
ja (yksityishenkild tai yritys, jolle on myénnetty |ddkkeen
myyntilupa) tiettyind ajankohtina ladkkeen myyntiluvan
mydntdmisestd ldhtien. Raportin tarkoituksena on antaa
kokonaisvaltainen ja paivitetty tieto ladkkeen turvalli-
suudesta. Raportissa vedetdan yhteen kaikki uusi osoi-
tus ladkkeen turvallisuudesta, tehosta ja vaikuttavuudes-
ta, jotka voivat vaikuttaa riskien ja hyétyjen tasapainoon.
PSUR antaa viranomaisille tietoa ladkkeen riskeista ja yk-
siloi sen, missa riskinhallintaa saatetaan tarvita.

Psychotropic

Psychotropic substances affect brain function and alter
mood, behaviour, consciousness or perception.

Psykotrooppinen

Psykotrooppiset aineet vaikuttavat aivotoimintoihin ja muut-
tavat mielialaa, kayttaytymistd, tajuntaa ja hahmotuskykya.

Public health impact

An examination of how a health intervention (e.g. treat-
ment, procedure, policy, etc.) might have broader implica-
tions for the health of a population. For example, a new
therapy to treat HIV/AIDS may reduce the rate of HIV
transmission within a community.
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Kansanterveydellinen vaikutus

Sen tutkiminen, miten terveysinterventiolla (esimerkik-

si hoidolla, toimenpiteelld, toimintatavalla jne) voi olla
laajempia vaikutuksia populaation terveyteen. Esimerkik-
si uusi HIV/AIDSin hoitamisessa kdytettava laake voi va-
hentda HIV-tartuntoja yhteisdssa.

Publication Bias

Publication bias occurs when one type of study result is
more likely to be published than another. For example,
publishing results of studies that show a new treatment
provides significant benefits, but not always publishing
studies that show less or no benefit, will lead to publicati-
on bias. The effect is to exaggerate the benefit of the new
treatment. Methods exist to help address publication bias.
For example, there are public databases where clinical
trials can be registered before they begin. Thus, all the re-
gistered trials are known, including those that eventually
demonstrate no significant benefit from the study treat-
ment. Researchers are encouraged to register their trials
because, for example, certain high-profile medical journals
insist that they will only publish trials previously registe-
red on a public database.

Julkaisuharha

Julkaisuharha tapahtuu kun yhden tyyppisia tutkimustulok-
sia julkaistaan todenndkdisemmin kuin toisia. Esimerkiksi voi-
daan julkaista tutkimustuloksia, joissa uusi lddkehoito tuottaa
merkittavid hydtyjd, mutta olla julkaisematta tuloksia, joissa
havaitaan vdhemman tai ei ollenkaan hydtyja; tdma johtaa
julkaisuharhaan ja saa aikaan uuden ladkehoidon hyétyjen
liioittelun. On olemassa menetelmia, joilla julkaisuharhaa voi-
daan hallita. On olemassa esimerkiksi julkisia tietokantoja,
joihin kliiniset laaketutkimukset rekisteréiddan ennen kuin ne
alkavat. Siten kaikki rekisterdidyt tutkimukset ovat yleisessa
tiedossa, mukaan lukien ne, joissa ei lopulta saada osoitetuk-
si merkittdvaa hyotya tutkimusladkkeestd. Tutkijoita kannus-
tetaan rekisterdimaan tutkimuksensa koska esimerkiksi tietyt
arvostetut ladketieteelliset julkaisut edellyttavat, etta niissa
julkaistut tutkimukset on rekisteréity julkiseen tietokantaan.

Q

QALY

The quality-adjusted life year (QALY) is a measure in
health economics. It expresses the additional number of
years which a person lives as a result of receiving a treat-
ment, and takes into account the quality of life of those
years. It does this by measuring how important various
factors are to patients, such as symptoms, pain, and psy-
chological health. The calculation of QALYs is a common
approach used by health technology assessment (HTA)
bodies, which advise about the ‘usefulness’ of treatments
and, in some countries, about whether treatments should
be funded by (for example) government health depart-
ments.

Laatupainotteinen elinvuosi
(QALY)

Laatupainotteinen elinvuosi (QALY) on terveystaloustie-
teen termi. Se kuvaa lisdelinvuosien maaraa, jotka henkil6
elaa hanelle annetun hoidon ansiosta, ottaen huomioon
noiden elinvuosien eldmanlaadun. Tama tehddan mittaa-
malla sitd, miten merkityksellisena henkild pitaa erilaisia
tekijoita, esimerkiksi oireita, kipua ja henkista terveydenti-
laa. Terveydenhuollon menetelmien arvioinnin (HTA) run-
kona kaytetdan yleisesti laatupainotteista elinvuosien las-
kentaa. Télld ohjataan hoitojen "hyddyllisyytta’ ja joissakin
maissa sitd tulisiko esimerkiksi julkisen terveydenhuollon
huolehtia hoidon kustannuksista.

Quality Control (QC)

Quality Control (QC) is part of the system of ensuring
high standards during research, trials and production for
medicines. Each step of medicines development and pro-
duction is managed under a Quality Management (QM)
system. The standards required are known as the Quality
Assurance (QA) system, whereas QC is the method used
to ensure the standards are met at each step. Quality ma-

Laadunvalvonta (QC)

Laadunvalvonta on osa jarjestelmad, jolla pyritdan var-
mistamaan ldakkeisiin liittyvan tutkimuksen ja tuotan-
non korkeat standardit (tasot). Jokaista ldakekehityksen ja
-tuotannon vaihetta hallinnoidaan laadunvalvontajarjes-
telman alaisuudessa. Tarvittavat standardit tunnetaan ni-
melld laadunvarmistusjarjestelma (QA), kun taas laadun-
valvonta on menetelmd, jota kdytetdan varmistamaan,
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Quality Control (QC)

nagement for clinical research is known as Good Clinical
Practice (GCP).

Laadunvalvonta (QC)

ettd standardeja on noudatettu joka vaiheessa. Kliinisissa
laaketutkimuksissa kaytetty laadunvalvontajarjestelma on
hyva kliininen tutkimustapa (GCP).

Quality of Life (Qol)

Quality of Life (QoL) is a measure in health economics.

It expresses the effect of factors such as symptoms, pain,
psychological health, and wellbeing on people’s lives.
Health-related quality of life (HRQoL) measures are used
to calculate the likely impact of treatments on the lives of
patients.

Elamanlaatu

Eldmanlaatu on terveystaloustieteen termi. Sita kaytetaan
kuvaamaan erilaisten tekijéiden, esimerkiksi oireiden, ki-
vun, henkisen terveydentilan ja hyvinvoinnin vaikutusta
henkildiden eldamaan. Terveysriippuvaiseen eldmanlaa-
tuun liittyvia mittareita kaytetdan usein laskettaessa hoi-
tojen todennakoista vaikutusta potilaiden eldmaan.

Qualitative Study

Qualitative studies are based on collecting information
that describes people's perspectives and motivations. Un-
like quantitative studies, they do not try to quantify any-
thing or use statistics. A qualitative study might use focus
groups, or interviews or observation, or a combination of
methods. Sample sizes (the number of people recruited to

take part) are more difficult to predict, and are often smal-

ler than in quantitative studies. Qualitative researchers
will often analyse their data as they go along, and stop
looking for new people to take part when no new insights
are being found. Qualitative researchers do not assume
that they know what the important issues are. Often it

is not until the research is underway that the real issues
are identified. Therefore, qualitative methods are general
designed to give participants the freedom to raise issues
that are important to them.

Laadullinen (kvalitatiivinen)
tutkimus

Laadulliset tutkimukset perustuvat henkildiden nakemyk-
sistd ja motivaatioista kertovien tietojen kerddmiseen.
Toisin kuin kvantitatiivisissa (maadrad mittavissa) tutki-
muksissa, niissa ei pyritd mittaamaan mitaan tai kayteta

tilastollisia menetelmid. Laadullisissa tutkimuksissa kayte-

taan kohdennettuja ryhmia tai kyselyja tai havainnointia,
tai ndiden yhdistelmia. Otoskokoja (tutkimukseen osallis-
tuvien henkildiden lukumé&ara) on vaikeampi ennakoida
ja madrat ovat usein pienempia kuin kvalitatiivisissa tut-
kimuksissa. Laadulliset tutkijat analysoivat usein tuloksia
jo tutkimuksen kuluessa ja lopettavat uusien henkildiden
seurannan kun uutta tietoa ei enaa l6ydy. Laadulliset tut-
kijat eivat oleta tietavansad, mitkd asiat ovat tutkittaville
tarkeitd. Usein vasta tutkimuksen kuluessa merkitykselli-
set asiat selvidvat. Siksi laatua mittavat menetelmat on
yleensa suunniteltu siten, ettd osallistujilla on mahdolli-
suus nostaa esiin heiddn mielestdan tarkeat asiat.

Quantitative Study

A quantitative study aims to measure and quantify, and
uses statistical methods to analyse data. Unlike qualitati-
ve studies, they do not collect information about people’s
perspectives and motivations.
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Maarallinen (kvantitatiivinen)
tutkimus

Maérallinen tutkimus tdhtda mittaamaan ja kvantitoi-
maan ja kayttaa tulosten analysoinnissa tilastollisia mene-
telmid. Toisin kuin kvalitatiivisissa tutkimuksissa, niissa ei
keratd tietoja henkilditten nakemyksistd ja motivaatioista.

Quasi-randomised trial

A quasi-randomised trial is one in which participants are
allocated to different arms of the trial (to receive the stu-
dy medicine, or placebo, for example) using a method of
allocation that is not truly random. Allocation might be
based on date of birth, medical record number, or the or-
der in which people were recruited (for example, every ot-
her person might be allocated to the placebo group). With
quasi-randomisation there is a greater risk that the investi-
gator will be aware of which participant is in which group.
There is therefore a risk of selection bias.

Ndenndissatunnaistettu tutkimus

N&denndissatunnaistettu tutkimus on tutkimus, jossa osal-
listujat jaetaan eri ryhmiin (esimerkiksi saamaan tutki-
musvalmistetta tai lumeldakettd) kayttamalla ryhmittelyn
perusteena menetelmaa, joka ei ole puhtaasti satunnai-
nen. Ryhmittely voi perustua syntymaaikaan, terveystie-
tojen numeroon, tai siihen, missa jarjestyksessa henkilot
tulevat mukaan tutkimukseen (esimerkiksi joka toinen
henkild ryhmitellaan lumelddkeryhmaan). Naenndissatun-
naistamisella on suurempi riski siihen, etta tutkija tietaa
missa ryhmadssa kukakin osallistuja on. Taman takia valin-
taharhaan on suuri riski.

R

Randomisation

Randomisation is a method of allocating or selecting wi-
thout using any system. It is purely random. In clinical
trials, participants are generally allocated to different
arms of the trial (for example, to receive the study medici-
ne or the placebo) randomly. This is a key part of the ran-
domised controlled trial (RCT). Randomisation in clinical
trials means that each participant has an equal chance
of being in any of the arms of the trial. It is an important
method to reduce the risk of bias in the outcomes of the
trial.

Satunnaistaminen

Satunnaistaminen on menetelmd, jossa ryhmittely tai va-
linta tehddadn ilman mitdan jarjestelmaa. Se on puhtaas-

ti satunnainen. Kliinisissa ldaketutkimuksissa osallistujat

ryhmitelldan yleensa saamaan tiettya hoitoa (esimerkiksi

tutkittavaa ladkevalmistetta tai lumeldakettd) satunnais-

tetusti. Tama on tarked osa satunnaistettua, kontrolloitua
tutkimusta. Satunnaistetussa tutkimuksessa jokaisella tut-
kittavalla on sama todenn&kdisyys paatya mihin tahansa
tutkimusryhmaan. Satunnaistaminen on tarked menetel-

ma tulosten harhan riskin valttamiseksi.

Randomised
clinical trial

A randomised clinical trial is one that uses randomisati-
on when allocating people to different arms of the study.
For example, in a trial comparing a new medicine with a
placebo, each person has an equal chance of being allo-
cated to the medicine or to the placebo group.

Satunnaistettu kliininen
laaketutkimus

Satunnaistettu kliininen ladketutkimus on tutkimus, joka
kayttaa satunnaistamista tutkittavia tutkimuksen eri hoi-
toryhmiin ryhmiteltdessa. Esimerkiksi tutkimuksessa, jos-
sa verrataan uutta ladketta lumelaakkeeseen, jokaisella
henkil6lla on samanlainen mahdolisuus tulla ryhmitellyksi
|aake- tai lumelddkeryhmaan.
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Randomised controlled trial

A randomised controlled trial (RTC) is a trial in which
people are allocated at random (by chance alone) to recei-
ve one of several clinical interventions such as a new me-
dicine. One of these interventions is the control group, for
example a placebo may be given, no intervention at all, or
the current best treatment available. This study is one of
the simplest and most powerful tools in clinical research.

Satunnaistettu kontrolloitu
tutkimus

Satunnaistettu kontrolloitu tutkimus on tutkimus, jossa hen-
kilot ryhmitellddn satunnaisesti (sattumanvaraisesti) saa-
maan jotain hoitoa, kuten uutta laaketta. Yksi tutkittavista
ryhmista on kontrolliryhma, esimerkiksi lumelaaketta saava
ryhmd, el mitdan hoitoa saava ryhma tai parasta silla hetkel-
|& saatavilla olevaa hoitoa saava ryhma. Tallainen tutkimus
on erds yksinkertaisimmista ja tilastollisesti voimakkaimmis-
ta tutkimusasetelmista kliinisen tutkimuksen kentassa.

Randomised participants

Participants in a trial who have been randomly (by chan-
ce) assigned to one intervention arm or another of that
trial. Practical considerations, such as missing data over
time, may lead to some participants not being included in
the final analysis.

Satunnaistetut osallistujat

Osallistujat, jotka on satunnaistetusti (sattumanvaraisesti)
valittu saamaan jotakin tutkimuksen hoidoista. Kaytan-
non seikat, kuten esimerkiksi puuttuvat tiedot seurannan
aikana, voivat johtaa siihen, ettei joitakin tutkittavia ote-
taan mukaan lopulliseen tulosten analysointiin.

Rare disease

A rare disease, also referred to as an orphan disease, is
any disease that affects a small percentage of the popu-
lation. Rare disease are commonly defined as life-threa-
tening or chronically debilitating diseases which are of
such low prevalence (fewer than 1 in 2,000 people) that
special combined efforts are needed to address them. Di-
seases that are statistically rare, but not also life-threate-
ning, chronically debilitating, or inadequately treated, are
excluded from this definition. A disease may be conside-
red rare in one part of the world, or in a particular group
of people, but still be common in another. Most rare di-
seases are genetic so that most people show symptoms
from childhood (although some rare diseases only become
apparent later in life).

Harvinaissairaus

Harvinaissairaus on mika tahansa sairaus, joka koskettaa
vain pientd osaa ihmisista. Harvinaissairaus madritellddn
usein henked-uhkaavaksi, kroonisesti heikentavaksi sai-
raudeksi, joilla on niin alhainen esiintyvyys (sita esiintyy
harvemmalla kuin yhdella 2000 ihmisestd), ettd tarvitaan
erityistoimia sen havainnoimiseksi. Sairaudet, jotka ovat
tilastollisesti harvinaisia, mutta jotka eivat ole henkea
uhkaavia tai kroonisesti heikentdvia tai vajavaisesti hoi-
dettuja, on suljettu pois tdstd maaritelmasta. Sairaus voi
olla harvinainen jossain pdin maailmaa tai jossain ihmis-
ryhmassa mutta silti yleinen jossain muualla. Suurin osa
harvinnaissairauksista on perinnéllisia siten, ettd niiden
oireet ndkyvat jo lapsuudessa. Tosin jotkin harvinaissairau-
det ilmenevat vasta mybhemmassa elamanvaiheessa.

Recombinant DNA

Recombinant DNA, often shortened to rDNA, is an artifi-
cially made DNA strand that is formed by the combination
of two or more gene sequences from different species. Re-
combinant DNA is engineered specifically for a purpose. For
example, recombinant DNA can be used to change the ge-
netic makeup of a bacterial cell in order to make it produce
insulin. Recombinant genes, and the recombinant proteins
they produce, have become widely used in medicine. They
offer a novel method of managing some health conditions,
such as the use of recombinant insulin in diabetes.
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Yhdistelma-DNA

Yhdistelma-DNA (rDNA) on keinotekoinen DNAketju, joka
on tehty yhdistdmallad kaksi tai useampia eri lajin geenisek-
venssejd. Yhdistelma-DNA rakennetaan nimenomaan tiet-
tya kayttotarkoitusta varten. Esimerkiksi yhdistelma-DNA:ta
voidaan kdyttdd muuttamaan bakteerisolun geenirakennet-
ta siten, ettd se saadaan tuottamaan insuliinia. Yhdistelma-
geenit ja niiden tuottamat proteiinit ovat nykyaan yleisesti
kaytettyja |adketieteessa. Ne mahdollistavat uuden tavan
hoitaa joitakin sairauksia, kuten esimerkiksi diabeteksen
hoito bakteerien avulla tuotetulla insuliinilla.

Recombinant Gene

A recombinant gene is one which has been changed by
the addition and/or removal of some of its sequence.
This can happen naturally or may be done artificially in
the laboratory. Natural recombination happens when the
chromosomes in parents interact and exchange genetic
material so that their offspring inherit combinations that
are different to both parents. Recombination is one of the
important causes of genetic diversity between generations
and individuals.

Yhdistelmageeni

Yhdistelmadgeeni on geeni, jota on muutettu lisddmalla
ja/tai poistamalla siitd joitain osia. Tamé voi tapahtua
luonnollisella tavalla tai keinotekoisesti laboratoriossa.
Luonnollinen uudelleenjérjestaytyminen tapahtuu, kun
vanhempien kromosomit yhdistyvat ja vaihtavat perinto-
ainesta siten, etta syntyvat yhdistelméat ovat erilaisia kuin
kummallakaan vanhemmalla. Uudelleenjarjestaytyminen
on yksi tarkeimpid syitd periman monimuotoisuuteen su-
kupolvien ja yksildiden valilla.

Recruitment

Recruitment is the process used by investigators to enroll
people (participants) into a clinical study. Recruitment is
based on the inclusion and exclusion criteria that are do-
cumented in the study protocol.

Rekrytointi

Rekrytointi on prosessi, jossa tutkijat valitsevat henkil6ita
(osallistujia) kliiniseen laaketutkimukseen. Rekrytointi pe-
rustuu sisddnotto- ja poissulkukriteereihin, jotka on doku-
mentoitu tutkimussuunnitelmassa.

Recurrence

Recurrence is the return of a sign, symptom, or disease after
some time when the signs or symptoms could not be dete-
cted. It is applied to the return of symptoms of an incurab-
le disease. For example, the reappearance of cancer cells at
the same site as the original tumour, or in another location.
The risk of a recurrence depends on many factors, including
the type of illness and type and/or time of treatment.

Uusiutuminen

Uusiutuminen on sairauden tai sen merkkien tai oireiden
palaaminen jonkin alan kuluttua. Se yhdistetdan oireiden
palaamiseen parantumattomassa sairaudessa. Esimerkik-
si sydpdsolujen uudelleen ilmaantuminen samaan tai eri

paikkaan kuin missa alkuperdinen kasvain oli. Uusiutumi-
sen riski riippuu monesta tekijastd, mukaan lukien sairau-
den tyyppi ja/tai hoidon kesto.

Reference medicine

When talking about biosimilar and generic medicines, a
reference medicine is the existing medicine already on the
market that biosimilar and generic medicines are develo-
ped to be similar to or copies of, respectively.

Verrokkilaake

Kun puhutaan biosimilaareista tai geneerisista ladkkeis-
ta, verrokkildake on markkinoilla jo olemassa oleva laéke,
jonka kaltaiseksi tai kopioksi biosimilaari tai geneerinen
|adke on valmistettu.

Regulatory affairs

Regulatory affairs is a relatively new profession which de-
veloped from the desire of governments to protect public
health by controlling the safety and efficacy of products in
areas including human medicines, veterinary medicines,
medical devices, pesticides, agrochemicals, cosmetics and
complementary medicines. The Regulatory Affairs depart-
ments of pharmaceutical companies ensure that their com-
panies comply with the regulations and laws governing
medicinal products or medical devices. They are the key in-

terface between the company and the regulatory authorities.

Rekisterointitoimi

Rekisterdintitoimi on verrattain uusi ala, joka kehittyi mai-
den hallitusten halusta suojella kansalaistensa terveyttad
kontrolloimalla tuotteiden turvallisuutta ja tehoa eri aloilla,
kuten ihmislaakkeet, eldinlaakkeet, ladkkeelliset laitteet, tor-
junta-aineet, maatalouskemikaalit, kosmetiikkavalmisteet ja
vaihtoehtoiset laakkeet. Ladkeyritysten rekisterdintiosastot
varmistavat, etta yritykset toimivat kaikkien ladkkeisiin tai
laakinnallisiin laitteisiin liittyvien ohjeistojen ja lakien mu-
kaisesti. Rekisterdintiosastot toimivat yleensa viranomaista-
hojen kanssa kommuikoivana yrityksen toimintona.
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Reimbursement

In clinical research, is the economic compensation for legi-
timate expenses incurred by a participant taking part in a
specific research project.

Korvaus

Kliinisissa ladketutkimuksissa korvauksella tarkoitetaan
taloudellista kompensaatiota, jolla voidaan korvata tutki-
mukseen osallistuneelle tutkimukseen osallistumisesta ai-
heutuneet kustannukset.

Relative clinical effectiveness

It can be defined as the extent to which an intervention
does more good than harm compared to one or more al-
ternative interventions for achieving the desired results,
when provided under the usual circumstances of health
care practice.

Suhteellinen kliininen tehokkuus

Suhteellinen kliininen tehokkuus voidaan maaritelld seu-
raavasti: se, missa maarin hoito saa aikaan enemman
etua kuin haittaa verrattuna yhteen tai useampaan vaih-
toehtoiseen hoitoon, kun hoitoa annetaan tavallisissa ter-
veydenhuollon olosuhteissa.

Relative efficacy

It is the extent to which an intervention does more good
than harm compared to one or more alternative interven-
tions, when provided under ideal circumstances.

Suhteellinen teho

Suhteellinen teho voidaan maaritelld seuraavasti: se, mis-
sd maadrin hoito saa aikaan enemman etua kuin haittaa
verrattuna yhteen tai useampaan vaihtoehtoiseen hoitoon,
kun hoitoa annetaan parhaissa mahdollisissa olosuhteissa.

Reliability

The reliability of a measurement or tool is how consistent
it is. A reliable measurement or tool will give the same
result when repeated at random in the same patient or
sample. In clinical trials, reliability is an important consi-
deration in the choice of primary outcome measures (such
as an improvement in certain symptoms). The reliability of
measures should be formally assessed during the design
of clinical trials. Reliability is different to validity, which is
the extent to which a measurement measures what it is
supposed to.

Luotettavuus

Mittauksen tai menetelméan luotettavuus riippuu siitd mi-
ten toistettava se on. Luotettava mittaus tai menetelma
antaa saman tuloksen toistettaessa mittaus sattumanva-
raisesti samassa potilaassa tai ndytteessa. Kliinisissa 1aa-
ketutkimuksissa luotettavuus on tdrked huomioida paa-
temuuttujaa valittaessa (kuten esimerkiksi tietyn oireen
parantumista). Mittauksen luotettavuus tulee asianmukai-
sesti arvioida kliinisen ladketutkimuksen tutkimusasetel-
maa suunniteltaessa. Luotettavuus on eri asia kuin validi-
teetti, jolla kuvatan siitd, missa maarin menetelma todella
mittaa sitd mitd on tarkoitus mitata.

Remission

Remission is a temporary end (or significant reduction) in
the signs and symptoms of an incurable disease. A disea-
se is said to be incurable if there is always a chance that
the patient will become ill again, no matter how long they
have been in remission. In cancer, the term 'in remission’
is often used. Partial remission means the cancer is still
detectable, but tumours are smaller, or - as in leukaemia
- when there is less cancer throughout the body. Comple-
te remission means that cancer cannot be detected using
tests or scans - but because there is always the chance
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Elpymavaihe (Remissio)

Elpymévaihe (remissio) on véliaikainen taudin oireiden paat-
tyminen (tai merkittdva vahentyminen) parantumattomassa
sairaudessa. Sairauden sanotaan olevan parantumaton, jos
aina on olemassa mahdollisuus, ettd henkilo sairastuu siihen
taas, oli remissio kuinka pitkd tahansa. Sy6vdssa remissio-ter-
mia kdytetdadn usein. Osittainen remissio tarkoittaa, ettd syo-
pa on viela todettavissa, mutta kasvaimet ovat pienempia
tai - kuten leukemiassa - kun sydpésoluja on koko elimistds-
sa vahemman. Taydellinen remissio tarkoittaa, ettei sydpaa
voida testein tai skannaten havaita - mutta koska on aina

Remission

that cancer cells are still present, patients are said to be in
remission rather than cured.

Elpymavaihe (Remissio)

mahdollista, ettd potilaassa on vield sydpasoluja, puhutaan
potilaan olemisesta remissiossa eikéd parantuneen.

Reproductive Toxicology

Reproductive toxicology investigates the negative effects
of a medicine that interfere with normal sexual function
and fertility in adult males and females. Such negative ef-
fects include adverse effects on sexual function and ferti-
lity in adult males and females, as well as developmental
toxicity in the offspring.

Lisdantymistoksikologia

Lisdantymistoksikologiassa tutkitaan lisdantymistoimintoi-
hin tai hedelmallisyyteen vaikuttavan ladkeaineen negatii-
visia vaikutuksia aikuisiin naaraisiin ja uroksiin. Tallaisia
negatiivisia vaikutuksia voivat olla suorat haitalliset vai-
kutukset naihin toimintoihin tai jalkeldisten kehityshairiot.

Risk

Risk is the probability of harm or injury occurring as a re-
sult of using a treatment in clinical practice or as part of
a research study. The harm or injury may be physical, but
can also be psychological, social, or economic. Risks may
include experiencing side effects of the treatment, or ta-
king a medication that is not as effective as the standard
treatment (during a trial). In a trial, a new treatment may
have side effects or risks that researchers do not expect.
This is more likely in the early stages of clinical trials. No
clinical trial is risk free. Participants should be aware of
both the benefits and the risks before they make a deci-
sion about whether or not to take part (see informed con-
sent).

Riski

Riski on se todennéakdisyys, jolla haitta tai vahinko ai-
heutuu kdytettdessa tiettyd hoitoa (esim. ladkettd) osana
potilaan kokonaishoitoa tai osana tutkimusta. Haitta tai
vahinko voi olla fyysinen, mutta myds psykologinen, sosi-
aalinen tai taloudellinen. Riskina voi olla hoidon aiheut-
tamien sivuvaikutusten kokeminen, tai sellaisen lagkkeen
ottaminen, joka ei ole yhta tehokas kuin yleisesti kdytossa
oleva laake (tutkimuksen aikana). Tutkimuksessa uudella
hoidolla voi olla sivuvaikutuksia tai riskejd, joita tutkijat
eivat osaa odottaa. Tama on todennakdisempaa varhaisen
vaiheen tutkimuksissa. Mikaan tutkimus ei ole riskitonta.
Osallistujien tulee olla tietoisia seka hyddyista ettd riskeis-
ta ennen kuin he tekevat paatoksensa tutkimukseen osal-
listumisesta (katso myds suostumus-kohta).

Risk assessment

Risk assessment is one of the three pillars of risk mana-
gement (together with safety specifications and the risk
minimisation plan). It contains both routine and additio-
nal pharmacovigilance activities to characterise the safety
profile of the medicinal product including what is known
and not known. It does NOT include actions intended to
reduce, prevent or mitigate risks.

Riskin arviointi

Riskin arviointi on yksi kolmesta riskinhallinnan tukijalasta
(yhdessa turvallisuusmaarittelyjen ja riskin minimointisuunni-
telman kanssa). Se kasittda seka rutiinisti tehtavat etta erilli-
set ladketurvatoimenpiteet |ddkevalmisteen turvallisuuspro-
fillin karakterisoimiseksi mukaan lukien sen, mika tiedetaan,
ettd sen, mitd ei tiedetd. Se ei pida sisalladn toimenpiteita joil-
la pyritdan vahentamaan, estdmaan tai lieventdmaan riskeja.

Risk management

Risk management is a process for identifying, assessing,
prioritising, and taking the appropriate action to mitigate
a risk. The objective of risk management is to continuous-
ly try to ensure that the benefits of a particular medicinal
product (or a series of medicinal products) exceed the ris-
ks by the greatest achievable margin for the individual pa-
tient and for the target population as a whole.

Riskienhallinta

Riskienhallinnan avulla tunnistetaan, arvioidaan, priorisoi-
daan ja tehddan tarvittavat toimenpiteet riskien lieventa-
miseksi. Riskienhallinnan tavoitteena on jatkuvasti pyrkia
varmistamaan se, etta tietyn ldakevalmisteen (tai ladke-
valmistejoukon) hyddyt ovat suuremmat kuin riskit suurim-
malla mahdollisella turvarajalla yksittdiselle potilaalle ja
koko kohdejoukolle.
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Risk Management Plan

A risk management plan provides a detailed descripti-

on of the activities and interventions in place to prevent
or minimise risks of using a medicine. Risk management
plans outline how more knowledge about the safety and
efficacy of a medicine will be generated, what are the risk
factors for developing side effects, and how risk-minimisati-
on measures will be monitored. Risk management plans
must be submitted by companies at the same time they
apply for marketing authorisation in the European Union,
although they must be continually updated and revised
throughout the medicine’s lifetime. Risk management
plans can also be requested by the EMA at other times, or
whenever there is concern that a risk may be affecting the
balance of benefits and risks for a particular medicine.

Riskienhallintasuunnitelma

Riskienhallintasuunnitelma antaa yksityiskohtaisen kuva-
uksen niistd toimenpiteista ja kdytdssa olevista hoidoista,
joilla estetddn tai minimoidaan ladkkeen kaytdsta aiheu-
tuvat riskit. Riskienhallintasuunnitelmat kuvaavat sita, mi-
ten tietoa ladkkeen turvallisuudesta ja tehosta saadaan,
mitd mahdollisia sivuvaikutuksia aiheuttavia riskitekijoi-
ta on olemassa ja miten riskien minimoimista seurataan.
Yritysten on toimitettava riskienhallintasuunnitelmat sa-
maan aikaan kun ne hakevat Euroopan Unionissa myyn-
tilupaa, mutta niita tulee myos jatkuvasti paivittaa koko
laakkeen elinkaaren ajan. Euroopan laakevirasto EMA voi
my6s muulloin pyytaa riskienhallintasuunnitelmia; milloin
tahansa heraa huoli siita, etta jokin riski voi vaikuttaa tie-
tyn ladkkeen hydtyjen ja haittojen valiseen tasapainoon.

Risk minimisation measures

These are public health interventions intended to prevent
or reduce the occurrence of adverse reactions associat-

ed with the exposure to a medicine, or to reduce their se-
verity or impact on the patient should adverse reactions
occur. Risk minimisation measures aim to optimise the
safe and effective use of a medicinal product throughout
its life cycle. Planning and implementing risk minimisati-
on measures and assessing their effectiveness are key
elements of risk management. Routine risk minimisation
involves the use of the tools such as the Summary of Pro-

duct Characteristics (SmPC), the package leaflet, the label-

ling, the pack size and design, and the legal (prescripti-
on) status of the product. The majority of safety concerns
may be adequately addressed by routine risk minimisation
measures, but for some risks however, additional risk mini-
misation measures are necessary to manage risk and/or
improve the benefit-risk balance of a medicinal product.
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Riskien minimointitoimet

Riskien minimointitoimet ovat julkisen terveydenhuollon
toimenpiteitd, joiden tarkoituksena on estaa tai vahentaa
ladkkeenottoon liittyvien haittavaikutusten esiintymista tai
vahentda niiden vakavuutta tai vaikutusta haittavaikutuk-
sia kokevaan potilaaseen. Riskin minimointitoimien tavoit-
teena on optimoida lddkevalmisteen turvallinen ja tehokas
kayttd koko sen elinkaaren ajan. Riskin minimointitoimien
suunnitteleminen ja kayttdonotto seka niiden toimivuuden
arviointi ovat riskienhallinnan paaelementteja. Rutiinisti
tehtavaan riskien minimointiin kuuluvat esimerkiksi valmis-
teyhteenveto, tuoteseloste, etiketti, pakkauskoko ja ulkoasu
sekd tuotteen lainmukainen status (reseptiladke vs. ei-re-
septilddke). Suurin osa turvallisuutta koskevista seikoista
voidaan riittavassa maarin kattaa nailla rutiinitoimenpiteil-
|& mutta joillekin riskeille saatetaan tarvitaan ylimaaraisia
riksin minimointitoimia riskien hallitsemiseksi ja/tai ladke-
valmisteen hy6ty-haitta tasapainon parantamiseksi.

S

Safety Pharmacology

Safety pharmacology studies predict whether a medicine
is likely to be found unsafe when administered to human
populations within the therapeutic range. Safety pharma-
cology studies aim to prevent the use of unsafe medicines.
Normally, results from previous safety pharmacology studi-
es and effects related to the therapeutic effects of the me-
dicine are considered. Safety pharmacology uses the basic
principles of pharmacology in a regulatory-driven process
to generate data to inform benefit-risk assessments. Sa-
fety pharmacology includes a regulatory requirement to
predict the risk of rare lethal events. The vigilant post-mar-
keting surveillance (PMS) efforts of regulatory authorities
are necessary to detect the existence of a rare adverse
event occurrence after approval for human use.

Turvallisuusfarmakologia

Turvallisuusfarmakologisten tutkimusten avulla voidaan
ennustaa ladkkeen todennakoisyyttd osoittautua ei-turvalli-
seksi kun sitd annetaan ihmiselle terapeuttisissa pitoisuus-
rajoissa. Turvallisuusfarmakologisten tutkimusten tavoittee-
na on estaa ei-turvallisten ladkkeiden kaytto. Tavallisesti
arvioidaan aiempien turvallisuustutkimusten tuloksia ja
ladkkeen terapeuttisten vaikutusten merkitysta. Turvalli-
suusfarmakologia kdyttda apunaan farmakologian paaperi-
aatteita tuottaakseen dataa hyéty-haitta-arviointia varten.
Koko prosessi on hyvin viranomaisvaatimuspainotteinen.
Viranomaisvaatimuksen mukaan turvallisuusfarmakologi-
an avulla taytyy arvioida harvinaisten hengenvaarallisten
tapahtumien riskia. Viranomaisten huolellisia markkinoil-
le saattamisen jalkeisid valvontatoimia tarvitaan havaitse-
maan harvinaisten haittatapahtumien esiintyminen sen jal-
keen kun [adke on hyvaksytty kayttédn ihmisilla.

Scientific Advisory Group (SAG)

Scientific advisory groups (SAG) at the European Medici-
nes Agency (EMA) provide independent recommendations
on scientific /technical matters related to medicinal pro-
ducts under evaluation at the EMA, or any other relevant
scientific issue. Scientific advisory groups are created by
the EMA's Committee for Medicinal Products for Human
Use (CHMP). They consist of experts selected according to
the particular expertise required.

Tieteellinen neuvontaryhma

Euroopan Ladkeviraston (EMA) tieteellinen neuvontaryh-
ma antaa riippumattomia suosituksia tieteellisistd/tekni-
sistd seikoista EMAnN arvioitavana olevista ladkevalmisteis-
ta tai mihin tahansa muuhun tieteelliseen kysymykseen
liittyen. Tieteelliset neuvontaryhmat perustetaan EMA:n
Laakevalmistekomitean (CHMP) toimesta. Niihin kuuluu
tarpeellisen asiantuntijuuden omaavia asiantuntijoita.

Sample size

In a clinical trial, the sample size is the number of patients
or observations made. There must be enough patients or
observations so that differences between groups within
the trial can be detected. An estimate of sample size is re-
quired and must be specified in the study protocol before
recruitment starts. It is also necessary to control the pro-
bability with which a real effect can be identified as sta-
tistically significant. Too few patients or observations will
mean that real effects might not be detected, or they will
be detected but at a level that is statistically insignificant
(a Type Il error, which is directly proportional to sample
size). It is just as true that it is unjustified for a medicine
to be tested on too many patients.

Otoskoko

Kliinisessa ladketutkimuksessa otoskoolla tarkoitetaan
potilaiden tai tehtyjen havaintojen maaraa. Ryhmien va-
listen erojen havaitsemiseksi ryhmissa tulee olla riittava
maara potilaita tai havaintoja. Arvio otoskoosta tarvitaan
ja se tulee yksildida tutkimussuunnitelmassa ennen kuin
tutkimuksen osallistujien valinta alkaa. On tarpeen myos
kontrolloida sita todennakoisyytta, jolla todellinen vaiku-
tus voidaan havaita tilastollisesti merkitsevasti. Liian pieni
maaréd potilaita tai havaintoja voi tarkoittaa sita, etta to-
dellisia vaikutuksia ei huomata tai ne huomataan mutta
ei tilastollisesti merkitsevalla tasolla (tyypin Il virhe, joka
on suoraan yhteydessa otoskokoon). Yhta perusteetonta
on tutkia l[aakeainetta liian suurella maaralla potilaita.
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Scientific Advice Working Party

The Scientific Advice Working Party (SAWP) within the Eu-
ropean Medicines Agency (EMA) provides scientific advice
and protocol assistance to companies developing medi-
cines. The SAWP was established by the EMA's Commit-
tee for Medicinal Products for Human Use (CHMP). It is a
multi-disciplinary group with expertise in non-clinical safe-
ty, pharmacokinetics, methodology and statistics, and in
therapeutic fields for which there are frequent requests or
other specific fields such as cardiology, oncology, diabe-
tes, neurodegenerative disorders and infectious diseases
including human-immunodeficiency-virus (HIV) infection.
Membership includes representatives from the Commit-
tee for Orphan Medicinal Products (COMP), the Paediatric

Committee (PDCO), and the Committee for Advanced The-

rapies (CAT).

Tieteellisen neuvonnan tyéryhma

Tieteellisen neuvonnan tydryhma on Euroopan Laakevi-
raston (EMA) alaisuudessa toimiva ryhmd, joka antaa
laakkeitd kehittaville yrityksille tieteellistd neuvontaa ja
kommentoi tutkimussuunnitelmia. Tdman tydryhman pe-
rusti EMA:n Ladkevalmistekomitea (CHMP). Tyéryhma on

monitieteellinen ja siind on asiantuntemusta nonkliinises-

ta turvallisuudesta, farmakokinetiikasta, tutkimusmene-
telmistd ja tilastoteteesta sekd terapia- tai muista eritys-
alueista, joihin liittyvia kysymyksia nousee yleisesti esiin,
esimerkiksi kardiologia, sydpdsairaudet, diabetes, hermos-
ton rappeutumissairaudet ja tulehdussairaudet mukaan
lukien HIV. Komiteassa on jdsenina edustajia harvinais-
laakkeisiin erikoistuneesta toimikunnasta (COMP), Euroo-
pan Ladkeviraston pediatrisesta toimikunnasta (PDCO) ja
erikoistuneiden hoitojen tydryhmastd (Committee for Ad-
vanced Therapies, CAT).

Sensitivity

Sensitivity (of an assay or test) is the ability of an experi-
ment or trial to detect a difference - for instance, between
two groups of participants receiving different medicines in
a clinical trial.

Herkkyys

(Analyysin tai testin) herkkyys tarkoittaa kokeen tai tutki-

muksen kykya havaita eroja - esimerkiksi kliinisessa laake-

tutkimuksessa kahta eri [dakettd saavan ryhman valilla.

Serious Adverse Event

An adverse event (AE) is called serious if it: results in de-
ath, is life-threatening (at risk of death at the time of the
adverse event, not an event which ‘could" hypothetically
have caused death if it were more severe), requires hos-
pitalisation or extension of existing inpatients' hospita-
lisation, results in a persistent or significate disability or
incapacity, or is a congenital anomaly or birth defect. Ot-
her events such as those requiring emergency intervention
to prevent one of the serious outcomes described above
might also be reported as a serious adverse event.

Vakava haittatapahtuma

Haittatapahtumaa (AE) kutsutaan vakavaksi jos se: johtaa
kuolemaan, on henked uhkaava (kuoleman mahdollisuus
on haittatapahtuman hetkellg; ei niin, ettd tapahtuma oli-
si saattanut johtaa kuolemaan, jos olisi ollut vakavampi),
edellyttaa sairaalahoitoa tai pidentdd meneilldan olevaa
sairaalahoitojaksoa, johtaa jatkuvaan tai vakavaan vam-
maan tai on synnynndinen poikkeama tai epdmuodostu-
ma. Muut tapahtumat kuten sellaiset, jotka vaativat teho-
hoitoa yllamainittujen lopputulemien estamiseksi, voidaan
my0s raportoida vakavina haitttatapahtumina.

Side Effect

A side effect, or adverse reaction, is an unintended res-
ponse to a medication. Side effects are generally regarded
as being harmful, and may occur after a single dose or
prolonged administration. They might result from the nor-
mal use of a medicine, or from the use of a medicine in

a way unintended by the marketing authorisation holder
(MAH) - such as taking an overdose or from the combina-
tion of two or more medicines being taken at once.
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Sivuvaikutus

Sivuvaikutus tai haittavaikutus on tahaton vaste laaki-
tykseen. Sivuvaikutukset ovat yleensa haitallisia ja niita
voi esiintyd yhden tai toistuvan ladkkeenoton jalkeen. Ne
saattavat aiheutua lddkkeen tavanomaisesti kdytosta tai
jos laaketta otetaan tavalla, jota ei ole kuvattu myyntilu-
van haltijan toimesta - kuten ettd otetaan yliannos tai
kaytetdan ladketta yhdessajonkun tai joidenkin muiden
ladkkeiden kanssa.

Signalling Pathway

Asignalling pathway is a sequence of steps involving
several molecules in a cell or at its surface (receptors)
that work together to control cell functions. Signalling
pathways are important in controlling many functions
such as cell division, cell death, and the switching on or
off of certain genes. They are directly linked to the cell's
response. After the first molecule in a pathway receives
a signal, it activates another molecule. This process is re-
peated until the last molecule is activated and the cell
function is carried out. Abnormal activation or disruption
of signalling pathways can lead to a variety of cell dysfun-
ctions, among them cancer. Some cancer medicines have
been developed to target these effects.

Signalointireitt

Signalointireitti on useiden solussa tai sen pinnalla (resep-
torit) olevien molekyylien vélinen tapahtumaketju, jolla
solun toimintoja ohjaillaan. Signalointireitit ovat tarkeita
useiden toimintojen sdatelyssa kuten solujen jakautumi-
sessa, solukuolemassa ja tiettyjen geenien kytkeytymisessa
paalle ja pois. Ne ovat suoraan yhteydessa soluvasteeseen.
Kun ensimmdinen polun molekyyli saa signaalin, se aktivoi
toisen molekyylin. TAma prosessi toistuu, kunnes viimeinen
molekyyli on aktivoitu ja maaratty toiminta suoritettu lop-
puun. Signalointireitin epdnormaali aktivointi tai hairi6 voi
johtaa erilaisiin solun toimintahairidihin, niiden mukana
syépa. Eraat syopaladkkeet on kehitetty kohdistamaan vai-
kutuksensa nimenomaan naihin tapahtumiin.

Significance

In a clinical trial, the significance is a description of how
meaningful (valid) a trial result is. When evaluating the
validity of a study, one must consider both the clinical
and statistical significance of the findings. A study that
claims clinical relevance may lack sufficient statistical sig-
nificance to make a meaningful statement. Conversely, a
study that shows a statistically significant difference in
two treatment options may lack clinical relevance (if, for
instance, an observed effect is very small but highly con-
sistent).

Merkitsevyys

Kliinisessa laaketutkimuksessa merkitsevyydelld kuvataan
sitd, miten merkityksellinen (paikkansapitdva) tutkimus-
tulos on. Arvioitaessa tutkimuksen paikkansapitavyytta
tulee ottaa huomioon tulosten sekd ladketieteelliset etta
tilastotieteelliset merkitsevyydet. Tutkimuksesta, joka to-
teaa kliinisen merkittavyyden, saattaa puuttua riittava ti-
lastollinen merkitsevyys merkityksellisen johtopédatdksen
osoittamiseksi. Kaantaen, tutkimuksessa, joka osoittaa
riittavan tilastollisen merkitsevyyden kahden tutkimus-
vaihtoehdon vélilla, voi puuttua kliininen merkittavyys
(jos esimerkiksi havaitut vaikutukset ovat erittdin pienid,
mutta hyvin johdonmukaisia).

Significance Level

The significance level (or a level) is a threshold that deter-
mines whether a study result can be considered statisti-
cally significant after performing the planned statistical
tests. The significance level is most often set to 5% (or
0.05), although other levels may be used depending on
the study. This represents the probability of rejecting the
null hypothesis when it is true. For example, a significance
level of 0.05 indicates a 5% risk of concluding that a dif-
ference between the study results and the null hypothesis
exists when there is no actual difference. The significan-
ce level must be stated in the trial protocol as part of the
statistics section. The probability of a result being due to
chance rather than due to a medicine or other interven-
tion being studied, if the null hypothesis is true (that is, if
there is really no true difference), is known as the ‘p-value'.

Merkitsevyystaso

Merkitsevyystaso (tai o-taso) on kynnys, joka maarittaa
sen, voidaanko tutkimuksen tulosta pitaa tilastollisesti
merkitsevana kun kaikki suunnitellut tilastolliset analyysit
on tehty. Merkitsevyystaso on usein madritelty olemaan
5% (tai 0.05), mutta muitakin raja-arvoja voidaan tutki-
muksesta riippuen kayttda. Tama kuvaa todennakdisyyt-
ta sille, etta nollahypoteesi hylataan vaikka se toteutuu.
Esimerkiksi merkitsevyystaso 0.05 osoittaa 5% riskin sille
johtopaatokselle, ettd tutkimustulosten ja nolla-hypotee-
sin valilld on ero, vaikka todellisuudessa eroa ei ole. Mer-
kitsevyystaso tulee kuvata tutkimussuunnitelman tilas-
tollisessa osiossa. Se todenndkdisyys, jolla tulos johtuu
sattumasta sen sijaan, etta se johtuisi laakkeesta tai an-
netusta hoidosta, jos nolla-hypoteesi pitda paikkansa (eli
ettd ei ole olemassa todellista eroa), tunnetaan p-arvona.
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Silencing

Silencing refers to the ability of a cell to prevent the
expression of a certain gene. Methods used to silence
genes are increasingly being used in the laboratory to
produce therapies against diseases, such as cancers, in-
fectious diseases, and neurodegenerative disorders by se-
lectively turning off specific genes in diseased tissues.

Sammutus

Sammutus viittaa solun kykyyn estda tietyn geenin ilmen-
tyminen. Geenien sammutukseen kohdennettuja menetel-
mia kaytetdan yha enemman laboratorioissa tuottamaan
hoitoja erilaisia sairauksia kuten syopaa, tulehdussairauk-
sia ja hermoston rappeutumissairauksia vastaan. Tallgin
sammutetaan valikoidusti tiettyjd geeneja sairastuneessa
kudoksessa.

Single ascending dose study

A single ascending dose study (SAD study) is a type of
Phase I trial. Single ascending dose studies are usually
conducted in a small number of healthy volunteers (alt-
hough some trials recruit patients). The aim is to find out
the safe dose range, and to look for any side effects. The

initial dose given will be very small and increased gradual-

ly (in a new group of volunteers) if no or only mild side ef-
fects are seen. Researchers will also take measurements to
determine how the medicine is processed in the body.

Yksittaisen nousevan annoksen
tutkimus

Yksittdisen nousevan annoksen tutkimus (SAD-tutkimus)
on erds faasi -tutkimuksen tyyppi. Yksittdisen nousevan
annoksen tutkimukset tehdadan yleensa pienelld maaral-

|a terveitd vapaaehtoisia (joissakin tutkimuksissa potilail-
la). Tarkoituksena on |6ytaa turvallisen annostelun rajat ja
tutkia mahdollisia sivuvaikutuksia. Aloitusannos on hyvin
pieni ja sitd nostetaan vahitellen (uudessa ryhméssa va-
paaehtoisia) jos havaitaan joko ei ollenkaan tai vain lievia
sivuvaikutuksia. Tutkijat tekevat myds erilaisia mittauksia
sen tutkimikseksi, mita |aakeaineelle tapahtuu elimistdssa.

SmPC

The Summary of Product Characteristics (SmPC) is a do-
cument approved as part of the marketing authorisation
of each medicine. It is aimed at healthcare professionals
and includes information such as: How to use the medici-
ne; What the medicine should be used to treat (therapeu-
tic indications); Dose; Method of administration; In what
conditions the medicine should not be used (contraindi-
cations); Special warnings; The medicine's mechanism of
action; and Any undesirable effects. The SmPC contains
more detail than the Package Leaflet (PL).

Valmisteyhteenveto (SmPC)

Valmisteyhteenveto on dokumentti, joka hyvédksytdan osa-
na jokaisen ladkkeen myyntilupaa. Se on tarkoitettu terve-
ydenhuollon ammattilaisille ja siind on seuraavia tietoja:
miten ladketta kdytetddn; minka saurauden tai tilan hoi-
toon ladketta kaytetddn (kayttaiheet); annos; ladkkeen
ottotapa; milloin ld&dketta ei tule kdyttaa (yhteisvaikutuk-
set); yleiset varoitukset; ldakkeen vaikutustapa; ei-toivotut
vaikutukset. Valmisteyhteenveto sisaltdad enemman tietoja
kuin pakkausseloste.

Soft Endpoint

The endpoint in a clinical trial is an event such as occur-
rence of a disease, or symptom, or a particular laboratory
result. Once someone reaches the endpoint, they are ge-
nerally excluded from further research in the trial. A soft
endpoint is a subjective measure. For example, it is com-
mon to measure quality of life as an endpoint in Phase IlI
trials, with patients asked specific questions about the im-
pact of their disease and/or treatment. In contrast, a hard
endpoint is an endpoint that is well defined and can be
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Pehmea paatetapahtuma

Paatetapahtuma on kliinisessa ldaketutkimuksessa tapah-
tuma kuten sairauden ilmaantuminen, oire tai joku tietty
laboratoriotulos. Kun joku saavuttaa paatetapahtuman,
hénet yleensa suljetaan pois tutkimuksesta. Pehmeda paa-
tetapahtuma on subjektiivinen mittaus. Esimerkiksi faasi
[ll-tutkimuksissa mitataan yleisesti eldmanlaatua paateta-
pahtumana, ja talléin potilailta kysytdan tiettyja heidan
sairauteensa tai hoitoon liittyvid kysymyksia. Sita vastoin
kova paatetapahtuma on tarkkaan maaritelty ja voidaan

Soft Endpoint

measured objectively. For example in cancer research, the
endpoint in a trial might be related to response to treat-
ment (such as shrinkage of a tumour). The endpoints used
in a trial must be defined and documented as part of the
trial design.

Pehmed pdatetapahtuma

mitata objektiivisesti. Esimerkiksi sydpatutkimuksessa tut-
kimuksen paatetapahtuma voi olla yhteydessa hoitovas-
teeseen (kuten kasvaimen kutistuminen). Tutkimuksessa
kaytetty paatetapahtuma tulee maaritelld ja kuvata osa-
na tutkimuksen kuvausta.

Somatic

The term somatic is often used in biology to refer to the
cells of the body, in contrast to the germ-line cells which
usually give rise to the eggs or sperm. In medicine, itis a
term that means (more generally) relating to the body. So-
matic mutations are changes to the genes which are not
passed on to the offspring. In cancer genetics, somatic mu-
tations specifically refer to mutations arising in tumours
(which are not present in healthy tissue). Such mutations
are often responsible for driving the growth of tumours.

Somaattinen

Termid 'somaattinen’ kdytetdan usein biologiassa viittaa-
maan kehon soluihin, vastakohtana itusoluille, jotka tuotta-
vat munasoluja ja siittiditd. Ladketieteessa termiad kaytetaan
yleisemmin kuvaamaan kehoon liittyvid ilmioitd. Somaattiset
mutaatiot ovat geeneissa tapahtuvia muutoksia jotka eivat
periydy jalkelaisille. Sydpagenetiikassa somaattisella mutaa-
tioilla viitataan erityisesti kasvainten aiheuttamiin mutaati-
oihin (joita ei esiinny terveessa kudoksessa). Tallaiset mutaa-
tiot usein aikaansaavat kasvainten kasvamisesta.

Somatic-cell therapy medicine

A somatic-cell therapy medicine contains cells or tissues
that have been manipulated to change their biological
characteristics, and subsequently reintroduced into pa-
tients. These cells or tissues can be of autologous, alloge-
neic, or xenogeneic origin (cells obtained from a donor of
a different species). The aim with somatic-cell therapy is to
cure, diagnose, or prevent diseases.

Somaattinen soluterapia

Somaattisessa soluterapiassa kdytetdan soluja tai kudoksia,
joita on kasitelty niin, ettd niiden biologiset ominaisuudet
ovat muuttuneet, ja joita sen jdlkeen annetaan potilaille.
N&ma solut tai kudokset voivat olla alkuperaltddn autologi-
sia, allogeenisia tai ksenogeenisia (solut ovat perdisin luo-
vuttajalta tai eri lajista). Somaattisen soluterapiahoidon ta-
voitteena on parantaa, havaita tai estaa sairauksia.

Specificity

Specificity (of an assay or test) is the ability of an expe-
riment or trial to correctly detect only the particular effe-
ct being studied - for instance, a difference in symptoms

between two groups of participants receiving different me-

dicines in a clinical trial. If a trial is not specific enough, it
will give a false positive result (Type | error).

Tarkkuus

Tarkkuus (analyysin tai testin) on kokeen tai tutkimuksen
kyky havaita oikein vain juuri se vaikutus, jota tutkitaan -
esimerkiksi ero oireissa kahden eri |adketta saavan ryhman
valilla kliinisessa ladketutkimuksessa. Jos tutkimus ei ole
tarpeeksi tarkka, se antaa vaaran positiivisen tuloksen (tyy-
pin | virhe).

Sponsor

The sponsor is the individual, company, institution or or-
ganisation which takes responsibility for the initiation and
management of a clinical trial. The financing of a clinical
trial may come from the sponsor, but can also come from
a third-party. The organisation of a clinical trial is particu-
larly complex because important aspects of the trial are
not under the direct control of the sponsor.

Toimeksiantaja

Toimeksiantaja on henkild, yritys, instituutio tai organisaa-
tio, joka ottaa vastuun kliinisen laaketutkimuksen kayn-
nistdmisestd ja suorituksesta. Kliinisen ldaketutkimuksen
rahoitus saattaa tulla toimeksiantajalta, mutta se voi tulla
my0s kolmannelta osapuolelta. Kliinisen laaketutkimuksen
organisaatio on erityisen monimutkainen, koska kaikki tut-
kimuksen tarkeat seikat eivat ole toimeksiantajan suoran
kontrollin alaisia.
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Stability

Stability is the ability of a substance to remain unchan-
ged. Changes may occur due to the environment that the
substance is in, e.g. being exposed to sunlight or water, or
being in the body. Changes may also occur due to chemi-
cal and biological processes found inside the substance.

Pysyvyys (stabiilius)

Pysyvyys on aineen kyky pysyd muuttumattomana. Ympa-
ristétekijoista johtuvia muutoksia voi tapahtua, kun aine
esimerkiksi altistuu auringonvalolle tai vedelle, tai olles-
saan kehossa. Muutoksia voi tapahtua myos aineen sisais-
ten kemiallisen tai biologisen prosessin takia.

Stem Cell Therapy

Stem cell therapy, also known as regenerative medicine, is

the use of stem cells to treat or prevent a disease or condi-

tion. Stem cells grown in a lab are manipulated to specia-
lise into specific types of cells, such as heart muscle cells,
blood cells or nerve cells. The specialised cells can then be
implanted into a person. For example, if the person has
heart disease, the cells could be injected into the dama-
ged heart muscle. The healthy transplanted heart cells
could then contribute to repairing defective heart muscle.

Kantasoluhoito

Kantasoluhoito, joka tunnetaan myds regeneratiivisena hoi-
tona, on kantasolujen kdyttéa taudin tai tilan hoidossa tai
ehkdisyssd. Laboratoriossa kasvatettuja kantasoluja kasitel-
[&&n niin, etta ne erilaistuvat tietyntyyppisisiksi soluiksi kuten
sydanlihassoluiksi, verisoluiksi tai hermosoluiksi. Erilaistuneet
solut voidaan sitten siirtdd ihmiseen. Esimerkiksi jos henkilol-
|d on sydansairaus, voidaan soluja injektoida vahingoittunee-
seen sydankudokseen. Terveet istutetut sydansolut voivat sit-
ten osallistua vaurioituneen sydanlihaksen korjaamiseen.

Stem Cells

Stem cells are undifferentiated (unspecialised) cells that
can transform into specialised cells and can divide to pro-
duce more stem cells. They have the potential to develop
into many different cell types in the body during early life
and growth. In addition, in many tissues they serve as an
internal repair system, dividing essentially without limit
to replenish other cells as long as the person or animal

is still alive. There are two types of stem cells: Embryonic
stem cells, found in the early stage of embryonic develop-
ment, can differentiate into all the specialised cells of the
body, such as muscle cells, red blood cells, and nerve cells.
Adult stem cells, which are found in some adult tissues,
can act as a repair system for the body.

Kantasolut

Kantasolut ovat erilaistumattomia (erikoistumattomia)
soluja, jotka voivat muuttua erikoistuneiksi soluiksi ja ja-
kaantua tuottaen lisda kantasoluja. Niilla on kyky kehittya
monenlaisiksi solutyypeiksi elimistdssa eldméan varhaisessa
vaiheessa ja kasvamisen aikana. Lisaksi monissa kudoksis-
sa ne toimivat sisdisena korjauskeinona, jakautuen periaat-
teessa rajattomasti tdydentden toisia soluja niin kauan kun
ihminen tai eldin on hengissa. Kantasoluja on kahdenlaisia:
alkion kantasolut, joita I6ydetdan alkion kehityksen varhai-
sessa vaiheessa ja jotka voivat erilaistua kaikiksi elimiston
soluiksi, kuten lihassoluiksi, punasoluiksi tai hermosoluiksi.
Aikuiset kantasolut, joita I6ydetaan joistain aikuisista ku-
doksista, voivat toimia elimiston korjauskeinona.

Stent

In medicine, a stent is an artificial tube inserted into a
vessel or duct to keep the passageway open. Often it is
used to treat narrow or weak arteries.

Stentti

Stentti on |aéketieteessa keinotekoinen putki, joka asete-
taan verisuoneen tai tiehyeen pitdmaan se avoinna. Usein
sita kaytetdan ohuiden tai heikkojen valtimoiden hoidossa.

Stratification

In clinical trials, stratification is the separation of patients
or the analysis of results based on something other than
the treatment given. Stratification has two different mea-
nings. In its first meaning, it describes the natural distri-
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Stratifikaatio (osittaminen, jaottelu)

Kliinisissa laaketutkimuksissa stratifikaatioksi kutsutaan po-
tilaiden tai analyysitulosten jaottelua johonkin muuhun kuin
annettuun hoitoon perustuen. Stratifikaatiolla on kaksi eri
merkitysta. Ensimmaisessa merkityksessa se kuvaa potilaiden

Stratification

bution of patients into subgroups. For instance, patients
may be stratified by age, disease severity, or biomarkers.
In its second meaning, stratification controls the random
allocation of people to the different groups in a trial. Stra-
tified randomisation is used to ensure that equal numbers
of participants with a characteristic thought to affect res-
ponse to the intervention will be allocated to each group
in the trial.

Stratifikaatio (osittaminen, jaottelu)

luonnollista jakautumista alaryhmiin. Esimerkiksi potilaat
voidaan jaotella ian perusteella, taudin vaikeusasteen perus-
teella tai biomarkkereiden perusteella. Toisessa merkitykses-
sé stratifikaatio kontrolloi ihmisten satunnaista jakautumista
tutkimuksen eri ryhmiin. Stratifioitua satunnaistamista kay-
tetadn sen varmistamiseksi, ettd jokaisessa tutkimuksen ryh-
massd on sama maara sellaisia osallistujia, joilla on jokin tiet-
ty ominaisuus, jonka arvellaan vaikuttavan hoitovasteeseen.

Stratified medicine

Stratified medicine is based on the identification of sub-
groups of patients that differ in their mechanisms of di-
sease, their susceptibility to a particular disease, or in
their response to a medicine. The aim of stratified medi-
cine is to offer the treatment that is most likely to give
benefit, or to avoid an adverse reaction. Personalised me-
dicine takes this approach a step further by using target-
ed medicines and also taking information such as the pa-
tient's genotype and lifestyle into account when deciding
on the best treatment.

Stratifioitu laakehoito

Stratifioitu lddkehoito perustuu sellaisten potilasalaryh-
mien tunnistamiseen, joilla tautimekanismi on erilainen,
joiden herkkyys kyseiselle taudille on erilainen tai jotka
reagoivat eri tavalla laakitykseen. Stratifioidulla 1adkehoi-
dolla pyritdan tarjoamaan hoitoa, joka todennakéisimmin
tuo etuja tai jolla valtetddn haittatapahtumia. Yksil6llis-
tetty terveys (lddkehoito) ottaa vield askeleen pidemmal-
le kdyttden kohdennettua ladkehoitoa ja ottamalla huo-
mioon potilaan genotyypin ja eldméntavat paatettaessa
parhaasta hoidosta.

Study medication

The study medication comprises the medicinal product(s)
being given to participants in a trial (including a place-
bo). This also includes products already with a marketing
authorisation but being used, formulated, or packaged in
a new way, or being used to treat a new disease.

Tutkimuslaake

Tutkimuslaakkeilla tarkoitetaan laakevalmisteita, jotka an-
netaan tutkimukseen osallistuville (mukaan lukien lume-
ladke). Myds jo myyntiluvan saaneet valmisteet, joista on
tehty uusi valmistemuoto (formulaatio) tai jotka on pakat-
tu uudelleen tai joita kdytetddn hoitamaan jotain uutta
sairautta, kuuluvat tahan ryhmaan.

Study Population

The study population is the group of individuals in a stu-
dy. In a clinical trial, the inclusion and exclusion criteria
describe who will and will not be included, thus defining
the characteristics of the study population.

Tutkimuspopulaatio

Tutkimuspopulaatio on tutkimuksessa mukana oleva yk-
sildiden ryhma. Kliinisessa ladketutkimuksessa sisddnot-
to- ja poissulkukriteerit maarittelevat sen, kuka otetaan ja
ketd ei oteta mukaan tutkimukseen, eli niilld maaritetaan
tutkittavan ryhman ominaisuudet.

Subcutaneous

This is the administration of a medicine into the layer

of skin directly below the dermis and epidermis (the top
layers of skin). Subcutaneous tissue has few blood vessels
and so medicines administered here are for slow, sustain-
ed rates of absorption. An example is a local anaesthetic
injected before suturing.

lhonalainen

Ihonalaisessa antotavassa ladke annetaan heti paallim-
maisten ihokerrosten (verinahka ja orvaskesi eli dermis ja
epidermis) alle. Ihonalaisessa kudoksessa on vain vdhan ve-
risuonia, joten sinne annettaessa ldakkeen imeytyminen on
hidasta ja pitkdkestoista. Esimerkikkina voisi mainita paikal-
lispuudutteen ihonalaisen annostelun ennen tikkien laittoa.
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Submission

In order to market a medicine, a submission (an applicati-
on) must be made to the relevant regulatory authority, for
example the European Medicines Agency (EMA). Submis-

sions provide comprehensive information about the medi-
cine, its formulation, the trials it has undergone, its inten-

ded use, and its risks and benefits.

Submissio (hakemus)

Jotta ladkettd voidaan markkinoida, tulee jattda myynti-
lupahakemus asianmukaiselle viranomaiselle, esimerkiksi
Euroopan Laakevirastolle (EMA). Hakemus antaa koko-
naisvaltaisen tiedon ladkkeestd, sen valmistemuodosta,
silla tehdyista tutkimuksista, sen ajatellusta kayttdtavasta
ja sen riskeista ja eduista.

Subpopulation

Subpopulations are groups within a population. The popu-
lation might be defined by, for example, the presence of a
certain disease of interest to researchers. A subpopulation
within that will have additional traits, such as disease se-
verity, or failure of previous treatments, or specific genetic
traits, or belonging to a certain age group that are also of
interest. Subpopulations are identified in this way to allow
statistical analysis with respect to the additional traits of
interest.

Osapopulaatio

Osapopulaatiot ovat joukon (populaation) alaryhmia. Po-
pulaatio on voitu esimerkiksi maaritella joukoksi, jossa
esiintyy jokin tietty sairaus, joka kiinnostaa tutkijoita. Tuon
populaation osapopulaatiossa on jotain lisdominaisuuksia,

kuten esimerkiksi sairauden vaikeusaste tai aiempien hoito-

jen toimimattomuus, tai tietty geneettinen ominaisuus, tai
kuuluminen johonkin tiettyyn ikdryhmdan, jotka myds ovat
tutkimuksen kannalta kiinnostavia. Osapopulaatiot maari-

telldan jotta kyetdan tekemaan tilastollisia analyyseja myds

naiden muiden kiinnostavien ominaisuuksien suhteen.

Surrogate endpoint

The endpoint in a clinical trial is an event such as the
occurrence of a disease, or symptom, or a particular labo-
ratory result. Once someone reaches the endpoint, they
are generally excluded from further research in the trial.
A surrogate endpoint (or marker) is a measure which in
itself is not the outcome that the study treatment aims

to elicit. For example, blood pressure is used as a surro-
gate endpoint in trials because it is a risk factor for heart
attacks and strokes - even though in itself blood pressure
might not be important for patients. Surrogate endpoints
are useful if it would take a very long time for clinical en-
dpoints to appear. Surrogate endpoints must be proven to
be valid markers of clinical endpoints when they are used
in clinical trials.

Sijaispaatetapahtuma

Kliinisen laaketutkimuksen péatetapahtuma on etukateen
madritelty tapahtuma, esimerkiksi sairauden tai oireen il-
maantuminen tai tietty laboratoriotulos. Kun tutkittava
saavuttaa paatetapahtuman, tutkimus yleensa loppuu ha-
nen osaltaan siihen. Sijaispaatetapahtuma (tai markkeri)
on mittaus, jota itsessaan ei tutkimusvalmisteen kaytolla
tahdata saatavaksi selville. Esimerkiksi verenpainetta kay-
tetddn usein sijaispaatetapahtumana tutkimuksissa koska
se on syddnkohtausten ja- infaktien riskitekija - vaikka it-
sessadn verenpaine ei ole potilaille tarkea. Sijaispaateta-
pahtumat ovat hyddyllisia, jos kliinisten paatetapahtumien
esiintymiseen kuluu paljon aikaa. Silloin kun sijaispaateta-
pahtumia kaytetaan kliinisessa ladketutkimuksessa, ne tu-
lee pystya osoittamaan merkityksellisiksi kliinisten paateta-
pahtumien markkereiksi.

Suspected Unexpected Serious
Adverse Reaction

A Suspected Unexpected Serious Adverse Reaction (SUS-
AR), is a serious adverse reaction (SAR) for which a reaso-
nable causal relationship with the medicine use is suspe-
cted but not confirmed. Unexpected in this context means
not consistent with the applicable product information
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Epailty odottamaton vakava
haittavaikutus

Epailty odottamaton vakava haittavaikutus (SUSAR) on
vakava haittavaikutus (SAR), jonka epailldén olevan seu-
rausta kaytetysta ladkkeestd mutta syy-seuraussuhdetta ei
ole varmistettu. Odottamaton tédssa yhteydessa tarkoittaa,
ettei se ole yhtapitava tuotetietojen kanssa (esim. ei-mark-

Suspected Unexpected Serious Adverse Reaction

(e.g. investigator's brochure for an unapproved investi-
gational product or summary of product characteristics
(SmPC) for an authorised product).

Epadilty odottamaton vakava haittavaikutus

kinoille hyvaksytyn tutkimusvalmisteen tutkijan tietopake-
tin tai valmisteen yhteenvetodokumentin kanssa).

Symptom

In medicine, a symptom is generally a subjective experien-
ce of a disease, in contrast to a sign, which is something
that can be detected or measured. For example, stomach
ache, lower-back pain, and fatigue are symptoms and can
only be experienced (or sensed) and reported by the pa-
tient. A sign, on the other hand, might be something such
as blood in the stool, a skin rash that can be recognised
by the doctor, or a high body temperature. Sometimes, a
sign may not be noticed by the patient, but is meaning-
ful and helpful for the doctor for diagnosis. For example:
A rash - this could be a sign, symptom, or both: If the pa-
tient notices the rash it is a symptom. If the doctor, nurse
or anyone else (but not the patient) notices the rash it is
a sign. If both the patient and doctor notice the rash it is
both a sign and a symptom. A light headache - this can
only be a symptom: A light headache can only be a symp-
tom because it is only ever detected by the patient.

Oire

Laaketieteessd oireella tarkoitetaan yleensa subjektiivis-
ta sairauden kokemusta, ja se on eri asia kuin saurauden
merkki, joka on jotain, joka voidaan havaita tai mitata.
Esimerkiksi vatsakipu, alaselkédkipu ja voimattomuus ovat
oireita ja ne voi vain kokea (tai tuntea) ja ovat taten poti-
laan itsensa raportoimia. Merkki toisaalta voi olla jotain
sellaista kuin verta ulosteessa, ihottuma, jonka laakari voi
huomata, tai korkea ruumiinlampé. Joskus potilas ei huo-
maa sairauden merkkejd, mutta ne ovat merkityksellista
ja auttavat laakaria dignoosin tekemisessa. Jos laakari,
hoitaja tai kuka tahansa muu kuin potilas huomaa ihot-
tuman, se on merkki. Jos sekd potilas ettd ladkari havait-
sevat ihottuman, se on sekd merkki etta oire. Lieva paan-
sarky voi olla vain oire: lieva paansarky voi olla vain oire,
koska ainoastaan potilas itse voi havaita sen.

Systemic toxicology

This refers to toxic effects caused as a result of absorpti-
on and distribution of a substance that affects the whole
body rather than a specific (local) area, i.e. to an area dis-
tant from its entry point. Most chemicals that produce sys-
temic toxicity do not cause a similar degree of toxicity in
all organs, but usually cause major toxicity to one or two

organs. These are referred to as the target organs of toxici-

ty for that chemical

Systeeminen ((koko elimistéa
koskeva) toksikologia (myrkkyoppi)

Systeemisella toksikologialla viitataan myrkkyvaikutuksiin,
jotka ovat aiheutuneet sellaisen aineen imeytymisen ja ja-
kaantumisen seurauksena, joka vaikuttaa koko elimist66n
ennemminkin kuin johonkin tiettyyn paikalliseen alueeseen,
toisin sanoen alueeseen, joka on kaukana aineen antopai-
kasta. Useimmat kemikaalit jotka aiheuttavat systeemisia
myrkkyvaikutuksia, eivat aiheuta saman tasoista myrkytysta
kaikissa elimissa, mutta yleensa ne aiheuttavat laajan myr-
kytyksen yhdessa tai useammassa elimessa. Naita kutsu-
taan kyseisen kemikaalin myrkkyvaikutuksen kohde-elimiksi.
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T

Targeted medicine

These are medicines designed in a manner that focuses
the activity of the medication in certain parts of the body.
The goal of a targeted medicine is to increase the length
of time that the medicine interacts with the diseased tis-
sue in a specific area of the body and spares other parts
(e.g. affecting tumour cells rather than adjacent healthy
cells). The advantages of a targeted release system are
the reduction in the frequency of the dosages taken by
the patient, having a more consistent effect of the medi-
cine, reduction of side effects, and reduced fluctuation in
medicine levels in the body.

Kohdennettu laake

Kohdennettujen ladkkeiden kehittdmisessa on keskitytty
siihen, etta laakitykselld on vaikutus nimeomaan tiettyi-
hin elimistén osiin. Kohdennetun ladkkeen tavoitteena on
lisata aikaa, jonka ladke vaikuttaa sairastuneessa kudok-
sessa tietylla alueella elimistda, sen muita osia laakkeen
vaikutukselta sdastaen (esim. vaikuttamalla kasvainsolui-
hin ennemminkin kuin viereisiin terveisiin soluihin). Tal-
laisen kohdennetun lddkeaineen vapautumisen etuna on
tarve ottaa ladketta harvemmin, johdonmukaisempi laak-
keen vaikutus, sivuvaikutusten vdheneminen seka vahai-
sempi vaihtelu elimistén ladkeainepitoisuuksissa.

Tolerability

The tolerability of the medicinal product represents the
degree to which adverse effects can be 'tolerated’ or ac-
cepted by a patient.

Siedettavyys

Laakevalmisteen siedettévyys kuvaa sité tasoa, jolla poti-
las sietda valmisteen haittavaikutuksia.

Toxicity

Toxicity is the degree to which a chemical or biological
substance can damage a living organism. It can refer to
harm to specific organs, tissues or cells, or to the whole or-
ganism. Medicines development is a step-by-step process
involving the evaluation of both animal and human safety
information. Non-clinical safety studies (before human tes-
ting) should be able to identify potential toxic effects that
might occur under the conditions of the later clinical trial.

Toksisuus

Toksisuudella (myrkyllisyys) tarkoitetaan kemiallisen tai
biologisen yhdisteen kykya aiheuttaa vaurioita eldvassa
organismissa. Se voi viitata aiheutuneeseen haittaan tie-
tyissa elimissd, kudoksissa tai soluissa, tai kokonaisessa eli-
Ossa. Laakekehitys etenee asteittain ja siihen kuuluu laak-
keen turvallisuuden tutkimista seka eldimilla etta ihmisilla.
Non-kliinisilla turvallisuustutkimuksilla (ennen ihmisilla to-
teutettavien tutkimusten aloittamista tehtavilld) tulisi kyeta
havaitsemaan sellaiset mahdolliset toksiset vaikutukset, jot-
ka saattavat nousta esiin kliinisten tutkimusten yhteydessa.

Toxicology

Toxicology is the study of the toxic effects of substances on
living organisms. It includes symptoms, mechanisms, treat-
ments and detection of poisoning, especially the poiso-
ning of people. The main criterion regarding the toxicity of
a substance is the dose, i.e. the amount of exposure to the
substance.
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Toksikologia

Toksikologia (myrkyllisyysoppi) on yhdisteen myrkyllisten
ominaisuuksien tutkimista elavassa organismissa. Se ka-
sittda myrkytyksen - erityisesti ihmisiin kohdistuvan myr-
kytyksen - oireet, mekanismin, hoidon ja havaitsemisen.
Yhdisteen toksisuuden paakriteeri on annos eli altistuksen
maéadra.

Transfusion

Transfer of blood or blood components (red and white
blood cells, plasma, clotting factors, or platelets) into the
bloodstream intravenously.

Verensiirto

Verensiirto on veren tai sen komponenttien (puna- ja val-
kosolujen, plasman, hyytymistekijéiden tai verihiutalei-
den) siirtoa verenkiertoon suonensisdisesti.

Treatment Emergent Adverse
Event

Treatment emergent adverse events (TEAE) are undesi-
rable events not present prior to medical treatment, or an
already present event that worsens either in intensity or
frequency following the treatment. In medicines develop-
ment terminology, an adverse event (AE) is any undesirab-
le event that occurs after a participant officially consents
to take part in a trial (and could occur before treatment
begins). An adverse event may or may not be associated
with the medicine under investigation, but must be do-
cumented because it happened during the trial period. A
treatment emergent adverse event (TEAE) is an adverse
event that occurs only once treatment has started.

Hoidosta kehkeytyva haitta-
tapahtuma

Hoidosta kehkeytyva haittatapahtuma (TEAE) on ei-toivot-
tu tapahtuma, jota ei ole havaittu ennen lddkkeen antoa
tai jo olemassa olevan tapahtuman voimakkuuden tai frek-
venssin paheneminen ladkkeen annon jalkeen. Ladkekehi-
tyksessa haittatapahtuma (AE) on mikd tahansa ei-toivottu
tapahtuma, joka esiintyy osallistujan annettua suostumuk-
sensa tutkimukseen osallistumiseen (ja joka voi tapahtua
ennen laadkityksen aloittamista). Haittatapahtuma voi olla
tai voi olla olematta yhteydesséa tutkittavaan |dakkeeseen,
mutta se pitda dokumentoida, koska se tapahtuu tutkimuk-
sen aikana. Hoidosta kehkeytyva haittatapahtuma on hait-
tatapahtuma, joka esiintyy vasta, kun hoito on aloitettu.

Treatment group

In a clinical trial, the treatment group (as opposed to the
control group) usually refers to the group of participants
that receives the treatment under investigation. The treat-
ment group is also known as the ‘treatment arm’.

Hoitoryhma

Kliinisessa laaketutkimuksessa hoitoryhma (vastakohtana
kontrolliryhmalle) viittaa yleensa osallistujaryhmaan, joka
saa tutkittavaa hoitoa. Hoitoryhmasta kaytetdan myods
termia hoitohaara.

Trial arm

A trial arm is a group of participants that receives the
same interventions, or no intervention, according to the
study protocol. Many randomised trials have two arms,
but some may have three or even more. This is decided be-
fore the trial begins. Trials with several arms (multi-arm)
allow more than one treatment to be tested at once, and
can reduce the costs and time needed during clinical de-
velopment. Multi-arm, multi-stage (MAMS) trials take this
idea a step further and allow the recruitment of partici-
pants in a particular arm to be stopped partway through
if that treatment is not producing satisfactory results.
MAMS can also allow for new treatments to be added to
the trial as they become ready for testing.

Tutkimushaara

Tutkimushaara on osallistujaryhma, joka saa samaa hoi-
toa, tai ei mitaan hoitoa, perustuen tutkimussuunnitel-
maan. Monissa satunnaistetuissa tutkimuksissa on kaksi
haaraa, mutta joissain voi olla kolme tai jopa enemman.
Tama paatetaan ennen tutkimuksen aloitusta. Useampi-
haaraisissa tutkimuksissa sallitaan useamman kuin yhden
hoidon tutkiminen yhdella kertaa, ja niiden avulla voidaan
saastaa kliiniseen kehitykseen kuluvia kustannuksia ja ai-
kaa. Useampihaaraisessa, useampivaiheisessa (MAMS-)-tut-
kimuksessa tama viedaan viela askel pidemmalle ja osal-
listujien sisadnotto tiettyyn haaraan lopetetaan kesken,
mikali silld hoidolla ei saavuteta tyydyttavia tuloksia.
MAMS voi myds mahdollistaa uusien hoitojen lisdyksen
tutkimukseen heti kun ne ovat valmiita testattaviksi.
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Type | Error

Type | Error occurs in statistical hypothesis testing when

a null hypothesis, which is actually true, is incorrectly re-
jected. Type | errors are also known as 'false positives';
they are the detection of a positive effect where no effect
actually exists. As a stark example, Type | errors could kill
a patient - for instance, if a study incorrectly found that
the standard of care was not better than the new treat-
ment, and consequently the new treatment was given to
patients, the results may be catastrophic. Type | errors can-
not be completely avoided, but researchers should decide
on an acceptable level of risk of Type | error when desig-
ning clinical trials. A number of statistical methods can

be used to control the Type | error rate. The methods to be
sued in a clinical trial should be detailed in the study pro-
tocol or the statistical analysis plan for that trial.

Tyypin | virhe

Tyypin | virhe tapahtuu tilastollisen hypoteesin (oletuk-
sen) testauksessa, kun nolla-hypoteesi, joka on oikeasti
totta, on virheellisesti hylatty. Tyypin | virheet tunnetaan
my6s nimelld 'vaarat positiiviset’; ne antavat tuloksek-

si positiivisen vaikutuksen, vaikka vaikutusta ei oikeasti
ole. Adrimmaisessa tapauksessa tyypin | virhe voisi tap-
paa potilaan - esimerkiksi, jos tutkimuksessa on virheelli-
sesti havaittu, etta yleisesti kdytdssa oleva laakitys ei ole
sen parempi kuin uusi hoitokaan, ja siten uutta hoitoa on
alettu antamaan potilaille, olisivat tdman seuraukset ka-
tastrofaaliset. Tyypin | virheitd ei voi tdysin valttaa, mutta
tutkijoiden tulee paattaa jo tutkimuksia suunnitellessaan,
mika on hyvaksyttava riskitaso tyypin | virheen esiintymi-
selle. Lukuisia tilastollisia menetelmid voidaan kayttaa

kontrolloimaan tyypin | virhettd. Menetelmat, joita suunni-

tellaan kaytettavaksi kliinisessa laaketutkimuksessa tulee
kuvata tutkimussuunnitelmassa tai tutkimuksen tilastolli-
sessa analyysisuunnitelmassa.

Type Il Error

Type Il Error occurs in statistical hypothesis testing when
the null hypothesis is incorrectly accepted. Type Il errors
are also known as 'false negatives'; they are the failure to
detect a positive effect where the effect does exist. Type

Il errors mean that potentially valuable research goes to
waste. As no positive effect is detected, research may be
halted. This research may have been useful, but as no fur-
ther study takes place, no harm is done to patients. Type
Il errors cannot be completely avoided, but researchers
should decide on an acceptable level of risk of Type Il er-
ror when designing clinical trials. To reduce the risk of
Type Il errors to acceptable levels, the power or sample
size (the number of participants in a study) can be increa-
sed.
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Tyypin Il virhe

Tyypin Il virhe tapahtuu tilastollisen hypoteesin (oletuksen)
testauksessa, kun nollahypoteesi hyvaksytdan virheellisesti.
Tyypin Il virheet tunnetaan myos nimelld 'vaarat negatiivi-
set’; niissa ei saada osoitettua positiivista vaikutusta, vaik-
ka vaikutus on oikeasti olemassa. Tyypin |l virheet tarkoit-
tavat mahdollisesti térkeiden tutkimustulosten menemista
hukkaan. Kun positiivista vaikutusta ei havaita, tutkimus
voidaan keskeyttda. Tutkimus olisi saattanut olla hyddyl-
linen, mutta koska lisatutkimuksia ei tehda, ei aiheuteta
haittaa potilaille. Tyypin Il virheita ei voi taysin valttaa,
mutta tutkijoiden tulee paattaa jo tutkimuksia suunnitel-
lessaan, mika on hyvaksyttava riskitaso tyypin | virheen
esiintymiselle. Tyypin Il virheen tapahtumisen riskia voi-
daan laskea hyvaksyttavélle tasolle kasvattaamalla tutki-
muksen voimaa tai otoskokoa (tutkimukseen osallistuvien
maaraa).

U

UAE

An unexpected adverse reaction is a harmful and uninten-
ded response to a medication which is not consistent with
applicable product information or characteristics of the
medicinal product.

UAE

UAE, odottamaton haittatapahtuma, on sellainen haitalli-
nen ja tahaton vaste laakitykseen, joka ei vastaa ladkeval-
misteen tuoteinformaatiota tai yhteenvetoa.

Utility

Utility, or usefulness, is the (perceived) ability of something
to satisfy needs or wants. In health economics, utilities
measure the strength of patient preferences. For example,
how important various factors are to patients, such as
symptoms, pain, and psychological health. The impact of
new treatments on those factors, and therefore on quality
of life (QoL), can then be calculated. This is a common ap-
proach used by health technology assessment (HTA) bodi-
es, which advise on whether treatments should be funded
by (for example) government health departments.

Hyoty

Hyoty, tai kdyttokelpoisuus, on jonkin asian (huomattu)
kyky tayttaa jokin tarve tai halu. Terveystaloustieteessa
hy6ty mittaa potilaan toiveitten voimakkuutta. Esimerkik-
si sitd, miten tdrkeitd mitkakin muuttujat ovat potilaalle,
kuten oireet, kipu tai mielenterveys. Uuden hoidon vaiku-
tus noihin muuttujiin, ja siten eldméanlaatu, voidaan taten
laskea. Tata kdytetdan yleisesti terveydenhuollon mene-
telmien arvioinnissa (HTA), jolla haetaa ohjenuora siihen,
mitka hoidot tulisi kustantaa (esimerkiksi) julkisen tervey-
denhuollon budjetista.

Vv

Validity

Scientific validity refers to how well a measurement, test
or study measures what it is intended to measure.

Patevyys

Tieteellinen pdtevyys viittaa siihen, kuinka hyvin mittaus,
testi tai tutkimus mittaa sitd, mita sen on tarkoitus mitata.

Vector

In gene therapy, a vector is a method of delivering DNA
into patients’ cells. A common vector used in gene thera-
py is the adenovirus. A gene therapy vector must be custo-
mised to attempt treatment of a particular disorder. To be
successful, a vector must target the right cells, the gene it
is carrying must be activated in the patient, and it must
avoid harmful side effects.

Vektori

Geeniterapiassa vektorilla tarkoitetaan sita tapaa, jolla
DNA:ta siirretddn potilaan soluihin. Yleinen geeniterapias-
sa kaytettdva vektori on adenovirus. Geeniterapian vektori
taytyy rdataloida siten, etta silld on hyvat mahdollisuudet
hoitaa hoitoa tarvitsevaa tilaa tai sairautta. Hoidon on-
nistumisen edellytyksena on, ettd vektori tarttuu oikeisiin
soluihin, sen kantama geeni aktivoituu hoidettavassa poti-
laassa eika hoidosta seuraa haitallisia sivuvaikutuksia.
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Vulnerable participants or
populations

Vulnerable participants or populations are individuals or
groups of individuals who are unable to give informed
consent to take part in a clinical trial, such as children or
people affected by mental health conditions, or who may
come under pressure from others to take part. It also in-
cludes people whose willingness to volunteer in a clinical
trial may be unduly influenced by their expectations of
taking part. If a trial is to include people from vulnerab-
le populations, special attention should be paid to prote-
cting their well-being, both by the investigators and the
ethics committee that reviews the trial protocol.

Heikossa asemassa olevat
osallistujat tal populaatiot

Heikossa asemassa oleviksi osallistujiksi tai populaatioiksi
kutsutaan yksiloita tai ryhmid, jotka ovat kykenemattomia
antamaan tietoisen suostumuksensa kliiniseen tutkimuk-
seen osallistumiseksi, esimerkiksi lapset tai henkilét, joilla
on mielenterveysongelmia, tai jotka saattaisivat muiden
painostuksesta tulla mukaan tutkimukseen. Tahan ryh-
maan kuuluvat my6s ihmiset, joiden halu ilmoittautua va-
paaehtoiseksi tutkimukseen voi perustua kohtuuttomiin
odotuksiin tutkimusta kohtaan. Jos tutkimukseen on tar-
koitus ottaa mukaan ihmisiad heikossa asemassa olevista
ryhmistd, tulee seka tutkijoiden ettad tutkimusta arvioivan
eettisen toimikunnan kiinnittaa erityistd huomiota heidan
hyvinvoinnistaan huolehtimiseen.

W

Wash out period

In a clinical trial, this refers to a break in ongoing treat-
ment. It is quite often used in crossover trials where a set
period is defined before switching to a new medicine. In
this period the levels of the previous medicine in the body
and the effects should be reduced to zero.

Puhdistumajakso

Kliinisessa laaketutkimuksessa puhdistumajaksolla tarkoi-
tetaan taukoa meneilldan olevasta hoidosta. Sita kayte-
taan usein vaihtovuoroisessa tutkimuksessa, jossa tutkit-
tavat ovat jaksojen valissa ladkkeettd etukdteen maaratyn
ajan ennenkuin aloittavat toisen |aakkeen ottamisen. Ta-
man ajan kuluessa aiemman annetun ladkkeen pitoisuu-
den ja vaikutusten tulisi laskea nollaan.

Whole Genome Sequencing

Whole genome sequencing (WGS) is a laboratory process
that determines the complete DNA sequence of an or-
ganism's genome at a single time. Great progress in the
speed at which genomes can be sequenced, in the num-
ber of genomes that can be sequenced at the same time,
and in the reducing the cost of sequencing has had a
huge impact on medical research and medicines develop-
ment. High-throughput genome sequencing technologies
have largely been used as a research tool and are current-
ly being introduced into clinical practice. In the future of
personalised medicine, whole genome sequencing will be
an important tool to guide treatments.
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Koko periman kartoitus

Koko periméan kartoitus on laboratoriomenetelma, jolla saa-
daan selville elién genomin tdydellinen DNA-jarjestys (eli
DNA=sekvenssi) yhdella kertaa. Genomien sekvenointino-
peuden kasvu, samoin kuin samanaikaisesti sekvenoitavien
genomien maaran kasvu yhdistettynd alentuneisiin kus-
tannuksiin on ollut todella merkityksellinen asia laaketie-
teellisen tutkimuksen ja ladkekehityksen kannalta. Korkean
tehon genomikartoitusteknologioita on laajasti kdytetty
tutkimustyokaluina ja niitd on alettu soveltamaan myds klii-
nisiin [adketutkimuksiin. Tulevaisuudessa yksilollistetyssa
terveydenhoidossa (yksiléllistetyssa laakityksessa) koko peri-
man kartoitus tulee olemaan tarkea keino hoitojen optimoi-
miseksi.
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