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Sma pasienter —
store utfordringer

Manglende dokumentasjon av effekt
og sikkerhet ved legemidler for barn
har lenge bekymret foreldre, fagmiljg,
helsemyndigheter og legemiddel-
industri. EU-kommisjonens forslag
om nytt regelverk pd omradet blir
forhdpentligvis vedtatt mot slutten

av 2006 og vil da ogsa gjelde i Norge.

I debatten om legemidler til barn fremheves
ofte industriens pastatt manglende vilje til

a utvikle legemidler for sma grupper med
lite kommersielt potensial og dens negative
holdning til det nye regelverket (1-3). Euro-
peisk legemiddelindustri har imidlertid hele
veien stottet initiativet for a sikre bedre lege-
midler for barn og er en viktig samarbeids-
partner i dette arbeidet (4).

Som all annen industri er legemiddelindus-
trien avhengig av et rimelig forhold mellom
utviklingskostnader og inntjeningsmulig-
heter. Dette er en forutsetning for & drive
legemiddelutvikling. Myndighetene kan
stimulere utvikling ved incentiver som
forlenget markedseksklusivitet, som na er
foreslatt i EU og som man har god erfaring
med fra USA (5). Dette vil kompensere for
okte utviklingskostnader og dermed stimu-
lere til legemiddelutprevning med barn.
@konomi er imidlertid bare én av mange
utfordringer nér det gjelder utvikling av
legemidler for barn.

Etiske og praktiske utfordringer
Det har historisk sett veert lite etisk aksepta-
belt & gjore kliniske studier med barn. Selv
om man har endret syn pa dette, gjenstar det
mange utfordringer. Den kanskje vanske-
ligste vurderingen er ndr i legemiddelutvik-
lingen det er riktig & starte utprovning med
barn. I de fleste tilfeller vil dette forst veere
etisk forsvarlig nér man har et bilde av effekt
og bivirkninger hos voksne, og dermed
sjelden i starten av utviklingen. Selv med
nytt regelverk fir man derfor fortsatt, i en
del tilfeller, valget mellom & bruke et lege-
middel som bare er godkjent for voksne
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eller la veere & behandle barnet. En annen
utfordring er prinsippet om samtykkekom-
petanse. A gi tilrettelagt informasjon til
barnet for en klinisk studie og & vurdere
barnets forstaelse og vilje er krevende. Noen
etiske betenkeligheter blir forsterket nar det
gjelder behandling av barn, f.eks. bruk av
placebo.

Sentralt ved godkjenning av et legemiddel
star prinsippet om at nytten ma veere storre
enn risikoen. Nytte-risiko-profilen til et
legemiddel kan vere forskjellig for barn og
voksne. I tillegg er barn en sammensatt
gruppe, og det er store variasjoner i effekt
og bivirkninger mellom og innenfor ulike
aldersgrupper. Effekt og sikkerhet ma derfor
kartlegges i flere ulike aldersgrupper. Dette
forer til begrenset tilgang pa pasienter, noe
som kan pavirke studieresultatenes palite-
lighet og sannsynligheten for & registrere
alvorlige bivirkninger. Kartleggingen av
virkning kompliseres ytterligere hvis barnet
ikke har sprik — smil og grét reflekterer ikke
nedvendigvis effekt og bivirkninger. Andre
praktiske utfordringer er & frembringe alter-
native legemiddelformer som er enkle & gi
til barn, samt prevetaking. Fordi det ofte
ikke er mulig & ta ut et tilstrekkelig blod-
volum, ma det utvikles mikromalemetoder.

Dagens praksis

Det er viktig a skille mellom legemidler som
er evaluert og godkjent for barn og legemid-
ler som brukes utenfor godkjent indikasjon.
Det er uheldig nér det fremstér som om det
ikke finnes noen legemidler som er godkjent
for bruk hos barn (3). Foreldrene ber selv-
sagt informeres dersom legemidlet ikke har
slik godkjenning. Legen ma da i samrad
med dem vurdere nytteeffekt kontra risiko

i hver enkelt situasjon. Forskrivning utenfor
indikasjon er legens ansvar, og inneberer
hayere risiko for feilbehandling. Bade lege-
middelindustrien, helsemyndigheter og
leger onsker & redusere slik bruk. Legemid-
ler med markedsferingstillatelse utstedt av
Legemiddelverket har dokumentert kvalitet,
sikkerhet og effekt og ber etter vdr mening
foretrekkes fremfor legemidler uten slik til-
latelse.

Veien videre

Det er bred enighet om at barn som trenger
legemidler ber fa et bedre tilbud. Det nye
regelverket palegger og stimulerer lege-
middelindustrien til & utrede alle relevante
nye legemidler til bruk hos barn. Et felles
europeisk program for dokumentasjon av
eksisterende legemidler til bruk for barn er
skissert. Europeiske og amerikanske myn-
digheter intensiverer nd samarbeidet pa
dette omradet (6). For & unngé unedvendige
utprevninger med barn har myndighetene
tatt initiativ til & samle og evaluere alle
internasjonale data i et europeisk samar-
beid. Dette arbeidet vil forhapentlig fore til
at flere legemidler med tilgjengelig doku-
mentasjon vil bli godkjent for barn. Okt
kompetanse pa omradet er nedvendig i bade
forvaltning og industri. Den nye EU-komi-
teen for legemidler for barn fér en sentral
rolle, og skal bl.a. bestemme hvilke midler
som ber prioriteres samt veilede industrien
i utviklingsarbeidet.

Gjennom tett dialog mellom myndigheter,
fagmilje, legemiddelindustri og foreldre,
ogsa i Norge, vil vi kunne sikre at vi pa en
rask og etisk forsvarlig méte kan bedre
behandlingstilbudet til barn. Arbeidet ber
forankres hos myndighetene, og Legemid-
delindustriforeningen ser frem til et kon-
struktivt samarbeid.

Elen Hoeg
eh@Imi.no
Legemiddelindustriforeningen
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