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Sammanfattning

Mer dn 50 % av de likemedel som anvénds for behandling av barn i Europa
har inte testats eller godkénts for anvidndning pa barn utan ar utprovade pa
vuxna. Hélsan och ddrmed livskvaliteten for Europas barn kan dérfor bli
lidande.

Forslaget till forordning syftar till att paskynda utvecklingen av nya
lakemedel avsedda for behandling av barn, att sékerstélla att dessa haller hog
kvalitet, dr foremal for etisk forskning och pé ett ldmpligt sétt godkénns for
anviandning pad barn. Dessa mal bdr uppnas utan att godkénnandet av
lakemedel for andra mélgrupper fordrdjs. Den syftar dven till att Oka
kunskapen och informationen om redan godkénda ldkemedel rérande
anvindningen i olika pediatriska populationer samt stimulera till utveckling
av beredningsformer anpassade till barn.

De krav som forordningen stiller pa provningar i den pediatriska
befolkningsgruppen &r kopplade till den redan befintliga lagstiftningen om
forfaranden for godkénnande for forséljning av likemedel. Ett nytt krav pa
att resultaten av studier som utforts i enlighet med ett godtaget s.k.
pediatriskt provningsprogram skall ldggas fram i samband med ansdkan om
godkdnnande, om inte ett undantag eller uppskov har beviljats, foreslés.

Flera atgirder foreslads som skall kompensera for bl.a. de 6kade kostnaderna
som foreslaget innebédr, tex. forlingning av giltighetstiden for
tillaggsskyddet, en ny typ av godkdnnande for forsdljning géllande icke



patentskyddade likemedel (PUMA) och forlangd ensamritt pd marknaden
for sarlakemedel.

Forslaget innebér alltsd sdviél stimulansdtgérder for likemedelsindustrin i
form av forlingning av exklusivitet i de fall dér ett nytt likemedel utvecklats
eller ny kunskap vunnits for en pediatrisk population men ockséd krav pd
utveckling av ldkemedel till barn samtidigt eller i ndra anslutning till
utveckling av likemedel till vuxna.

En vetenskaplig kommitté, Pediatriska kommittén, foreslas bli inrdttad inom
den europeiska likemedelsmyndigheten EMEA i London. Dess frimsta
uppgift skall vara att bedoma ldkemedelsforetagens planer for utveckling av
lakemedel till barn, att dessa planer har fullfoljts, samt ta stdllning till om
lakemedelsutveckling kan senareldggas eller helt kan avstds ifran.
Kostnadsfri vetenskaplig rddgivning till likemedelsforetagen erbjuds.

I forordningsforslaget anges att Kommissionen skall utreda méjligheterna for
att genom en speciell fond, “Medicines Investigation for the Children of
Europe" (MICE) stimulera till hogkvalitativ forskning som syftar till
utveckling av liakemedel till barn for de likemedel som ej tidcks av patent
eller exklusivitetsskydd.

Informationen om pégdende och avslutade pediatriska studier sdvil inom
som utom EU genom registrering i en databas (EudraCT) foreslas liksom en
inventering av tillgdngliga barnlikemedel i Europa.ddr de terapeutiska
behoven skall beskrivas

1 Forslaget

1.1 Innehall

Mer dn 50 % av ldkemedel som anvinds av barn har inte testats eller
godkints for anvidndning pa barn. Till de problem som uppstatt till f6ljd av
franvaron av lakemedel som pa ett lampligt sétt har anpassats for barn hor
otillrdckliga doseringsinstruktioner som leder till 6kad risk for biverkningar,
dér det kan rora sig om allt fran att barnet avlider till att behandlingen blir
ineffektiv till f61jd av underdosering, att barnet inte kan tillgodogora sig de
terapeutiska fordelarna och att man vid behandling av barn anvinder sig av
ex tempore-beredningar som kanske dr av dalig kvalitet. Det & mot denna
bakgrund forordningsforslaget laggs fram. Forslaget tar ockséa sikte pa en
fungerande inre marknad, dvs en harmonisering i syfte att skapa en effektiv
gemensam marknad for europeiska ldkemedelsbolag.

De forfaranden som foreskrivs i den befintliga lagstiftningen om lakemedel
andras inte genom fOrslaget. Av kravet pa att resultaten av studier pa barn
bor lidggas fram i enlighet med ett godtagbart pediatriskt provningsprogram
foljer emellertid att de behdriga myndigheterna bor kontrollera att det
pediatriska provningsprogrammet foljs och vilka undantag och uppskov som
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beviljats i det aktuella skedet av giltighetsprovningen for ansdkan om
godkdnnande for forséljning.

Bedomningen av sékerhet, kvalitet och effekt hos likemedel for barn och
beviljandet av godkdnnanden for forsidljning kommer fortfarande att ligga
hos de behoriga myndigheterna.

Den pediatriska populationen definieras som den del av befolkningen som &r
mellan 0 och 18 &r.

Med pediatriskt  provningsprogram menas: ett forsknings- och
utvecklingsprogram som syftar till att sdkerstalla att nddvéndiga uppgifter fas
fram for att faststdlla villkoren for att ett ldkemedel skall godkénnas for
behandling av den pediatriska populationen.

Med ett lakemedel som godkints med en pediatrisk indikation skall menas
ett ldkemedel som &r godkint for anvdndning i en del eller hela den
pediatriska populationen och for vilken detta finns dokumenterat i den
sammanfattning av produktens egenskaper som sammanstéllts i enlighet med
artikel 11 i direktiv 2201/83/EG.

En pediatrisk vetenskaplig kommitté forslas bli inrdttad vid Europeiska
lakemedelsmyndigheten (EMEA). Den skall bedéoma innehéllet i de
pediatriska provningsprogrammen och yttra sig om dessa, bedoma om en
ansokan om godkdnnande dverensstimmer med prévningsprogrammet och
yttra sig om ldkemedlets kvalitet, sdkerhet och effekt vid anvidndning i den
pediatriska populationen m.m.

Som en kompensation for de okade kostnader m.m. som de foreslagna
atgérderna innebdr foreslas betrdffande nya ldkemedel som omfattas av ett
patent eller ett tilliggsskydd att en fOrldngning med sex ménader av
skyddsperioden medges. Detta under forutséttning att alla ataganden som
ingdr i det godtagna pediatriska provningsprogrammet har uppfyllts, att
produkten dr godkind i samtliga medlemsstater och att relevanta uppgifter
om resultaten av studierna ingér i produktinformationen. Ett uttalande om att
dessa ataganden har uppfyllts infors i godkdnnandet for forséljning.
Foretagen kan sedan ldgga fram godkédnnandet for forsdljning for de
nationella patentmyndigheterna, som da beviljar dem en forldngning av
tillaggsskyddet

Enligt Europaparlamentet och radets férordning (EG) nr 141/2000 av den 16
december 1999 om sirldkemedel har sdrldkemedel ensamritt pd marknaden
under tio &r efter det att de har meddelats godkédnnande for forséljning med
en behandlingsindikation for sdllsynta sjukdomar. Da sddana likemedel ofta
inte dr patentskyddade kan den beloning som bestér i en forlingning av
tillaggsskyddet inte anvédndas. Det foreslas i stillet att tiodrsperioden med
ensamritt pd marknaden for sdrldkemedel forlangs till tolv ar, om kraven pa
uppgifter om anvindning vid behandling av barn r uppfyllda i sin helhet.

Som ett redskap for att fa fram incitament for icke-patentskyddade lakemedel
forslés en ny typ av godkdnnande for forséljning, ett godkdnnande for
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forsdljning for pediatrisk anvéndning (PUMA). For ett sddant pediatriskt
godkdnnande kan de befintliga forfarandena for godkénnande for forsdljning
utnyttjas, men det avser specifikt ldkemedel som utvecklats uteslutande for
behandling av barn. PUMA innebdr att den information som getts in i
anledning av godkdnnandet for forséljning omfattas av ett s.k. uppgiftsskydd
under viss tid och dérfor inte kan anvéndas till stod for ndgon annan som
ansoker om godkénnande for forséljning.

Forfaranden for godkdnnande forséljning av ldkemedel for pediatrisk
anvindning och uppfoljningen av dessa skall i huvudsak tillimpas i enlighet
med forordningen (EG) nr 726/2004 eller direktivet 2001/83/EG men vissa
justeringar i reglerna foreslas. Bl.a. infors ett system for vetenskaplig
radgivning, som EMEA skall sta for utan kostnad for industrin.

1.2 Gillande svenska regler och forslagets effekt pa dessa
Lakemedelslagen (1992:859)
Lakemedelsforordningen (1992:1752)

Likemedelsverkets foreskrifter

1.3 Budgetira konsekvenser

Den finansiering som gemenskapen stir for bor ticka alla aspekter av
Pediatriska kommitténs och myndighetens arbete i samband med
tillimpningen av forordningen, bland annat beddmningen av pediatriska
provningsprogram, avgiftsfrihet vid vetenskaplig radgivning och é&tgérder
som avser information och Oppenhet, déribland databasen over pediatriska
studier och nétverket. Kommissionen har beréknat kostnaderna for forslaget
till drygt €21 miljoner for perioden 2007-2012.

Deltagande i den vetenskapliga kommittén fran Likemedelsverkets sida kan
uppskattas till ca 500 000 kronor per ar.

Okade kostnader for industrin kompenseras pa olika sitt, framforallt genom
en forlingning av skyddsperioden samt genom avgiftsnedsittningar vid
ansokningar av PUMA.

2 Standpunkter

2.1 Svensk stdndpunkt

Sverige vilkomnar forslaget. Forslaget innehaller stimulansatgirder for
industrin samtidigt som man skapat ett system som mojliggdr for
myndigheterna att senareldgga och avbdja utveckling av ldkemedel dér
ytterligare erfarenhet fran vuxna krdvs eller ddr behov av likemedel i
barnpopulationen saknas. Det finns vigledande dokument sedan tidigare,
t.ex. Internationella harmoniseringskonferensens (ICH) riktlinje E11 rorande
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lakemedelsutveckling hos barn och det dr bra att rekommendationerna
omsitts i harmoniserad lagstiftning inom EU.

P4 nationell niva bor insatser goras for att stimulera uppbyggande av kliniska
provningscentra med samlad kompetens rorande klinisk 1dkemedelsprovning
pa barn.

2.2 Medlemsstaternas stdndpunkter

Medlemsstaterna dr positiva till forslaget 1 stort. Mer detaljerade
stdndpunkter dr 4nnu inte kinda.

2.3 Institutionernas stdndpunkter

Institutionernas stdndpunkt &r &nnu inte kénd.

2.4  Remissinstansernas standpunkter

Forslaget har remissbehandlats. Bl.a. Lidkemedelsverket, Socialstyrelsen,
SBU, Svenska Kommunforbundet och Landstingsférbundet, Uppsala
Universitet, Apoteket AB, Likemedelsindustriféreningen, Foreningen for
Generiska likemedel, Farmaciférbundet och KILEN stéller sig i huvudsak
positiva till forslaget. Ingen instans har tagit avstand fran forslaget

3 Ovrigt

3.1  Fortsatt behandling av drendet

Forslaget bereds i radets arbetsgrupp om likemedel. Arbetet berdknas paga
under hela 2005

3.2 Raittslig grund och beslutsforfarande
Artikel 95 i fordraget

3.3 Fackuttryck/termer

Generiskt liikemedel

Kopia av ett originalldkemedel

Sirlikemedel

Likemedel som godkénns for en liten population patienter
MICE

Medicines Investigation for the Children of Europe

Ex tempore-beredningar
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Likemedel som framstélls for en definierad patient 2004/05:FPM41
Pediatriskt provningsprogram

Ett forsknings- och utvecklingsprogram som syftar till att sékerstélla att
noddvindiga uppgifter fas fram for att faststilla villkoren for att ett 1dkemedel
skall godkinnas for behandling av den pediatriska populationen.

Indikation
Anviéndning vid visst symtom
Skyddsperioden

Skyddet for data som avser prekliniska studier och kliniska provningar géller
under tta &r efter det ursprungliga godkénnandet av ett ldkemedel. Efter tio
ar kan en kopia av ldkemedlet sldppas ut p&d marknaden. Skyddsperioden kan
i vissa fall forldngas till elva ér.

Tilliggsskyddsperiod

Skyddsperioden kan i vissa fall forlidngas till elva ar

PUMA

Mairkning - Godkdnnandet for forséljning for pediatrisk anvéndning.
ICH

Internationella harmoniseringskonferensen.
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