Kinder- und Jugendmedizin:
padiatrisches Prufkonzept

Einleitung

Die normale Entwicklung eines Arzneimittels bedarf der
Durchfuhrung verschiedener Studien, um seine Qualitat,
Sicherheit und Wirksamkeit sicherzustellen. Diese Studien
wiederum erfordern sorgfaltige Planungsverfahren, um auf jeden
Fall ethisch und wissenschaftlich vertretbar zu sein. Wahrend
des Entwicklungsprozesses wird ein padiatrisches Pruafkonzept
verfasst, um sicherzustellen, dass die erforderlichen Daten
fur die Anwendung des Arzneimittels bei Kindern nur dann
erhoben werden, wenn dies ungefahrlich ist.

Padiatrisches Prifkonzept (PIP)

Das Ziel eines padiatrischen Prufkonzepts ist, die Genehmigung
des Arzneimittels fur Kinder zu unterstitzen. Nachdem das
Prifkonzept zugelassen wurde, wird es mittels
Anderungsverfahren auf dem neuesten Stand gehalten.

Ein padiatrisches Prufkonzept enthalt Folgendes:

» Die Bedirfnisse aller Altersgruppen von Kindern von der
Geburt bis zum Jugendalter und den zeitlichen Ablauf der
Studien bei Kindern im Vergleich zu Erwachsenen. Es
sollte die vollstandige padiatrische Altersgruppe
abgedeckt werden, von begrundeten Ausnahmen abgesehen.

- Uberblick Uber die Krankheit, ihre Diagnose und
Behandlung. Es sollten jegliche Unterschiede zwischen
Kindern und Erwachsenen hervorgehoben werden.

- Uberblick lber die verfiligharen Daten fir die Medizin,
einschlieRlich:

» Chemischer Informationen uber die aktuelle
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Formulierung
 Nicht-klinischer und klinischer Studiendaten
= Vorgeschlagene Strategie, einschlieBlich einiger oder
aller der folgenden:

» Beschreibung der zusatzlichen nicht-klinischen
Studien

» Plane fur eine padiatrische Formulierung (falls
erforderlich), einschlielSlich MaBnahmen zur
Anpassung der Formulierung des Arzneimittels, um
seine Anwendung bei Kindern akzeptabler zu machen,
wie etwa die Anwendung einer flussigen
Formulierung statt grofler Tabletten

» Eine Beschreibung der geplanten klinischen Studien oder
Modellierung/Simulation (mit Computern, um
vorherzusagen, wie das Medikament bei Kindern wirken
kann), einschlielBlich:

»Einzelheiten Uber den zeitlichen Ablauf der
Studien bei Kindern im Vergleich zum
Entwicklungsplan bei Erwachsenen

 Werden die Studien bei Kindern nicht parallel
durchgefihrt, kann fur die Fertigstellung des
padiatrischen Prufkonzepts eine Verschiebung
beantragt werden.

Das padiatrische Priufkonzept wird vom Antragsteller beim
Padiatrieausschuss (PDCO — Paediatric Committee) eingereicht.
Die gesetzlichen Bestimmungen erfordern die Vorlage eines
padiatrischen Prufkonzepts ,spatestens bis zum Abschluss der
pharmakokinetischen Studien an Erwachsenen”. Ublicherweise
wird das padiatrische Prufkonzept eingereicht, sobald
klinische Erfahrung bei Erwachsenen verflugbar ist. Wenn ein
padiatrisches Prufkonzept abgeschlossen ist und padiatrische
Daten in der EU-Produktinformation enthalten sind, wird dies
mit einer sechsmonatigen Verlangerung des erganzenden
Schutzzertifikats (SPC — Supplementary Protection Certificate)
anerkannt.



Der EMA Padiatrieausschuss (PDCO)

Der Padiatrieausschuss (PDCO) beurteilt den Inhalt eines
padiatrischen Prifkonzepts, alle Anfragen betreffend Verzichte
und Verschiebungen, und bietet professionelle Analysen und
eine Kkritische UberprUfung, um eine ,Stellungnahme’ dariber
abzugeben, ob das padiatrische Prufkonzept akzeptabel ist. Zu
den Mitgliedern des PDCO zahlen auch Patientenvertreter.

Auf Wunsch uberpruft der Ausschuss Daten, die nach Zulassung
des padiatrischen Prufkonzepts erzeugt wurden. Der Ausschuss
pflegt auBerdem Folgendes:

Eine Liste von befreiungsfahigen Arzneimittelklassen
oder Produkten

 Eine aktualisierte Bestandsaufnahme der etablierten
padiatrischen Bedurfnisse mittels gesammelter Daten.

Der Ausschuss verwendet diese Informationen, um europaische
padiatrische Forschungsnetzwerke bei Krankheiten zu beraten,
die untersucht werden mussen, und bei denen padiatrische
Formulierungen bestehender Arzneimittel benOotigt werden.

Die EU-Gesetzgebung wird kontinuierlich Uu4berpruaft und
uberarbeitet, was die Gelegenheit dazu bietet, den Prozess der
Einfuhrung von Arzneimitteln fur die Patienten zu optimieren.
Ein Beitrag wird von allen Beteiligten gefordert,
einschlieRlich der Arzte, des medizinischen Fachpersonals,
Pharmaunternehmen, Patienten und Patientenorganisationen.

Uberblick iiber das PIP-Verfahren
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Ein padiatrisches Prufkonzept wird vom Padiatrieausschuss
der Europaischen Arzneimittel-Agentur bewertet und folgt
einem festgelegten Verfahren mit festgelegten Fristen.

Das Verfahren bei einem padiatrischen Prufkonzept dauert 9 bis
10 Monate von der Einreichung bis zur Entscheidung. Nachdem
der Antragsteller einen Zulassungsantrag eingereicht hat,
ernennt der Padiatrieausschuss einen 'Berichterstatter', um
die Bewertung zu leiten und einen 'Gutachter', der die
Qualitat der Bewertung im Rahmen des Ausschusses uberprufen
soll. Der Berichterstatter und der Gutachter Uberprufen das
ursprungliche padiatrische Prufkonzept und 1legen 1ihre
Erkenntnisse dem Padiatrieausschuss vor.

Die Uberprifung erfolgt in Form eines 120-Tage-Verfahrens;
jedoch gibt es eine Pause (Aussetzung) an Tag 60, die es dem
Padiatrieausschuss ermoéglicht, dem Antragsteller Fragen zu
stellen. Diese Aussetzungen sind in der Regel hochstens dreil
Monate 1lang, wobei die Lange im Einzelfall mit dem


https://toolbox.eupati.eu/wp-content/uploads/sites/4/2020/07/PIP-decision-process-v1_DE.png

Padiatrieausschuss vereinbart wird.

Sobald die Antworten des Antragstellers eingereicht wurden,
wird die Zeit ab Tag 61 weitergezahlt und das Verfahren lauft
wieder ohne Pause, bis es an Tag 120 endet. Dies bedeutet,
dass alle noch ausstehenden Fragen wahrend des Verfahrens
berticksichtigt werden mussen. Sollten nach dem dritten
Gesprach mit dem Padiatrieausschuss noch Fragen offen bleiben,
kann der Padiatrieausschuss oder der Antragsteller eine
mundliche Erklarung beantragen. Dies ermdéglicht es dem
Antragsteller, direkt mit dem gesamten Ausschuss zu sprechen.

Befreiungen vom PIP

Der Sponsor kann von der Einreichung eines padiatrischen
Prufkonzepts in folgenden Fallen befreit werden:

Wenn das Arzneimittel bei Kindern wahrscheinlich
unwirksam oder unsicher ist;

= wenn die Krankheit oder der Zustand nur bei Erwachsenen
vorkommt; oder

wenn der beobachtete ,signifikante therapeutische
Nutzen” zu gering ist oder es eine Begrindung gibt, dass
ein signifikanter therapeutischer Nutzen aufgrund von
Durchfihrbarkeitsproblemen nicht nachgewiesen werden
kann.

Es gibt drei Arten von Befreiungen:

-Klassenbefreiung - entsprechend einer wvom
Padiatrieausschuss herausgegebenen Liste wvon
Erkrankungen, die nur bei Erwachsenen vorkommen. Der
Padiatrieausschuss Uberlegt momentan die Beseitigung
aller Klassenbefreiungen (diese betreffen Uuberwiegend
Krebserkrankungen)

Vollstandige Befreiung - fir alle padiatrischen
Untergruppen und Indikationen

- Teilweise Befreiung — fir eine oder mehrere padiatrische



Untergruppen und Indikationen

Eine Befreiung kann udberpruaft und geandert werden. Wird eine
Befreiung widerrufen, gilt die Anforderung, Daten aus einem
zugelassenen padiatrischen Priufkonzept vorzulegen, fir 36
Monate nicht.

Weitergehende Informationen

FUr weiterfihrende Informationen 2zu Rollen im
Padiatrieausschuss, siehe: Europaische Arzneimittel-
Agentur (2010). Rollen und Verantwortlichkeiten der
Mitglieder und Stellvertreter, Berichterstatter und
Gutachter, Sachverstandigen wund Beobachter des
Padiatrieausschusses (PDCO). Stand: 25. August 2015 von
http://www.ema.europa.eu/docs/en GB/document library/Reg
ulatory and procedural guideline/2009/10/WC500004754.pdf

» Fur weiterfuhrende Informationen zum Padiatrieausschuss,
siehe: Europaische Arzneimittel-Agentur (2015). PDCO:
Ubersicht. Stand: 25, August 2015, von
http://www.ema.europa.eu/ema/index. jsp?curl=pages/about
us/general/general content 000124.jsp&mid=WCOb0O1ac058002
8e%e

« Fir haufig gestellte Fragen zum PIP-Verfahren, siehe:
Europaische Arzneimittel-Agentur (2014). Fragen und
Antworten uber das Verfahren der PIP-Konformitatspriufung
bei der EMA und uber padiatrische Pramien. Stand: 25.
August 2015, von
http://www.ema.europa.eu/docs/en GB/document library/Reg
ulatory and procedural guideline/2009/09/WC500003916.pdf
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