Lakemedel for
barn:pediatriskt
provningsprogram

Inledning

Den normala utvecklingen av ett lakemedel kraver att flera
olika studier utfors for att sakerstalla lakemedlets kvalitet,
sakerhet och effekt.Dessa studier kraver i sin tur noggranna
planeringsprocedurer for att man ska kunna garantera att de ar
etiska och vetenskapliga.Under utvecklingsprocessen skrivs ett
pediatriskt provningsprogram for att sakerstalla att
nodvandiga data om lakemedlets anvandning hos barn samlas in
om det ar sakert att gora det.

Pediatriskt provningsprogram (PIP)

Syftet med ett pediatriskt provningsprogram ar att stodja
godkannandet av lakemedel for barn.Nar en PIP har faststallts
uppdateras den genom en andringsprocedur.

En PIP ska innehalla foljande:

= Behoven hos alla aldersgrupper av barn, fran fodelsen
till tonaren, och tidpunkten f6r studierna pa barn i
forhdallande till dem som utfdors pad vuxna.Hela
aldersintervallet for barn ska omfattas om det inte
finns giltiga skal till annat.

En Oversikt oOver sjukdomen, dess diagnos och
behandling.Eventuella skillnader mellan barn och vuxna
ska framhavas.

En Oversikt oOver tillgangliga data om lakemedlet,
inklusive:

= Kemisk information om den aktuella formuleringen
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- Data fran icke-kliniska och kliniska studier
» Foreslagen strategi inklusive vissa eller samtliga av
foljande punkter:

en beskrivning av eventuella ytterligare icke-
kliniska studier

» planer for en pediatrisk formulering (vid behov),
inklusive atgarder for att anpassa lakemedlets
formulering och underlatta anvandningen hos barn,
till exempel en flytande formulering istallet for
stora tabletter

= en beskrivning av planerade kliniska provningar eller
modellering/simulering (med hjalp av datorer for att
forutsaga hur lakemedlet kan tankas verka hos barn),
inklusive:

» detaljerad information om tidpunkten for studier
pa barn i férhallande till utvecklingsplanen fo6r
vuxna

= Om studierna pa barn inte utfdrs parallellt kan
uppskov begaras for att slutfora en PIP.

En PIP skickas in av den sdkande till den pediatriska
kommittén (PDCO).Enligt lag mdaste en PIP skickas in "senast
nar de farmakokinetiska studierna pa vuxna har
slutforts”.Vanligtvis skickas en PIP in nar det finns kliniska
erfarenheter fran vuxna.Om en PIP slutfdérs och pediatriska
data tas med i den europeiska produktinformationen fdrlangs
tilldggsskyddet (SPC) med 6 manader som beléning.

EMA:s pediatriska kommitté (PDCO)

Den pediatriska kommittén (PDCO) bedomer innehallet i en PIP,
eventuella ansdkningar om undantag eller uppskov och ger en
expertanalys och ett kritiskt utlatande f6r att "ta stallning”
och kunna avgora huruvida en PIP ar godtagbar.Det finns
patientrepresentanter i PDCO.

Pa begaran bedomer kommittén data som genererats efter att en



PIP har faststallts.De har aven:

en lista over lakemedelsklasser eller -produkter som
beviljats undantag

= en uppdaterad forteckning over faststallda pediatriska
behov genom insamlade data.

Denna information anvands som vagledning for europeiska
natverk inom pediatrisk forskning for vilka sjukdomar som
behover studeras och var det behdvs pediatriska formuleringar
av befintliga lakemedel.

EU:s lagstiftning granskas och revideras kontinuerligt, vilket
gor det mojligt att optimera processen att fa lékemedlen att
na patienterna.Synpunkter efterfragas fran alla intressenter,
inklusive lé&kare, vardpersonal, lakemedelsforetag, patienter
och patientorganisationer.

Oversikt 6ver PIP-proceduren

PIP-proceduren tar 9-10 manader fran ansdkan till beslut.Nar
den sOokande har skickat in en "avsiktsforklaring” utser PDCO
en "rapportor” som ska leda utvarderingen och en "peer review-
granskare” som kontrollerar kvaliteten pd utvérderingen inom
kommittén.Rapportdoren och peer review-granskaren kontrollerar
den forsta versionen av PIP och presenterar sina fynd for
PDCO.

Granskningsprocessen ar en 120 dagar lang procedur, men det
finns en paus (klockan stoppas) vid dag 60 dar PDCO kan stalla
fragor till den sodkande.Dessa pauser brukar vara hogst tre
manader langa, men langden bestams fran fall till fall
tillsammans med PDCO.

Nar den sokandes svar har skickats in fortsatter proceduren
fran dag 61 och pagar tills den slutar pa dag 120. Det innebar
att eventuella obesvarade fragor maste behandlas under
proceduren.0Om det finns obesvarade fragor efter den tredje



diskussionen med PDCO kan PDCO eller den sdkande begara en
muntlig forklaring.Da kan den sdkande tala direkt med hela
kommittén.

PIP-undantag

Ett undantag som gor att sponsorn inte behdver skicka in nagon
PIP kan beviljas om:

» lakemedlet sannolikt ar ineffektivt eller osakert for
barn

= sjukdomen endast forekommer hos vuxna eller

=ingen tillracklig "betydande terapeutisk nytta” har
observerats eller det &r motiverat pa grund av
genomforbarhetsproblem som innebar att en betydande
terapeutisk nytta inte kan bevisas.

Det finns tre typer av undantag:

- Klassundantag — enligt en lista oOver sjukdomar som
endast forekommer hos vuxna, utfardad av PDCO.PDCO
overvager for narvarande att ta bort alla klassundantag
(framst relaterade till cancersjukdomar)

 Fullt undantag — for alla pediatriska undergrupper och
indikationer

- Delvist undantag - for en eller flera pediatriska
undergrupper och indikationer

Ett undantag kan fdérnyas och &ndras.Om undantaget aterkallas
galler kravet pad att skicka in data i enlighet med en
faststalld PIP forst efter 36 manader.

Ytterligare resurser

= For further information on PDCO roles, see:European
Medicines Agency (2010).Roles and responsibilities of
members and alternates, rapporteur and peer reviewers,
experts and observers of the Paediatric Committee



(PDCO) .Retrieved 25 August, 2015 from
http://www.ema.europa.eu/docs/en GB/document library/Reg
ulatory and procedural guideline/2009/10/WC500004754.pdf

 For further information on the PDCO, see:European
Medicines Agency (2015).PDCO:0Overview.Retrieved 25
August, 2015 from
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/about
us/general/general content 000124.jsp&mid=WCOb01ac058002
8e9e

 For frequently asked questions on the PIP procedure,
see:European Medicines Agency (2014).Questions and
answers on the procedure of PIP compliance verification
at EMA, and on paediatric rewards.Retrieved 25 August,
2015 from
http://www.ema.europa.eu/docs/en GB/document library/Reg
ulatory and procedural guideline/2009/09/WC500003916.pdf
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