Lek pediatryczny: problemy na
wczesnych etapach rozwoju

Wprowadzenie

Rozwoj lekow dla dzieci jest wyzwaniem zaréwno z naukowego,
jak i regulacyjnego punktu widzenia. Badacze muszg okreslid
odpowiedni moment do wprowadzenia nowego kandydata na lek u
dzieci, a decyzja ta wymaga doktadnego omdwienia i
zaplanowania.

Kiedy powinny rozpoczg¢ sie prace
pediatryczne?

Zanim nowy lek zostanie przebadany u ludzi, przechodzi wiele
innych badan, takze na zwierzetach. Wczesne badania z udziatem
ludzi skupiajg sie na bezpieczenstwie stosowania leku u
dorostych. Kolejnym etapem jest okreslenie, czy lek dzia%a
zgodnie z oczekiwaniami (stusznosci koncepcji), co ma miejsce
przed rozpoczeciem wiekszych potwierdzajgcych badan
klinicznych, zaprojektowanych w celu uzyskania informacji
zaréwno o bezpieczenstwie, jak i o skutecznosci stosowania. W
pewnym momencie podczas badan klinicznych nalezy oméwic¢ i
ewentualnie rozpocza¢ prace pediatryczne.

Moment przeprowadzenia takiej dyskusji zalezy od projektu,
jednak zawsze powinien mieé¢ miejsce na wczesnym etapie, aby
zapewnic¢ czas na rézne dziatania, w tym na opracowanie nowych
postaci leku i odpowiednie badania niekliniczne i kliniczne.
Odpowiedni moment na wtgczenie rozwoju lekdéw dla dzieci zalezy
czesto od choroby i potrzeby terapeutycznej. Zalezy takze od
tego, czy lek jest innowacyjny (nowy), czy tez nalezy do grupy
lekéw o dobrze znanym mechanizmie dziatania. Termin zalezy
takze od wymagan organdow nadzoru — na przyktad w UE zwykle ma
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miejsce wczesniej niz w USA. Uzgodnienia miedzy UE i USA takze
mogg by¢ rézne.

Akty prawne dotyczace rozwoju lekow
pediatrycznych

W Unii Europejskiej rozw6j i rejestracja lekéw do stosowania u

dzieci podlegajg jednemu aktowi prawnemu.' Wprowadza on

obowigzek uwzgledniania dzieci na wczesniejszym etapie rozwoju
leku: zobowigzuje do przestania Planu Badania Pediatrycznego
(PIP) po zakonczeniu pierwszych badan z udziatem ludzi, kiedy
pojawia sie wiedza na temat efektu dziatania leku. Przepisy
prawa zawierajg zachete do speinienia tego wymogu 1
terminowego przestania planu PIP.

Idealnym rozwigzaniem, szczeg6lnie w przypadku mozliwosSci
stosowania leku zardéwno u dzieci, jak i u dorostych, jest
organizacja prac rozwojowych przez sponsora w taki sposob, aby
rozwdj pediatryczny przebiegat niemal réwnolegle do rozwoju
leku dla dorostych od momentu rozpoczecia badan klinicznych z
udziatem dorostych. W ten sposdb lek mégiby by¢ dostepny dla
dzieci w tym samym czasie jak dla dorostych Llub niewiele
p6zniej. Mimo ze dyskusje przebiegaja rownolegle, wyniki
planéw dla dorostych i dla dzieci mogg by¢ przesuniete.
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