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LASTENLÄÄKKEET
PÄÄKIRJOITUS

TEEMA

Lastenlääkeasetuksen 
onnistuminen edel-
lyttää paljon aiempaa 
enemmän lasten-
lääketutkimuksia

T 
ammikuussa 2017 tuli kuluneeksi kym
menen vuotta EU:n lastenlääkeasetuksen 
voimaantulosta (1). Lastenlääkeasetus 

toi uusien lääkkeiden valmistajille velvoitteen 
tutkia lääke myös lapsilla ja kehittää iänmukai
nen valmistemuoto tarvittaessa mutta vain jos 
lääkkeelle on terapeuttinen tarve lapsiväestössä. 
Palkkioksi vaatimusten täyttämisestä myönne
tään kuuden kuukauden jatkoaika lisäsuojato
distuksen voimassaoloon (vastaa patenttisuo
jan pidennystä) (2). Myös van
hoille, suojansa jo menettäneille 
lääkkeille ja harvinaislääkkeille 
on omat kannustimensa (2,3). 
Asetus edellytti Euroopan ko
mission raportoivan Euroopan 
parlamentille ja neuvostolle ase
tuksen soveltamisesta saaduista kokemuksista 
asetuksen oltua voimassa kymmenen vuotta. 
Komissio on saanut raportin Euroopan lääkevi
rastolta (EMA) vuosilta 2007–2015 (4), teet
tänyt selvityksen lääkkeiden poikkeuskäytöstä 
(5) ja tilannut analyysit palkkioiden ja kannus
timien taloudellisista vaikutuksista sekä lasten
lääkeasetuksen vaikutuksista kansanterveyteen, 
mutta itse raportti on tätä kirjoitettaessa vielä 
laadinnassa. 

EMA:n raportin (4) perusteella voidaan jo 
arvioida, kuinka lastenlääkeasetus on onnistu
nut tavoitteissaan (TAULUKKO) (1) tähän men
nessä. Asetus edellyttää kaikilta uusilta lääk
keiltä, joille lapsiväestössä arvioidaan olevan 
terapeuttinen tarve, niin sanotun lastenlääkkei
den tutkimusohjelman (PIP) hyväksyttämistä 
varsin varhaisessa kehitysvaiheessa EMA:ssa  
toimivalla Lastenlääkekomitealla (Paediatric 
Committee; PDCO). Myyntilupaa hakevan 
lääke tehtaan tekemä PIP on tutkimus ja kehit

tä misohjelma, jolla pyritään varmistamaan 
sel laisten tietojen tuottaminen, että niiden 
perusteella voidaan päättää lääkkeen hyväksy
misestä käytettäväksi lapsiväestössä ja saadaan 
käyttöön lapsiväestön eri ikäisille tarvittavat 
valmistemuodot. Vanhoilta lääkkeiltä edellyte
tään PIP, jos ne halutaan kannustimien piiriin 
(3). Tähän mennessä on arvioitu noin tuhat 
PIP:tä (hyväksytty 99 %) ja lähes 500 poik
keuslupahakemusta, eli vapautusta lääkkeen 

tutkimisesta lapsilla (hyväksyt
ty 94 %). Kuitenkin vasta 99 
PIP:n, eli noin kymmenesosan, 
edellyttämät kaikki tutkimukset 
ovat valmistuneet. EU:n keski
tetyssä menettelyssä (tapahtuu 
EMA:ssa, myöntää myyntiluvan 

koko EU:hun) on hyväksytty 89 uutta lääkettä, 
jolla on pediatrinen käyttöaihe. Niistä 49 liittyi 
Lastenlääkeasetukseen, eli kysymys oli uudes
ta, patenttisuojan piirissä olevasta lääkkeestä 
jolta edellytetään hyväksytty PIP myyntilupaa 
haettaessa. Samaan aikaan on keskitetyssä me
nettelyssä jo aiemmin myyntiluvan saaneille 
lääkkeille hyväksytty 85 uutta pediatrista käyt
töaihetta, joista 64 kuului lastenlääkeasetuksen 
vaatimusten piiriin. Lisäksi niin sanotussa kan
sallisessa menettelyssä (jäsenvaltioiden lääke
viranomaisten hyväksyntä omiin maihinsa) on 
hyväksytty kahdeksan uutta lääkettä ja 56 uutta 
käyttöaihetta lapsille (4).

Uusia lapsille myyntiluvan saaneita lääkkeitä 
ovat muun muassa lastenreuman hoitoon hy
väksytyt kanakinumabi, abatasepti, etanersepti 
ja adalimumabi sekä kohonneen verenpaineen 
hoitoon lapsilla hyväksytyt valsartaani ja losar
taani. Infektiolääkkeistä hyväksyttyjä ovat esi
merkiksi peginterferoni alfa, ribaraviini, ja ente
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kaviiri Chepatiitin hoitoon, sekä vorikonatsoli 
ja kaspofungiini sieniinfektioiden hoitoon ja 
ehkäisyyn. Syöpälääkkeistä mainittakoon dinu
tuksimabi, ensimmäinen nimenomaan neuro
blastooman, lasten tavallisimman kiinteän kas
vaimen hoitoon tarkoitettu lääke.

Vanhojen lääkkeiden osalta tulokset ovat ol
leet vaatimattomia. PIPhakemuksia on tehty 
46, joista 22 on tähän mennessä hyväksytty. 
Vanhoille lääkkeille tarkoitetun niin sanotun 
lastenlääkkeen myyntiluvan, on saanut vuoden 
2015 loppuun mennessä kaksi lääkettä (suu
onteloon annettava midatsolaami kouristus
kohtausten hoitoon ja propranololin oraaliliuos 
infantiilin hemangiooman hoitoon). Palkkioksi 
ne saivat kymmenen vuoden tietosuojan uu
delle lasten lääkemuodolle ja lisätutkimusten 
tuloksille. 

Lastenlääkeasetus sisälsi vaatimuksen lääk
keen myyntiluvan haltijalle toimittaa loppuun 
saatetut lapsiin kohdistuvat, julkaistut ja val
mistajan tiedossa olevat julkaisemattomat tut
kimukset EU:ssa myyntiluvan saaneista valmis
teista viranomaisille arviointia varten. Kansalli
sille viranomaisille annettiin asetuksessa oikeus 
toimitettujen tietojen arvioinnin perusteella 
saattaa ajan tasalle valmisteyhteenvedon ja pak
kausselosteen tiedot ja muuttaa myyntilupaa 
vastaavasti. Tutkimusraportteja toimitettiin liki 
20 000 noin 250 vaikuttavasta aineesta. Vain 
osa valtavasta tietomäärästä on ehditty arvioi
da, mutta jo tähän mennessä on hyväksytty 
19 uutta käyttöaihetta ja tehty muutoksia 140 
valmisteyhteenvetoon ja pakkausselosteeseen, 
kaikki tämä ilman ainoatakaan uutta lääketut
kimusta (4,6). 

Lastenlääkeasetuksen onnistuminen edel
lyttää paljon aiempaa enemmän lastenlääke
tutkimuksia. Niiden tekemiseen on syntynyt 
Eurooppaan erikoisalakohtaisia ja kansallisia 
lastenlääketutkimusverkostoja, yhtenä niistä 
 FINPEDMED (7). EMA:n yhteyteen perus
tettiin EnprEMA, koordinoiva lastenlääketut
kimusverkosto (8). Lastenlääketutkimusver
kostojen kokemuksen mukaan tutkimuksia on 
tullut tarjolle odotettua vähemmän (7). Lääke
tutkimustilastojenkaan mukaan kymmenvuo
tiskautena lastenlääketutkimusten määrä ei ole 
merkittävästi muuttunut, mutta niiden osuus 
kaikista lääketutkimuksista on kasvanut jonkin 
verran (4).

Taustalla ovat valtaosalle PIP:stä myönnetty 
3–5 vuoden lykkäys tutkimusten aloittamisessa 
(9) ja vaikeudet tutkimusten toteuttamisessa so
vitussa aikataulussa 43 %:ssa PIP:istä (4). Seu
raavan kymmenvuotiskauden aikana on edessä 
tuhansien lastenlääketutkimusten toteuttaminen 
(4). Asetusta luotaessa vastuu lastenlääketutki
muskapasiteetin rakentamisesta jäi jäsenmaille 
– eli hoitamatta. Vasta nyt, kymmenen vuoden 
viiveellä, on käynnissä hankkeita lastenlääketut
kimusinfrastruktuurin rakentamiseksi (10). 

Lastenlääkeasetuksen aikana on tapahtunut 
selvä käänne uusien lääkkeiden tutkimisessa 
lapsille. Käyttöaihe lapsille sisältyi 35 %:iin 
hyväksytyistä uusien lääkkeiden myyntilupa
hakemuksista tai niiden variaatioista vuosina 
2012–2014, kun se kolmena viimeisenä vuon
na ennen lastenlääkeasetusta oli 25 % (4). Uu
det lapsille hyväksytyt lääkkeet ovat kuitenkin 
olleet pääasiassa aikuisten lääkkeitä, jotka nyt 
aiemmasta poiketen on tutkittu lapsilla, ja on 
vielä epäselvää kuinka hyvin lastenlääkeasetus 
kannustaa nimenomaan lasten sairauksiin tar
vittavien uusien lääkkeiden kehitystä. Euroo
passa ja muuallakin (11) lastenlääketutkimus
infrastruktuuri on osoittautunut riittämättö
mäksi ja kaipaa toimia. Poikkeuskäytön vähen
tämiseksi tarpeellisten, vanhojen lääkkeiden 
tutkimusten lisäämisessä lastenlääkeasetus ei 
toimi nykymuodossaan, sen sijaan asetukseen 
sisältyvä olemassa olevien tietojen viranomais
arviointi näyttäisi toimivan paremmin. Lasten
lääkeongelman ratkaisussa on päästy alkuun, 
mutta matkaa on vielä paljon jäljellä. ■

TAULUKKO. EU:n Lastenlääkeasetuksen tavoitteet ja reu-
naehdot (1).

Parantaa Euroopan lasten kansanterveyttä.
Lisäämällä korkealaatuista ja eettistä lastenlääketutki-
musta.
Edistämällä lastenlääkkeiden kehittämistä ja hyväksy-
mistä asianmukaisesti käytettäväksi lasten hoitoon.
Parantaa käytettävissä olevia tietoja lääkkeiden käytös-
tä lapsiväestön eri ryhmissä.

Tavoitteet saavutettava ilman tarpeettomia lapsiin koh-
distuvia kliinisiä tutkimuksia ja viivyttämättä lääkkeiden 
hyväksymistä muiden ikäryhmien hoitoon.
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