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Utbudet av läkemedel för barn fyller inte 
barnens terapeutiska behov lika bra som ut-
budet för vuxna fyller vuxnas behov, varken 

SKRIBENTEN

Problemet med barnläkemedel  
– det finns inte läkemedel för barn 
för att tillgodose deras medicinska 
behov – och hur det ska lösas
Kalle Hoppu

När den moderna läkemedelslagstiftningen skapades för femtio år sedan uppkom ett nytt 
problem med barnläkemedel: utbudet av läkemedel för barn fyller inte deras terapeutiska behov. 
Läkemedelslagstiftningen förutsätter att ett läkemedels nytta och biverkningar har undersökts 
och att förhållandet mellan nytta och risk har konstaterats vara bra innan ett läkemedel får 
försäljningstillstånd. En stor del av läkemedlen på marknaden har inte något försäljningstillstånd 
för barn. Läkemedelsindustrin bedriver inte forskning och utveckling av läkemedel för barn, 
eftersom utvecklingen av barnläkemedel sällan uppfyller industrins höga vinstförväntningar. 
Följden är en omfattande off label-användning av läkemedel för barn och brist på läkemedel för 
sjukdomar som bara förekommer hos barn eller som är annorlunda hos barn än hos vuxna. För att 
rätta till situationen har USA och EU infört förordningar om barnläkemedel, vilket har lett till att 
nya barnläkemedel har kommit ut på marknaden. De ekonomiska resultaten av förordningarna 
är positiva sett ur socioekonomisk synvinkel, och de visar att en sådan direkt investering är ägnad 
att förbättra tillgången till barnläkemedel. Lösningen är en kombination av förpliktelser och belö-
ningar, som täcker företagets utgifter för läkemedelsforskning och läkemedelsutveckling genom 
att patentskyddet förlängs med sex månader. De positiva resultaten fördelar sig dock inte jämt 
mellan alla indikationer, utan de koncentreras på vissa områden och har ofta samband med forsk-
ningsprioriteringar som mera gäller läkemedel för vuxna än för barn. På terapiområden där vuxna 
patienters och barnpatienters behov inte möts behövs det nya fungerande incitament. Också för 
läkemedel som inte längre har patentskydd och läkemedel mot sjukdomar eller sjukdomsformer 
som bara förekommer hos barn (exempelvis barncancer) behövs det nya, fungerande incitament 
för att trygga forskningen och finansieringen av läkemedelsutvecklingen.
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expert i barnläkemedelsfrågor för finska och 
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i Finland eller i andra länder. Detta har om-
fattande följder. Om det för samma eller en 
liknande sjukdom finns ett vuxenläkemedel 
men det saknas tillräcklig dokumentation 
om effekt, säkerhet och rätt dosering för 
barn, ökar risken för underbehandling eller 
biverkningar. Det är inte ovanligt att det för 
ett läkemedel med försäljningstillstånd för 
vuxna finns tillräcklig forskningsbaserad 
kunskap om effekt och säkerhet också för 
barn, men försäljningstillståndet omfattar 
inte barn eller det är godkänt att användas 
bara för en del av barnpopulationen. I brist 
på bättre alternativ blir man då tvungen att ta 
till användning utanför godkänd indikation, 
så kallad off label-användning (1, 2). Det 
finns små möjligheter att behandla sjukdo-
mar som bara förekommer hos barn eller är 
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annorlunda hos dem, om det inte finns läke-
medel avsedda för barn. I extrema fall måste 
man ta till experimentell behandling, som 
inte har godkänts som en del av sedvanlig 
praxis bland annat för att forskningsevidens 
saknas. 

Hur och varför problemet har uppstått
För hundra år sedan fick vem som helst 
framställa och sälja nästan vad som helst 
som läkemedel. ”Läkemedlets” sammansätt-
ning behövde inte anges, säkerheten eller 
effekten behövde inte påvisas och vid mark-
nadsföringen fick man påstå vad som helst. 
I USA avslöjades 1937 att det nya flytande 
antibakteriella läkemedlet sulfanilamid inne-
höll giftigt dietylglykol och hade orsakat flera 
dödsfall. Lagstiftningen gav då inte möjlig-
het att förbjuda försäljningen av läkemedlet 
med hänvisning till skadeverkningarna, så 
lagen ändrades. En ny lag 1938 gav för första 
gången läkemedelsmyndigheterna rätt att 
kräva att ett läkemedels alla verksamma sub-
stanser anges och att säkerheten är påvisad 
innan läkemedlet kommer ut på marknaden. 
Som följd av talidomidtragedin trädde en lag i 
kraft i USA 1962 som förutsatte att också ef-
fekten av ett läkemedel är påvisad innan det 
får säljas. På så sätt uppstod grunden för den 
moderna internationella läkemedelslagstift-
ningen, som kräver att ett läkemedels nytta 
och biverkningar är dokumenterade, och att 
läkemedelsmyndigheten utgående från evi-
dens har bedömt att förhållandet mellan risk 
och nytta kan godkännas för den avsedda 
indikationen och med den avsedda dosen 
innan läkemedlet får försäljningstillstånd.

Den nya lagstiftningen förde med sig ett 
nytt problem, som den berömda experten 
på pediatrisk läkemedelsbehandling Harry 
Shirkey varnade för redan 1963: många lä-
kemedel som hade kommit ut på marknaden 
efter 1962 hade varningen ”får inte använ-
das för barn” eller ”rekommenderas inte för 
barn”. Shirkley förutsåg att varningen, som 
inte grundade sig på forskningsevidens utan 
på avsaknaden av forskning gjord på barnpo-
pulationer, skulle göra barnen ”terapeutiskt 
övergivna” (”therapeutic orphans”), eftersom 
största delen av nya läkemedel som kommer 
ut på marknaden inte skulle undersökas på 
barn och inte vara godkända för dem (3). 
Shirkleys spådom uppfylldes, och det nya 
problemet har under tidens lopp inte försvun-
nit av sig själv. Situationen är inte alls bättre 
i Finland (Tabell I).

Tabell I. Läkemedel som saknar doseringsanvisning 
för barn* i ledande läkemedelshandböcker 

Land År Läkeme-
delshand-
bok

% av 
läke-
medlen

Refe-
rens

USA 1973 PDR 78 (22)

USA 1991 PDR 81 (23)

Finland 1995 Pharmaca 
Fennica

72 (24)

PDR = Physicians’ Desk Reference 
 
* Ingen doseringsanvisning eller varning för användning 
hos barn som inte grundar sig på forskningsevidens

 

Tabell II. Utmaningar med forskning  
om barnläkemedel 

Prövningarna måste göras särskilt i alla  
åldersgrupper där läkemedlet behövs 

Etiska problem (till exempel att informerat  
samtycke ges av någon annan än försöks
personen, förpliktelsen att skydda barn) 

Rekrytering av barnpatienter är svårt (till  
exempel att största delen av barnens sjukdomar 
är sällsynta, barnets deltagande i prövningen 
kräver ofta arrangemang för hela familjen) 

Problem att genomföra prövningen på grund 
av forskningsmetoderna (till exempel små  
provvolymer, behovet av effektskalor som  
är validerade i åldersgrupperna, tillförlitlig  
uppskattning av subjektiva symtom) 

Bristande erfarenhet av att planera och genom-
föra kliniska läkemedelsprövningar hos barn

Dålig infrastruktur för pediatrisk  
läkemedelsforskning 

 
 

Vanligen är det inte så att läkemedel som 
är godkända för vuxna är olämpliga för 
användning hos barn, utan deras effekt och 
säkerhet har inte dokumenterats tillräckligt 
hos barn. För att täcka hela barnpopula-
tionen måste undersökningar göras i alla 
åldersgrupper så att tillväxt och utveckling 
beaktas. Läkemedelsprövningar hos barn är 
också förknippade med särskilda utmaningar 
(Tabell II) och det gör att barnläkemedel 
i vanliga fall har stora utvecklings- och 
forskningskostnader. När de pediatriska 
läkemedlen på samma gång har en relativt 
liten marknadsandel, uppfyller utveckling 
av dem sällan läkemedelsindustrins höga 
avkastningsförväntningar.
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Barnläkemedelsproblemet i praktiken
Barnläkemedelsproblemet syns på många sätt 
(Tabell III). 

Försäljningstillstånd beviljat av en myndig-
het är ett ”kvalitetscertifikat” som visar att det 
anses finnas tillräcklig pålitlig forskningsba-
serad dokumentation om effekt och säkerhet 
samt att läkemedlet har en forskningsbaserad 
doseringsrekommendation och en åldersan-
passad farmaceutisk beredningsform. Om 
ett läkemedel inte är godkänt för pediatrisk 
användning finns det vanligen inte heller en 
beredningsform som lämpar sig för barn. Det 
är svårt att ge ett barn rätt dos enligt vikt 
genom att dela en tablett avsedd för vuxna i 
små delar, och det är kanske inte ens möjligt. 
Flera beredningsformer avsedda för vuxna är 
också sådana att barn har svårt att ta dem (4). 
Myndigheten kontrollerar kvaliteten på de 
läkemedelsformer som finns på marknaden 
som en del av tillståndsprocessen, men om 
man måste manipulera ett vuxenpreparat för 
att ge det till barn kan det inverka skadligt 
på läkemedelskvaliteten, till exempel håll-
barheten, också om manipulationen görs av 
yrkeskunnig apotekspersonal. 

Om det inte finns ett pediatriskt läke-
medel med försäljningstillstånd måste den 
behandlande läkaren oftast välja off label-
användning, eventuellt ett mindre bra men 
godkänt behandlingsalternativ eller, om inga 
alternativ finns, lämna barnet utan läkeme-
delsbehandling. Läkaren har rätt att förskriva 
läkemedel utanför godkänd indikation, men 
det måste grunda sig på etablerad praxis (5), 
vilket i praktiken innebär att det måste finnas 
kunskap om dos, effekt och säkerhet. Att hitta 
sådan kunskap är inte lätt, eftersom det inte 
finns information om off label-användning i 
vanliga läkemedelshandböcker. För att det 
finns få läkemedel med försäljningstillstånd 
som täcker barnpopulationens behov är off 
label-användning för barn vanlig (Tabell IV). 

En grov uppskattning är att cirka hälften 
av barnen får minst ett off label-läkemedel 
när de behöver medicinering. I åldersgrup-
pen nyfödda och prematurer är användning 
utanför godkänd indikation vanligare och i 
öppenvården mer sällsynt. För sjukdomar som 
är vanliga hos barn, såsom luftvägsinfektioner, 
behövs färre off label-läkemedel än vid allvar-
liga sjukdomar, såsom cancer (2). 

Att ett läkemedel inte är godkänt för barn 
behöver inte betyda att det inte finns tillräcklig 
forskningsbaserad dokumentation om effekt, 
säkerhet, dosering och kvalitet. Informationen 
kan finnas i akademiska undersökningar ini-

tierade av forskarna som vanligen publiceras 
i vetenskapliga tidskrifter. En omfattande 
forskningsbaserad bedömning av förhållan-
det mellan risk och nytta görs dock sällan av 
någon annan än läkemedelsmyndigheten. De 
akademiska undersökningarna kan rentav 
vara gjorda enligt myndighetens kvalitetskrav 
så att försäljningstillstånd för barn kunde i 
princip beviljas utgående från dem (6, 7). Den 
ansökan som behövs för försäljningstillstånd 
kan dock lämnas in till myndighetsbedömning 
enbart av ett läkemedelsföretag som också 
kan introducera läkemedlet på marknaden. I 
princip kunde läkemedelsindustrin nog med 
framgång använda forskarbaserade studier av 
barnläkemedel för ansökan om försäljnings-
tillstånd om undersökningarna är av hög 
kvalitet och följer myndighetsstandarder (7), 
men så sker sällan.

Problemet med barnläkemedel kom extra 
tydligt fram på 1980–1990-talen i början 
av hiv/aids-epidemin. Antalet patienter, 
också barn, som insjuknade i aids i USA steg 
snabbt och problemet blev snabbt globalt. Av 
obehandlade barn som fått intrauterin hiv-
smitta dog upp till hälften under de två första 
levnadsåren. De första läkemedlen mot hiv/
aids togs i bruk för vuxna på 1980-talet och 
kombinationsbehandling med flera läkemedel 
blev rutin på 1990-talet. Vuxenläkemedel 
kunde inte ges till hiv-positiva bebisar efter-
som man inte hade information om säker-
het, effekt eller rätt dosering och tabletter 
eller kapslar för vuxna inte kunde ges till så 
små barn. Kombinationspreparat med fasta 
mängder läkemedel för vuxna kunde inte ges 
till barn, eftersom den rätta dosen av de olika 
beståndsdelarna kunde förändras i olika takt 
när barnet växte och utvecklades. Man befann 

Tabell III. Barnläkemedelsproblemets  
manifestationer

Bristande forskningsbaserad kunskap  
om effekt och säkerhet

Ingen åldersanpassad beredningsform

Inget myndighetsgodkännande (försäljnings-
tillstånd) för användning av läkemedlet för 
barn, trots att läkemedlet har försäljningstill-
stånd för vuxenbefolkningen – leder till an-
vändning utanför godkänd indikation hos barn

Inga läkemedel för sjukdomar och sjukdoms-
former som bara förekommer hos barn

Barn drar inte nytta av modern läkemedelsut-
veckling eller nyttan kommer först senare
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sig i en situation där det inte fanns lämpliga 
läkemedelspreparat för barn på marknaden, 
inte fanns behövlig forskningsevidens, off 
label-användning inte var möjlig och det inte 
riktigt fanns någon annan behandling heller 
för en allvarlig sjukdom. 

Det börjar hända
Hiv/aids visade på ett dramatiskt sätt på 
behovet att finna en lösning på barnläkeme-
delsproblemet och det blev den utlösande 
faktorn. FDA Modernisation Act (FDAMA) 
som stiftades i USA 1998 innehöll för första 
gången incitament för läkemedelsindustrin 
att forska om läkemedel för barn (8, 9). En 
förordning om särläkemedel som hade utfär-
dats tidigare användes som förebild. Det var 

frivilligt att forska om barnläkemedel, men 
incitamenten gjorde att det oftast var lönsamt. 
Genom att göra de prövningar på barn som 
myndigheterna bad om fick läkemedelsfö-
retaget patentskyddet eller ensamrätten till 
marknadsföring förlängt med sex månader. 
Förlängningen gällde alla indikationer, do-
seringar och formuleringar för läkemedlet i 
alla åldersgrupper, också vuxna. Belöningen 
för forsknings- och utvecklingsarbetet för 
barnläkemedel kom således av försäljning 
av läkemedel för vuxna och inte för barn. 
Förordningen var tidsbegränsad, men den 
förlängdes 2002 och 2007 eftersom resultaten 
var lovande, och 2012 stiftades den som en 
bestående del av den mer omfattande Food 
and Drug Administration Safety and Innova-
tion Act (FDASIA) (9). 

Tabell IV. Off label-användning eller användning utan försäljningstillstånd av läkemedel för barn inom EU 

Off label/inget försäljnings-
 
Land

 
Vårdplats

tillstånd för barn % av 
läkemedelsförskrivningar

% av 
barnen

 
Referens

UK Barnsjukhus 25 36 Turner et al. 1998 (25)

UK, S, D, 
I, NL

Barnsjukhus 46 67 Conroy et al. 2000 (26)

UK Allmänläkare 11 65 McIntyre et al. 2000 (27)

F Pediatriker i öppenvården 33 56 Chalumeau et al. 2000 (28)

NL Barnsjukhus 66 90 ‘t Jong et al. 2001 (29)

IR Barnavdelning  
på distriktssjukhus

23 43 Craig et al. 2001 (30)
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Figur 1. Nya barnläkemedel och nya indikationer för barn enligt område (2007–2015). 
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Uppmuntrade av erfarenheterna från USA 
började EU vid millennieskiftet utveckla egen 
lagstiftning för att sporra till forskning om 
barnläkemedel. EU:s förordning om läkeme-
del för pediatrisk användning (pediatriska 
förordningen) trädde i kraft 2007 och togs 
fram med beaktande av erfarenheterna från 
USA. Enligt förordningen är forskning dock 
inte helt frivillig, utan det finns ett krav på 
att göra kliniska prövningar på barn med nya 
patentskyddade läkemedel, frånsett läkemedel 
utan terapeutiskt behov i barnpopulationen 
(9, 10). Också i EU är incitamentet en sex må-
naders förlängning av patentskyddet eller ett 
så kallat tilläggsskydd. Förlängningen gäller 
alla indikationer, doseringar och berednings-
former för läkemedlet i alla åldersgrupper, 
också vuxna. 

Hjälper den pediatriska förordningen 
mot barnläkemedelsproblemet?
Lagstiftningen om barnläkemedel i USA och 
EU har visat (11–15) att en förändring är 
möjlig om samhället erkänner problemet och 
beslutar göra någonting åt det. En fungerande 
lösning grundar sig på en kombination av 
krav och incitament. Finansieringen kom-
mer från den tidsbegränsade (sex månader) 
förlängningen av patentskyddet. I jämförbara 
länder (Kanada och Japan, också Australien) 
där det inte har funnits politisk vilja att skrida 
till liknande åtgärder har man inte under en 
tioårig jämförelseperiod fått lika många nya 
barnläkemedel ut på marknaden som i USA 
och EU (Figur 1) (14). 

Förordningen innehöll också incitament för 
att undersöka läkemedel som inte längre har 
patentskydd och att utveckla åldersanpassade 
beredningsformer för dem. Det finns dock 
bara evidens för att förändringen har lyckats 
när det gäller forskning och utveckling av nya 
vuxenmediciner också för barn. Den pedia-
triska förordningen fungerar inte för gamla, 
inte längre patentskyddade läkemedel (14). I 
sin nuvarande form lockar incitamentet inte 
läkemedelsföretagen att bedriva barnläkeme-
delsforskning och utveckla åldersanpassade 
beredningsformer för gamla läkemedel. I 
EU:s nuvarande pediatriska förordning är 
ersättningen för dokumentering av läkemedel 
som förlorat sitt patentskydd ett tidsbegränsat 
skydd för den information som lett till försälj-
ningstillstånd för barn. Skyddet gäller inte 
användning av samma läkemedel för vuxna, 
och enbart marknaden för barnläkemedel 
räcker inte till för att täcka forsknings- och 

utvecklingskostnaderna. Eftersom läkemedlen 
redan finns på marknaden som flera gene-
riska synonympreparat, kan man inte kräva 
forskning om barnläkemedel av ett eller alla 
läkemedelsföretag på samma sätt som för nya 
läkemedel. 

Ett kvarstående problemområde är sjukdo-
mar eller sjukdomsformer som bara förekom-
mer hos barn (exempelvis barncancer och 
allvarliga metabola sjukdomar). Utvecklingen 
av läkemedel för dem har aldrig i tillräcklig 
mån svarat mot barnens terapeutiska behov. 
I sin nuvarande form är den pediatriska för-
ordningen inte tillräckligt sporrande för att 
utveckla sådana läkemedel. Nyttan av det 
förlängda patentskyddet är inte så stor när 
marknaden för läkemedlet begränsar sig till 
enbart barnpopulationen. Dessutom är dessa 
sjukdomar nästan utan undantag sällsynta. 
Marknaden för läkemedel för behandling av 
sällsynta sjukdomar, särläkemedel, är liten 
och läkemedelsindustrin är inte heller villig 
att utveckla dessa läkemedel under sedvanliga 
marknadsförhållanden. För forskning och 
utveckling av läkemedel mot sällsynta sjuk-
domar skapades incitament i EU:s förordning 
om särläkemedel redan före den pediatriska 
förordningen (16). Det viktigaste av dem är 
en tidsbegränsad kommersiell ensamrätt som 
är oberoende av patentskyddet. Ensamrätten 
förbjuder EU och medlemsländerna att i upp 
till tio år godkänna en annan ansökan om för-
säljningstillstånd eller att bevilja försäljnings-
tillstånd för ett motsvarande läkemedel för 
samma terapeutiska indikation. Förordningen 
om särläkemedel har klart ökat utveckling 
av särläkemedel och gjort att nya läkemedel 
introducerats på marknaden, men den långa 
kommersiella ensamrätten har lett till opp-
ortunistisk prissättning som sätter hälso- och 
sjukvårdens ekonomiska bärkraft på prov (17). 

Det är möjligt att lösa problemen om 
man förstår vad saken gäller
Off label-användning av läkemedel är en del 
av barnläkemedelsproblemet, inte orsaken 
till problemet. Man borde försöka bli av med 
off label-användning, men inte genom förbud 
utan genom att göra den onödig. Att förbjuda 
off label skulle försämra barnens situation. I 
stället för off label-användning behövs det 
forskning och utveckling av läkemedel som 
lämpar sig för barn. Om nya läkemedel som 
kommer ut på marknaden och som det finns 
terapeutiskt behov för hos barnpopulatio-
nen undersöks tillräckligt tidigt, försvinner 
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behovet av off label-användning när gamla 
läkemedel ersätts med nya. 

Ett centralt problem är att finansiera och 
genomföra forskning och utveckling av 
barnläkemedel. För att det ska lyckas krävs 
ett omfattande samarbete mellan barnen och 
deras föräldrar, läkarna, läkemedelsindustrin 
och läkemedelsmyndigheterna. 

Också statsmakten spelar en viktig roll, 
eftersom decenniers erfarenhet visar att den 
forskande läkemedelsindustrin, som utveck-
lar nya patentskyddade märkesläkemedel, i 
allmänhet inte är beredd att finansiera forsk-
ning och utveckling av barnläkemedel och 
marknadsföra dem, om det inte uppfyller 
deras vinstförväntningar. Lösningen verkar 
vara en lämplig kombination av skyldigheter, 
belöningar och incitament.

EU-kommissionen konstaterade i sin tio-
årsrapport om EU:s pediatriska förordning att 
de ekonomiska resultaten av förordningen är 
positiva sedda ur socioekonomisk synvinkel, 
och de visar att en sådan direkt investering 
lämpar sig för att förbättra tillgången till pe-
diatriska läkemedel. Forskningen om barnlä-
kemedel har ökat och nu för tiden framställs 
allt fler läkemedel som också har indikationer 
som särskilt gäller barn. Den utvecklingen är 
lovande och säkerställer att off label-använd-
ning av vuxenläkemedel kommer att avta med 
tiden. De positiva resultaten fördelar sig dock 
inte jämnt mellan alla indikationer, utan de 
koncentreras på vissa områden och har ofta 
samband med forskningsprioriteringar som 
mera gäller för vuxen- än för barnläkemedel. 

Enligt den pediatriska förordningen beviljas 
undantag från förpliktelsen att undersöka 
läkemedlet för barn, om den sjukdom eller 
det tillstånd som läkemedlet är avsett för 
bara förekommer hos vuxna. Sjukdomen el-
ler tillståndet definieras i förordningen enligt 
diagnosen (namnet). Det medför problem för 
cancerläkemedlens del, eftersom de vanligaste 
cancrarna hos vuxna, såsom bröst-, lung- och 
prostatacancer, inte förekommer med samma 
namn hos barn. Man är tvungen att bevilja 
undantag, trots att läkemedlets verknings-
mekanism kunde fungera vid behandling 
av barncancer. En utredning av Europeiska 
läkemedelsmyndigheten (EMA) visar att av 
73 läkemedel som hade fått ett sådant un-
dantag är 50 (63 procent) utgående från sin 
verkningsmekanism pediatriskt intressanta 
(potentiellt effektiva). När de läkemedelsfö-
retag som fått undantag ombads att frivilligt 
föreslå en forskningsplan för barn gick bara ett 
företag med på det (18). Till exempel kunde 

ett läkemedel som inverkar på ALK-kinas och 
som är avsett för en viss typ av icke-småcellig 
lungcancer, också fungera med vissa barn-
tumörer med ALK-mutationer (exempelvis 
neuroblastom), men läkemedlet behöver inte 
utforskas på barn på grund av diagnosen (19).

På terapiområden där vuxna patienters 
och barnpatienters behov inte möts behövs 
nya fungerande incitament. För ”gamla” 
läkemedel som inte längre har patentskydd 
och läkemedel mot sjukdomar eller sjuk-
domsformer som bara förekommer hos barn 
(exempelvis barncancer) behövs nya, fung-
erande incitament för att trygga forskningen 
och finansieringen av utvecklingen (20). 
EU-kommissionen håller för närvarande på 
med att ytterligare utvärdera den pediatriska 
förordningen och dess interaktion med sär-
läkemedelsförordningen. Enligt planerna ska 
resultaten bli färdiga under 2019, så att den 
nya kommissionen kan fatta ett välgrundat 
beslut om eventuella politiska alternativ 
gällande tillämpningen av den pediatriska 
förordningen i framtiden (20).

Det behövs större kapacitet för 
barnläkemedelsforskning
Vi befinner oss bara i början av en lösning på 
barnläkemedelsproblemet, trots att framste-
gen åtminstone i USA och Europa har varit 
större under de senaste tjugo åren än någonsin 
tidigare. Man har inte lyckats slutföra all den 
forskning som den pediatriska förordningen 
kräver (21) och det största problemet har varit 
att hitta patienter att rekrytera (14). För att 
lösa problemet krävs det mera högkvalitativ 
barnläkemedelsforskning och det i sin tur 
kräver att tillräckligt stor forskningskapacitet 
byggs upp. Det behövs flera forskningscen-
trum, flera kunniga forskare, mera kunnig 
forskningspersonal och gott samarbete mellan 
läkemedelsindustrin, forskarna och barnen 
inklusive föräldrarna. 

För att bygga upp den infrastruktur som 
behövs i Europa har man sedan 2007 skapat 
flera nationella och specialitetsinriktade nät-
verk för barnläkemedelsforskning, bland an-
nat Finlands nationella nätverk för barnläke-
medelsforskning FINPEDMED (http://www.
finpedmed.fi). För närvarande pågår ett sexår-
igt stort samarbetsprojekt ”connect4chidren” 
(c4c, https://conect4children.org), med halva 
finansieringen från läkemedelsindustrin och 
halva från EU (IMI2). Avsikten är att bygga 
upp och testa ett europeiskt kompetensnät-
verk och en infrastruktur för klinisk barnläke-
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medelsforskning, som betjänar forskning som 
utgår både från läkemedelsindustrin och från 
forskarna. Anslagen för det sexåriga projek-
tet som startades i maj 2018 är 140 miljoner 
euro. Helsingfors Nya Barnsjukhus är med i 
projektet som partner och som centrum (Na-
tional Hub) för Finlands nationella nätverk 
för barnläkemedelsforskning. Också alla de 
andra universitetsbarnsjukhusen har indike-
rat att gå med i nätverket. Projektet erbjuder 
resurser och ger möjligheter att bygga upp en 
fungerande infrastruktur för barnläkemedels-
forskning i Finland och att visa att det går att 
genomföra barnläkemedelsforskning av hög 
kvalitet inom ramen för infrastrukturen. Inom 
projektet genomförs ett antal undersökningar 
som EU:s pediatriska förordning kräver och 
som sponsras av läkemedelsindustrin samt 
akademisk forskning som möjliggörs med 
finansiering från projektet. Målet är också 
sörja för att verksamheten kan fortsätta efter 
projektet. 

Naturligtvis har det bedrivits och kommer 
det att bedrivas också annan barnläkemedels-
forskning i Finland. De bäst kända är kanske 
vaccinforskningscentralen vid Tammerfors 
universitet och samarbetet inom olika specia-
liteter, exempelvis inom ramen för nordiska 
föreningen för barnhematologi och barnon-
kologi (NOPHO, Nordic Society of Pediatric 
Hematology and Oncology). Inom onkologin 
kan det också nämnas att en enhet som kon-
centrerar sig på tidiga stadier av prövningar 
av pediatriska cancerläkemedel nyligen har 
inlett sin verksamhet i Tammerfors. 

Sammanfattning
Vi går alltså i rätt riktning, Med beaktande 
av hur omfattande barnläkemedelsproblemet 
är och hur lång tid det tar att utveckla ett 
enskilt läkemedel, måste vi dock ännu länge 
arbeta på att lösa problemet. Det är särskilt 
nödvändigt att lyckas, eftersom allt fler av de 
nuvarande sjukdomarna molekylärgenetiskt 
indelas i allt fler undertyper som det utvecklas 
målstyrda behandlingar för. De målstyrda lä-
kemedlen fungerar bara på exakt definierade 
individer med den riktiga sjukdomstypen. För 
en sjukdom som nu behandlas med ett läke-
medel behövs det alltså talrika målinriktade 
läkemedel. Liksom andra läkemedel måste 
de alla undersökas också på barn om samma 
sjukdom förekommer hos barn. Vidare måste 
det undersökas om det målinriktade läke-
medlets verkningsmekanism kunde passa in 
på någon sjukdom eller sjukdomsform som 

förekommer hos barn. Undersökningarna 
på barn bör göras utan dröjsmål, eftersom 
behandlingen har bäst effekt på flera sjuk-
domar som uppkommer redan i barndomen, 
om den sätts in så tidigt som möjligt innan 
bestående organförändringar har uppkommit. 
Till exempel för cystisk fibros finns det för 
närvarande på marknaden två målinriktade 
läkemedel – flera är på väg – som bara verkar 
på patienter med en viss genförändring, och 
fler än 1000 genförändringar har hittats. Även 
om den nuvarande bristen på forskning och 
utveckling, som ofta leder till användning 
utanför godkänd indikation, kunde åtgärdas, 
kommer det sannolikt att behövas allt mer 
forskning om barnläkemedel i framtiden.

Kalle Hoppu
kalle.hoppu@fimnet.fi
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