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Kinder als therapeutische Waisenkinder

Je junger Kinder sind, umso haufiger werden
Medikamente ohne klinische Prifung eingesetzt:
off-label use bel

— ca. 90% der Fruh-/Neugeborenen-Intensivmedizin
— ca. 70% der Kinder auf padiat. Intensivstationen

— ca. 40% der Kinder in allgemeinarztl. Behandlung

~Pediatric disclaimers® (Haftungsausschltsse) von
Seiten der Hersteller finden sich schon seit 1960




Besonderheiten und Grenzen
der klinischen Prifung bei Kindern

Physiologie des Kindes

und Jugendlichen




y
Kinder sind keine kleigen Erwachsenen

»

e Inkomplette ZNS-Entwicklung

e Ungunstiges Korperoberflachen-
Volumen-Verhaltnis

e Hoher Anteil Korperflussigkeit

| - Organ-“Unreife“:Lunge, Gastro-
| Intestinaltrakt, Niere, Herz-

Kreislauf, Immunsystem
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Developmental Pharmacology —
Drug Disposition, Action, and
Therapy in Infants and Children
Gregory L. Kearns et al.

N Engl J Med 2003;349:1157-67.



Krankheitslehre der Kinder-
und Jugendmedizin

Padiatrische Krankheitsbilder

e treten z.T. nur In bestimmten Alters-
gruppen auf

e petreffen haufig nur wenige Individuen
e sind vielfach genetisch determiniert




Chancen und Grenzen der
klinischen Prufung bel Kindern

e Mehr als 5.000 seltene, z.T. bevorzugt das Kindesalter
betreffende Erkrankungen (*Orphan Diseases")

e Limitiertes Marktpotential padiatrischer Applikationen

e Hohes Entwicklungsrisiko insbesondere bei kleinen
Fallzahlen (“Orphan Drugs®)




Chancen aus Sicht der Padiatrie
Infrastruktur und Qualitatssicherung

Einrichtung einer Infrastruktur zur Durchfihrung
klinischer Studien beil Kindern und Jugendlichen

(geschultes, zertifiziertes Personal, padiatrische

klinische Pharmakologie, professionelles Daten-

management)

(Inter-) Nationale Netzwerkstrukturen fiir
multizentrische klinische Studien




Padiatrisches Netzwerk im KKS
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-l KKS-Mainz PAED-Net-Modul
& | KKS-Heidelberg PAED-Net-Modul

-l KKS-Freiburg PAED-Net-Modul
-l KKS- Leipzig PAED-Net-Modul

(=
(=

rtTrt111

I

i

I

KKS- Miinster | <==|PAED-Net-Modul
KKS-KolIn =——|PAED-Net-Modul
KKS-Berlin

KKS-Dresden

KKS-Dusseldorf

KKS-Marburg

KKS-Tubingen

KKS-Halle

PAED-Net-
Koordinierungs
Zentrale
KKS-Mainz PAED N t
Padiatrisches Netzwerk

Planung / Durchfihrung
multizentrischer Studien
in der Padiatrie

www.paed-net.org
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PAED-Net

Padiatrisches Netzwerk

PAED-Net: Leistungsspektrum

Interdisziplinares Team

e Klinische Pharmakologie

e Medizinische Biometrie und Informatik

e Klinisches Datenmanagement

e Gesundheits- und Pharmako6konomie

e Klinische Epidemiologie

e Medizin. Fachkompetenz in allen Disziplinen
e Zertifizierte Studienassistenz

e Zertifizierte Monitore
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PAED-Net

Pidiatrisches Netzwerk

PAED-Net : 6 Zentren mit
Koordinationszentrale in MAINZ

KKS : 6 + 6 Zentren

Kooperierende Kliniken
z.Zt. 4, kontin. wachsend

O

> 100 Kinderarztpraxen in der
gesamten Bundesrepublik
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PAED-Net -
Studien seit 9/2002 PAED-Net

Padiatrisches Netzwerk

Abgeschlossene Studien an PAED-Net Standorten: 76

Multizentrische Studien innerhalb des Netzwerks: 25

- 14 Vakzine Studien

Gastroenterologische Studien

Anti-Infektiva-Studien

Endokrinologische Studien (Wachstumsh./Diabetes m.)
Analgosedativa-Studie in Neonatologie

Studien (Neurologie, Gastroenterologie) in Vorbereitung
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Eine multizentrische epidemiologische Studie (PID-ARI-net)




Anderungsbedarf seitens des Gesetzgebers

Aufklarung der Offentlichkeit Giber Notwendigkeit klinischer
Studien iIm Kindes- und Jugendalter

Beseitigung von burokratischen/formalen Hlrden durch
Gesetzesnovellierung

Aufforderung der Industrie, neue Arzneimittel mit potentiellem
Nutzen fur Kinder zu prifen

Forderung der Durchflihrung von Arzneimittelprifungen im
Kindes- und Jugendalter durch Schaffung von Incentives (z.B.
Patentverlangerung wie in den USA)

Einbindung der Kostentrager (Kassen) in die Verantwortlichkeit
zur Sicherung des medizinischen Fortschritts ftr Kinder und
Jugendliche




Anderungsbedarf seitens des Gesetzgebers

Unterstltzung der Planung und Durchfihrung von versorgungs-
relevanten, kommerziell nicht oder wenig attraktiven
Therapieoptimierungsstudien (Investigator Initiated Trials)

Unterstiitzung von Forschungsinstitutionen in der Ubernahme von
Sponsorfunktion bei der DurchfiUhrung von AMG-Studien

Aufbau eines Pharmakovigilanznetzwerkes zur Uberwachung von
Arzneimittelnebenwirkungen

Forderung der Weiterentwicklung und Institutionalisierung eines
Padiatrischen Netzwerkes zur Planung und Durchfihrung von
multizentrischen klinischen Studien im Kindes- und Jugendalter,
z.B. aufbauend auf der PAED-Net-Initiative.




Klinische Studien mit Kindern sind unverzichtbar

Denn Kinder haben ein Recht auf ....

- Arzneimittel, die sich altereemteprechend

als sicher und wirksam erwiesen haben

- Behandlung mit den besten zur

Verfligung stehenden Arzneimitteln

- Medizinischen Fortschritt



