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Kernbotschaften

Unsere KernbOtSChaften Arzneimittel fiir Kinder

Kinder sind keine kleinen Erwachsenen:

- 50 % der zur Behandlung bei Kindern eingesetzten Arzneimittel sind nicht an
Kindern gepruft und auch nicht fur Kinder zugelassen.

- Stattdessen werden zugelassene Arzneimittel bei Kindern off-label
angewendet.
* Kinderarzneimittel mussen besondere Anforderungen erfiillen:

- Gesicherte Erkenntnisse zur Vertraglichkeit, Dosis, Wirkung und Nebenwirkung
bei Kindern sind dringend notwendig.

- Dosis und Wirkung verhalten sich nicht proportional zu kg oder cm?.

-, Kinder” unterteilt sich gesetzlich in vier Altersgruppen. Jede ist gesondert zu
erforschen und stellt besondere Anspruche an die Darreichungsform.



Arzneimitfel fiir Kinder

Un-Sicherheitsfaktoren bei der Anwendung

- Andere Essgewohnheiten
- Ausspucken oder Erbrechen (Sauglinge)

- Uncooles Design z.B. Inhalatoren
- Zapfchen bei Teenagern — ein ,No go”!

- Geschmack
- \Vergessen
- Grolde Tabletten
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Besondere Situation bei padiatrischen Studien

Padiatrische Studien sind
viel komplexer als Studien
bei Erwachsenen.

“Kinder” unterteilt sich
gesetzlich in 4 Altersgruppen.
Jede ist gesondert zu
erforschen.
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Weitere Probleme

Neben

« Besonderen Vorgaben

» Kleine Populationen (Subpopulation)
 Ablehnung durch Eltern

« Spezielle Darreichungsformen
‘;/i
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Und naturlich

Die Angste und Ablehnung der

Kinder
@\ Ausreichend geschulte Arzte und
5“{;//«}3\ erfahrene Mitarbeiter mit Erfahrung
Q(\/;/\W\\ in der klinischen Forschung und im
| /\/“3;\\;, Umgang mit Kindern.
B
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ANSATZE

Seit 2007 gibt es eine verbindliche
Verpflichtung, neue Arzneimittel
auch fur Kinder zu entwickeln

Es gibt zumindest die ldee von
Anreizsystemen, die auch eine
Weiterentwicklung bei alteren
Wirkstoffen interessant machen soll
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Realitat
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Uberarbeitung der EU-Verordnung
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2 Konsultationen
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x » EUROPEAN
COMMISSION

Brussels, 11.8.2020
SWD(2020) 163 final

PART 1/6

COMMISSION STAFF WORKING DOCUMENT

EVALUATION

Joint evaluation of Regulation (EC) No 1901/2006 of the European Parliament and of the
Council of 12 December 2006 on medicinal products for paediatric use and Regulation (EC)
No 141/2000 of the European Parliament and of the Council of 16 December 1999 on
orphan medicinal products

{SEC(2020) 291 final} - {SWD(2020) 164 final}
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eil 6, Annex 4: Costs and Benefits
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OVERVIEW OF COSTS AND BENEFITS OF THE PAEDIATRIC REGULATION
Citizens/Consumers Businesses Administrations
Qualitative Quantitative / Qualitative Quantitative / monetary Qualitative Quantitative /
monetary monetary
Costs for These costs have been
compliance estimated at €2,0 b per
with the. Economic cost year-
Regulation - | 5 businesses to . -
Research The costs incurred | The estimated average
conglpc-tl by individual PIPs | cost of each PIP is of
pil_e. z‘jm: h vary significantly |€18,9 m (cost incurred
clinie ters?:}?rttl:l ! depending by the | over several years).
Regulation type of clinical
trials to be
Directly related iﬁﬁbugrt?)% the
to the Paediatric bi nvolved
Regulation subjects involve
and the
therapeutic area
concerned
Costs for Economic cost The costs are related to the
compliance Administrative filing of a PIP applications
with the costs for and are estimated at €82
Regulation — | businesses to m per year.
Administrativ | comply with the
e costs Regulation
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2 Konsultationen

Arzneimittel fur Kinder und fir seltene Krankheiten — aktualisierte
Vorschriften (europa.eu)

1. Konsultationsrunde: 25. November 2020 — 6. Januar 2021
2. Konsultationsrunde: 7. Mai 2021 — 30. Juli 2021

* Ergebnisse am 19.10.2021 in Form einer Zusammenfassung und
Einzelkommentare (304) als Excel Tabelle veroffentlicht
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https://ec.europa.eu/info/law/better-regulation/have-your-say/initiatives/12767-Arzneimittel-fur-Kinder-und-fur-seltene-Krankheiten-aktualisierte-Vorschriften/public-consultation_de

Stellunghahmen

Der Bericht behauptet, dass die ,ungeregelte Forschung” bei Kinderarzneimitteln an
den relevanten Bereichen vorbei geht.

Die Idee der EU-Verordnung zu Kinderarzneimitteln, die Forschung nachtraglich mit zu
tragen (PUMA), lduft ins Leere.

Haben Kinderarzneimittel nicht automatisch einen Zusatznutzen, wenn sie von der
EMA und der EU-Kommission eine Zulassung erhalten haben?

Statt einer eindeutigen, und somit auch nicht mehr zu diskutierenden, Festlegung
durch die Kommission, welche Forschungsbereiche als ,relevant” angesehen werden,
ist der Zulassungsinhaber in vielen Mitgliedstaaten gezwungen, in weitere
Verhandlungen um einen Zusatznutzen seines Kinderarzneimittels einzutreten.

,Einer Anderung der Inhalte der Verordnung bedarf es hier nicht, stattdessen sollten
die Mitgliedsstaaten von der EU-Kommission dazu aufgerufen werden, die Ansditze der
Verordnung zu Kinderarzneimitteln mit zu tragen und sich an der Forschung fiir
sichere Arzneimittel fiir Kinder zu beteiligen.”
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PUMA - Paediatric Use Marketing

Authorisation
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O

EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

13 April 2022
EMA/219911/20222
Human Medicines Division

Monthly statistics report: March 2022

Medicinal products for human use (cumulative figures for the year to date)

20221

| Started | Finalised | started | Finalised |

Non-orphan medicinal
products

New products 33 31 43 46
Advanced-therapy medicinal

products 0 0 0 0

Paediatric-use (PUMA) products 0 0 0 0

VWeEll=e5tablIsred use, abridged,

hybrid and informed consent 12 8 10 7 7 6 0 2
products

Generic products 17 15 16 15 21 12 6 9
Similar biological products 13 5 13 12 10 7 3 4
Sub-total product applications 75 59 87 73 81 71 17 22
Orphan medicinal products®

New products 27 11 28 23 29 24 6 1

Advanced-therapy medicinal
products

Y N R R
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6. PUMA Zulassung : Vigabatrin
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Vigabatrin - Kigabeg
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Nutzenbewertung nach § 35a SGB V

Nutzenbewertungsverfahren zum Wirkstoff Vigabatrin (Epilepsie, fokale Anfdlle, < 7
Jahre)

Steckbrief Fristen
= Wirkstoff: Vigabatrin = Beginn des Verfahrens: 01.07.2019
= Handelsname: Kigaheq® = Veroéffentlichung der Nutzenbewertung und Beginn des schrift-
= Therapeutisches Gebiet: Epilepsie (Krankheiten des Nervensys- lichen Stellungnahmeverfahrens: 01.10.2019
tems) = Fristende zur Abgabe einer schriftlichen Stellungnahme:
= Pharmazeutischer Unternehmer: Desitin Arzneimittel GmbH 22.10.2019

= Beschlussfassung: 19.12.2019

= Verfahrensstatus: Verfahren abgeschlossen

Beschluss veroffentlicht: BAnz AT 20.01.2020 B3
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Vigabatrin - Kigabeg
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&
ORPHELIA
In-market prices Kigabeq 100 mg Kigabeq 500 mg Sabril 500 mg sachet
(per tablet) | (reference drug)
France* 0,57 € 2,82€ 0,76 €
United Kingdom™ 066 L 297£ 0,40 £
Germany™* 0,064 € 032 € 0,83 €

* Price as agreed by the Comité Economique des Produits de Sante (CEPS) and published on February 4" 2020
** Price as agreed by the NHS- Department of Health and Social Care on February gt 2020
= Price fixed after arbitration board meeting held on April 24" 2020
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Vigabatrin - Kigabeg
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Appendix 1: Letter sent to the European commission
B
ORPHELIA

Parnis. July 6th. 2020
Ms Ursula ven der Leyen

President of the European
Commission

European Medicine Agency
Pr. Guide Rasi - Executive Director

Mr Alexis Nelte - Head of Human
Medicines

Mr Ralph Bax - Head of Paediatric
Medicines

CC: Mr Jens Spahn

Federal Ministry of Heath -
Germany

Dear Ms von der Leyen, Dear Sirs

We are writing you to complain about the fixing of price for Paediatric Use Marketing Authorisation {(PUMA}
medicines across Europe, and more specifically in Germany’
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Vigabatrin - Kigabeg

- Arzné{miffel flr Kinder

GELBE [ Auf Gelbe Liste suchen /é‘

LISTE [} Identa-Suche | Profi-Suche

Nachrichten Fachgebiete Schwerpunkte Datenbanken Gelbe Liste

R
Praparat @ég

Kennzeichen I N

dh Rp a

@
Gebrauchsinformation Kein Beipackzettel vom Hersteller bereitgestellt @ @

Fachinformation Keine Fachinformation zu diesem Praparat verfiigbar oo
Wirkstoffe Vigabatrin

Wirkstoff-Monographie Vigabatrin 100mg TablettenzurHerstellungeinerLdsungzumEinnehmen @
(ZumEinnehmen)
PackungsgrofRen Kigabeq 100 mg 100 Tabletten zur Herstellung einer Lésung zum @2 @ ’O

Einnehmen N2 aufer Vertrieb
@
Basisinformation Keine Basisinformation zu diesem Praparat veérfugbar 3
PackungsgrofRen Kigabeq 500 mg 50 Tabletten zur Herstellung einer Lésung zum

Einnehmen N1 auller Vertrieb

Basisinformation Keine Basisinformation zu diesem Praparat verfugbar
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Anregungen

Arzneimittel fiir Kinder

- Einheitliche Definition: “Unmet Medical Need in children” (UMN)
- Welche Bedeutung haben Losungen, die diese Lucken fullen?
- Mehr Verstandnis fur die Probleme in der Forschung.
- Bessere Unterstutzung bei innovativen Anstrengungen
- Entwicklung geeigneter Dosierungen oder Formulierungen
- Die Herstellung erfolgt in vergleichsweise sehr kleinen Chargen

- Der Preis kann hoher sein als der verfugbarer Alternativen und darf sich
nicht an der Dosis orientieren (Festbetrag)

- Frdhe Einbindung der Patienten in den Gesamtprozess
- Berucksichtigung der Bedurfnisse bei der Entwicklung

- Berucksichtigung der Bedeutung einer verfugbaren Therapie bei der
Bewertung (Alternative, Seltenheit, Subgruppen, Schwere)

- Erstellung von Listen mit unentbehrlichen Arzneimitteln.
- Verstandnis fur die okonomische Sichtweise eines Unternehmens
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Vielen Dank !
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ZAK-Datenbank

b 9/ Arzneimittel fiir Kinder

G ) httpsy/fwww.zak-kinderarzneimittel.de/

(1) Nutzungsbedingungen (%) Datenschutz (I) Impressum

stand der Datenbank:

® 1974 Arzneimittel
von 40 Unternehmen
Initiative Arzneimittel fir Kinder e. V. (IKAM) Fachkreise Unternehmen

Startsaite

Mohil

[*] Login zur Datenbank

ZAK® - Zugelassene Arzneimittel fiir Kinder
] e phamazsuech unsrnhmen_[RERTSERPS auf ZAK
-n '
= ZAK® enthilt Arzneimittel, die fur mindestens eine padiatrische fur Kinderl

Altersgruppe vom Neugeborenen bis zum Jugendlichen zugelassen sind und
unterstitzt die Auswahl einer altersgerechten Darreichungsform.

[ Leogin zur Dateniibermittlung

WWW. Za k— ki n d e ra rZ n e i m itte I . d e = Nur ein Bruchteil unserer Arzneimittel ist auch fir Kinder zugelassen. ‘ Z [ K

Insbesondere zur Behandlung sehr junger Kinder und seltener
Erkrankungen im Kindesalter fehlen geprifte Arzneimittel. Deshalb missen \ /
Kinder auch mit Arzneimitteln und Darreichungsformen behandelt werden,

die fiir ihre Altersgruppe nicht zugelassen (off-label) oder nicht geeignet ~
sind.

Kinder werden auch mit nicht zugelassenen Arzneimitteln behandelt, weil
ein zugelassenes Arzneimittel nicht gefunden wurde. .Kinder™ sind keine
einheitliche Altersgruppe, die Zulassung eines Arzneimittels fur ein
bestimmtes Lebensalter muss durch individuelle Prifung von Jetzt far
Fachinformationen oder Arzneimittelverzeichnissen ermittelt werden. iPhone und
Die auf dieser Webseite enthaltenen Informationen dienen dazu, dem iPod touch
behandelnden Arzt das Auffinden der fiir die Behandlung von Kindern
relevanten Informationen zu erleichtern.
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Arzneimitfel fiir Kinder

Startseite

Uber uns

Thema Kinderarzneimittel
Expertenbeirat

Projekte

Fachkreise

Forderpreis .Better
Medicines for Children”

News/Presse

Haufige Fragen

Links
Mitgliedsunternehmen

Kontakt

Informationen fiir...

Worum es geht?

Die Arzneimittelversorgung von
Kindern istin Deutschland
Uberwiegend gut.

Doch insbesondere bei kleinen
Patienten, die sehr jung sind
und an schweren undfoder
seltenen Erkrankungen leiden,
stehen die behandelnden Arzte
oft vor grofen Herausforder-
ungen. hehr

Initiative Arzneimittel fur

Kinder

&

Die Initiative Arzneimittel fir Kinder
hat sich zum Ziel gesetz, die
Versorgung mit sicheren
Kinderarzneimitteln zu verbessern.
Unterstitzt wird die Initiative dabei
von einem wissenschafilichen
Eeirat mit hochkaratigen

Experten. Mehr
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Dr. Andreas Franken
franken@arzneimittel4kids.de
Tel.: 0228 95745 51
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"Halbe Portion ist nicht lustig”

Die Initiative fur
Kinderarzneimittel
unterstiitzt eine
Aktion des
Hessischen
Apothekerverbands
e V., die sich unter
dem Metto Halbe Portion ist nicht
lustig® fir mehr Sicherheit bei
Kinderarzneimitteln einsetzt. Mehr
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