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Kernbotschaften
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Un-Sicherheitsfaktoren bei der Anwendung

- Uncooles Design z.B. Inhalatoren
- Zäpfchen bei Teenagern – ein „No go“!

- Andere Essgewohnheiten
- Ausspucken oder Erbrechen (Säuglinge)

- Geschmack
- Vergessen
- Große Tabletten
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Besondere Situation bei pädiatrischen Studien

Pädiatrische 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

• Öffentliche Meinung (unethisch)
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Und natürlich

Die Ängste und Ablehnung der 
Kinder

Ausreichend geschulte Ärzte und 
erfahrene Mitarbeiter mit Erfahrung 
in der klinischen Forschung und im 
Umgang mit Kindern.
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ANSÄTZE

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

Es gibt zumindest die Idee von 
Anreizsystemen, die auch eine 

Weiterentwicklung bei älteren 
Wirkstoffen interessant machen soll
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Realität



Überarbeitung der EU-Verordnung
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2 Konsultationen
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Teil 6, Annex 4: Costs and Benefits
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2 Konsultationen
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Arzneimittel für Kinder und für 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 veröffentlicht

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


Stellungnahmen
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• Der Bericht behauptet, dass die „ungeregelte Forschung“ bei Kinderarzneimitteln an 
den relevanten Bereichen vorbei geht.

• Die Idee der EU-Verordnung zu Kinderarzneimitteln, die Forschung nachträglich mit zu 
tragen (PUMA), läuft 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 Änderung der Inhalte der Verordnung bedarf es hier nicht, stattdessen sollten 
die Mitgliedsstaaten von der EU-Kommission dazu aufgerufen werden, die Ansätze der 
Verordnung zu Kinderarzneimitteln mit zu tragen und sich an der Forschung für 
sichere Arzneimittel für Kinder zu beteiligen.“



PUMA – Paediatric Use Marketing 
Authorisation
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6. PUMA Zulassung : Vigabatrin
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Vigabatrin - Kigabeq
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Beschluss veröffentlicht: BAnz AT 20.01.2020 B3

https://www.bundesanzeiger.de/pub/de/amtlicher-teil?year=2020&edition=BAnz+AT+20.01.2020


Vigabatrin - Kigabeq

03.05.2022 Dr. Andreas Franken, IKAM 18



Vigabatrin - Kigabeq
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Vigabatrin - Kigabeq
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Anregungen
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- Einheitliche Definition: “Unmet Medical Need in children” (UMN)
- Welche Bedeutung haben Lösungen, die diese Lücken füllen?
- Mehr Verständnis für die Probleme in der Forschung.
- Bessere Unterstützung bei innovativen Anstrengungen
- Entwicklung geeigneter Dosierungen oder Formulierungen

- Die Herstellung erfolgt in vergleichsweise sehr kleinen Chargen
- Der Preis kann höher sein als der verfügbarer Alternativen und darf sich 

nicht an der Dosis orientieren (Festbetrag)
- Frühe Einbindung der Patienten in den Gesamtprozess

- Berücksichtigung der Bedürfnisse bei der Entwicklung
- Berücksichtigung der Bedeutung einer verfügbaren Therapie bei der 

Bewertung (Alternative, Seltenheit, Subgruppen, Schwere)
- Erstellung von Listen mit unentbehrlichen Arzneimitteln.

- Verständnis für die ökonomische Sichtweise eines Unternehmens



Vielen Dank !

03.05.2022Dr. Andreas Franken, IKAM 22



ZAK-Datenbank
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www.zak-kinderarzneimittel.de

http://www.zak-kinderarzneimittel.de/
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www.arzneimittel4kids.de

Dr. Andreas Franken
franken@arzneimittel4kids.de
Tel.: 0228 95745 51

mailto:franken@arzneimittel4kids.de
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