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KINDER SIND KEINE KEEINEN

ERWACHSENEN

» Eltern kranker Kinder stehen vor
vielen Fragen, vor allem was die Arz-
neimitteltherapie betrifft. Denn viele
Medikamente sind nur fiir Erwachse-
ne zugelassen. Das sollte die EU-Ver-
ordnung fiir Kinderarzneimittel aus
dem Jahr 2007 dndern und zur Ent-
wicklung kindertauglicher Arzneien
anregen. Dennoch ist Forschung fur
unter 18-Jihrige nach wie vor ein
Stiefkind. Warum das so ist und was es
braucht, um diesen Bereich voranzu-
treiben, haben Fachleute beim KU-
RIER und PHARMIG Gesundheits-
talk diskutiert.

Wie entstehen Arzneimittel fir Kinder?
Barbara Valenta-Singer: Sehr verein-
facht dargestellt, beginnt die Ent-
wicklung nahezu jedes Arzneimittels
bei Erwachsenen. Warum? Kinder
sind eine besonders vulnerable Grup-
pe und schiitzenswert. Gleichwohl
gibt es Vorgaben der Behorden.

Die Entwicklung eines Arznei-
mittels startet in Phase 1 mit einer
Gruppe gesunder Erwachsener. Da
geht es darum, Grundsitzliches zu
klaren: Wie verhilt sich eine Arznei
im Korper, wie wird sie vertragen,
wie ausgeschieden? Dann geht man

weiter in eine kleine Gruppe Patien-
ten, um die exakte Dosierung zu
finden. Dann folgt die grofie Phase 3.
Erst hier wird eine Neuentwicklung
an einer repriasentativen Gruppe ge-
testet.

Wie geht es weiter?

Barbara Valenta-Singer: Die Erfor-
schung von Arzneien fiir Kinder
schlieft erst dann an, wenn geniigend
Daten bei Erwachsenen gesammelt
wurden, also nach Phase 3. Das ist frii-
hestensnachsechsbisacht Jahren. Erst
dann konnte man bei Kindern be-
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Das gilt besonders fiir die Entwicklung von Medikamenten fiir
Sauglinge bis zum Jugendlichen. Ein komplexes Thema, das jiingst
beim KURIER Gesundheitstalk diskutiert wurde. von corouLa pucHweIN

ginnen und da wiederum mit Phase 2
und Phase 3 fortsetzen. Wichtig ist
auch die Wahl der Darreichungsform
fir Kinder. Als Erwachsener kann
man Tabletten gutschlucken, aberein
zweijihriges Kind hat vielleicht ein
Problem damit. Es ist also nicht so,
dass man einfach ein bestehendes
Medikament hernimmt, die Dosie-
rung dndert, Erdbeergeschmack
hinzufiigt und fertig. Arzneimittel-
entwicklung fiir Kinder ist extrem
komplex.

Wie stehen Familien dem gegeniiber?

Caroline Culen: Unterschiedlich. Bei
Kindern mit angeborenen chroni-
schen oder seltenen Erkrankungen
gibt es so gut wie immer einen Me-
dikamentenbedarf. Da geht es um
Heilung, um Linderung der Symp-
tome und Schmerzen, immer wieder
auch um Uberlebenschancen.

Diese Kinder und Jugendlichen leben
in groBer Sorge und Angst. Dem Gros
der Familien ist es da oft egal, ob ein
Medikament schon sehr gut getestet
ist. Die meisten sind dankbar, dass es
iberhaupt welche gibt. Diese Fami-
lien sind sehr daran interessiert, an

Studien teilzunehmen, eventuell auch
neue Priparate zu testen.

Wie gewinnt man aber Kinder fir
Studien, die nicht todkrank sind?

ChristophMale: Es hingt davon ab, wie
groB} der Leidensdruck ist. Dieser ist
bei gesunden Kindern nicht so grof3,
um sofort an Studien teilzunehmen.
Da ist es ungleich schwerer zu er-
kliren, weshalb eine Medikamen-
tenstudie wichtig sein kann — fiir das
Kind oder auch fiir die Allgemeinheit.
Diese Diskussion fiihren wir aktuell
auch bei der Covid-Impfung »
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fir Kinder. Es ist stets ein Abwigen
zwischen dem eigenen Vorteil und
dem Gruppennutzen.

Wer haftet dann?

Barbara Valenta-Singer: Gerade bei
Kinderarzneimitteln begeben sich
behandelnde Arzte teilweise auf sehr
diinnes Eis, weil viele der Arzneimittel
»off-label“ verabreicht werden. Das
bedeutet: Viele Medikamente sind
fir Kinder nicht zugelassen. Weshalb
kann man sie aber trotzdem ver-
wenden? Nun, weil es vielfach gute
Erfahrungswerte gibt. Gerade in der
Kinderheilkunde werden die Leit-
linien-Vorgaben dazu sehr genau

befolgt.

Es werden also Medikamente ver-
abreicht, die nie an Kindern getestet
wurden?

Barbara Valenta-Singer: Notwendi-
gerweise. Folgendes Beispiel ver-
deutlich das. Ein Kind bricht sich das
Bein und muss operiert werden. Was
braucht es nun an medikamentd&ser
Unterstiitzung? Ein schmerzstillen-
des Mittel, vorbereitende Infusionen,
ein Mittel fir die Kurzzeitnarkose,
vielleicht noch etwas in der Nach-
behandlung.

Infos

Zwei Begriffe im Detail erklart:

— Off-Label-Use: Der englische
Ausdruck bedeutet ,nicht
bestimmungsgemaBer Gebrauch®
bzw. ,zulassungsuberschreitende
Anwendung*. Darunter versteht man
die Anwendung von Arzneimitteln
auBerhalb der Bedingungen ihrer
Zulassung.

— EU-Kinderarzneimittelverordnung:
Tratim Jahr 2007 in Kraft und besagt,
dass Arzneimittel, fir die um Zulassung
angesucht wird, auch fUr Kinder geprift
und zugelassen werden missen.

Das sollte zu einer besseren und
sichereren Versorgung von
Minderjéhrigen fuhren. Einen Boom

an Neuzulassungen fur Kinder brachte
es noch nicht.

Der Arzt muss also die Entscheidung
treffen: Verwende ich diese Medi-
kamente jetzt und verlasse mich auf
verfiigbare Erfahrungswerte? Oder
wie gehe ich sonst mit der Situation
um? Handeltessich hingegenumeine
schwere chronische oder gar lebens-
bedrohliche Erkrankung, dannistver-
standlicherweise die Erwartungshal-
tung oft eine andere.

Viele Betroffene méchten die Behand-
lung durchaus gerne in Anspruch
nehmen, aber es soll bitte im Vorfeld
an jemandem anderen berpriift
werden.

Caroline Culen: Diese Einstellung
basiert auch darauf, dass wir in Os-
terreich eine verhiltnismiBig geringe
Gesundheitskompetenz haben. Es
gilt, das Wissen dazu in der oster-
reichischen Bevélkerung zu vermeh-
ren, mehr Bewusstsein zuschaffenund
damit auch Angste zu nehmen. Dann
konnte ich mir vorstellen, dass ein
Umdenkendensolidarischenund pri-
ventiven Gedanken in der Bevolke-
rung aktiviert.

Thomas Miiller: Wenn wir aufkliren,
etwa in der Onkologie, wo praktisch
100 Prozent der Patienten in Studien
sind, erschrecken die Eltern. Was,
mein Kind ist ein Versuchskanin-
chen? Wir sagen dann immer: Es ist
ein Vorteil, dass ihr Kind im Rahmen
einer kontrollierten Studie behandelt
wird. Hier wird bestmgglich auf die
Nebenwirkungen geschaut, die Kin-
derexaktiiberwacht, im Gegensatzzu
anderen kranken Kids, die in keiner
Studie  sind. In der  Off-
Label-Anwendung hat man immer
grofe Verantwortung, auch aus juris-
tischer Sicht. Auf deranderen Seite hat
man als Arzt immer die Pflicht, einem
Kind auch ein nicht zugelassenes
Medikament anzubieten, wenn im
Einzelfall der Nutzen tiberwiegt. Der
Grat, Kindern zu helfen einerseits und
sich nicht auf juristische Angste zu-
riickzuziehen andererseits, ist sehr
schmal.

Ist man da in Amerika risikofreudiger?
Christoph Male: Aullerhalb der Zu-
lassung zu behandeln, ist auch bei uns
nicht verboten und gerade in der
Kinderheilkunde eine klinische Not-
wendigkeit. Um beim Beispiel mit
dem verunfallten Kind zu bleiben,
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wire es ja eine Unmoglichkeit, dieses
Kind nicht zu behandeln, nur weil die
Arzneimittel nicht kindgerecht ge-
priift wurden. Gleichzeitig gibt es zu
vielen Medikamenten gute Erfah-
rungsberichte und Studien, die Arzte
im Rahmen ihres beruflichen Alltags
gesammelt und analysiert haben. Das
ist ein grofer Erfahrungsschatz.

Caroline Culen: In Hinblick auf den
groBen Bereich der Kinder- und Ju-
gendpsychiatrie werden junge Patien-
ten natiirlich auch mit Antidepressiva
und Neuroleptikabehandelt. Auchda
ist vieles Off-Label-Anwendung, aber
auch da gibt es zu etlichen Medika-
menten gute Erfahrungswerte. Es wi-
re ein grofer Fehler, Kinder nicht da-
mit zu behandeln.

Wie interessant ist es fir die Industrie,
Arzneien firr Kinder zu entwickeln?
Barbara Valenta-Singer: Es war ein
wichtiger Meilenstein, als in Europa
derPaediatricInvestigation Plan, kurz
PIP genannt, eingefiihrt wurde. Er
war eine Grundvoraussetzung dafiir,
wihrend die Erwachsenenstudien
nochlaufen, auch die Plinefiir die Ent-
wicklung fiir Kinder zu vereinbaren —
und damitverbundenauchbestimmte
Incentives anzubieten, wie die Ver-
lingerung des Patentschutzes fiir ein
Medikament.

Es ist ganz wichtig, dies auch beizube-
halten, denn eines muss man sich vor
Augen halten: Es wird nicht méglich
sein, alle Arzneimittel, ob sie bereits
vorhanden sind oder erst in der Zu-
kunftentwickelt werden, auchineiner
verniinftigen Zeit fiir Kinder zu ent-
wickeln. Ob das fiir die Industrie inte-
ressantist? Nun, ichsag’s mal so: Esist
auf jeden Fall eine Herausforderung.

Wie geht es Eltern mit todkranken
Kindern?

Ivana Bacanovic: Aus Sicht der Roten
Nasen Clowndoctors kann ich berich-
ten, dass durch Besuche unserer
Clowns Kinder deutlich ruhiger und
entspannter werden. Gesundheits-
clownerie trigt sehr zur Stressreduk-
tion bei, auch bei den Eltern.

Caroline Culen: Wer einmal um ein
Kind gezittert hat, weil3, wie sehr der
Lebensalltag auf den Kopf gestellt
wird. Manchmal muss ein Elternteil
sogar den Job aufgeben. Es gibt Ge-
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schwisterkinder, dieauch betreut wer-
den wollen. Mgglicherweise werden
auch die finanziellen Ressourcen
knapp oder man lebt vielleicht mit
einem Stigma, denn manche Erkran-
kungenhabenaucheinen gesellschaft-
lichen Makel. Mit all dem miissen Fa-
milien fertigwerden.

Ivana Bacanovic: Umso wichtiger ist
der Part der Clowndoctors und das
nicht nur hinsichtlich der psychisch-
seelischen Seite, auch ganz konkret,
was die Situation vor und wihrend
eines Eingriffes betrifft, sei es ein heik-
ler Verbandswechsel, etwa bei
Schmetterlingskindern, eine Sedie-
rung, Blutabnahme und Ahnliches.
Durch die positive Beeinflussung be-
ndtigen Kinder weniger Schmerz-und
Beruhigungsmittel und sie reagieren
auch besser auf Behandlungen. Die
Kunst der Gesundheitsclownerie
trigtdazubei,dassesbeikranken Kin-
dern und Jugendlichen zu einer Ent-
lastung kommt.

Wo ist der groBte Bedarf an Medika-
menten?

Christoph Male: Eine Gruppe betrifft
seltene Erkrankungen. Zum Teil sind
das Erkrankungen, deren Mechanis-
men man noch nicht so gut kennt und
aufgrund dessen auch noch keine spe-
zifischen Medikamente und somit
auch keine Therapien entwickelt wur-
den. AndereErkrankungenwiederum
stehen in Zusammenhang mit be-
stimmten Altersgruppen. Die Grup-
pe, die sich am meisten von Erwachse-
nen unterscheidet, sind Neu- und
Frithgeborene. Selbst im Fall von Me-
dikamenten, diefiirsehrkleine Kinder
entwickelt und zugelassen sind, sind
dennochzuwenig Daten fiir die Grup-
pe der Frithgeborenen vorhanden.
Undesgibtauchsehrspezielle Erkran-
kungen, Kinder mit angeborenen
Herzfehlern etwa. Auch da gibt es
noch wenige spezifische Medikamen-
te.

Thomas Miiller: Es gibt etwa 5.000 bis
7.000 seltene Erkrankungen, 80 Pro-
zent davon aufgrund eines Gende-
fektes. Das Ziel fiir Heilung wiren
Medikamente, die unter dem Begriff
Gentherapie zusammenzufassen sind.
Hiersind oft Kinderbetroffen, deshalb
muss die Forschung hier eigentlich bei
Kindern beginnen, der Weg also um-

gekehrt werden — von der Forschung
aus hin zur Therapie. Die PHARMIG
ist hier ein wichtiger Partner. Um eine
Krankheit zu verstehen, miissen wir
von der Universitidt gemeinsam mit
der Industrie neue Ansitze schaffen
und Therapien entwickeln. Die Frage
ist nur: Was ist die Gesellschaft bereit,
dafiir zu bezahlen?

Ihr Wunsch an die Politik?

Thomas Miller: Es muss ein Commit-
ment der Politik geben, Forschung
gezielt zu unterstiitzen, Anreize zu
setzen, damit akademische Einrich-
tungen vermehrt neue Medikamente
fir Kinder entwickeln kénnen.
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Christoph Male: In Wahrheit benoti-
gen wir mehr Ressourcen und eine
Politik, die gegen dieses Defizit aktiv

etwas unternimmt.

Barbara Valenta-Singer: Es braucht
Aufklirung und Transparenz, finan-
zielleundstrukturelle Unterstiitzung.
Auch mehr Kinderirzte, damit mehr
Zuwendung moglich ist. Denn das
beste Medikament wird nur bedingt
nutzen, wenn seitens der Arzte nicht
genug Zeit ist, da zu sein, zu erkliren
und zu begleiten. «

Der Talk erscheint in redaktioneller Unabhangig-
keit mit finanzieller Unterstiitzung der PHARMIG.
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