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Mange legemidler som brukes hos barn, er kun utprøvd hos voksne. 
EU tar initiativ til bedring – med konsekvenser også for Norge

Halvparten av all legemiddelbehandling av barn i sykehus 
skjer uten at legemidlene har vært testet eller godkjent til 
bruk hos barn. To tredeler av innlagte barn vil få ett eller 

flere legemidler som ikke er godkjent til slik bruk, såkalt «off-
label»-bruk. Problemet er spesielt stort i pediatrisk intensivbehand-
ling (1). I primærhelsetjenesten er opptil 35 % av legemidlene som 
forskrives til barn, uten formell godkjenning (2). Hovedårsaken til 
at så mange legemidler til barn ikke har vært testet på barn, er at 
dette vanligvis er lite lønnsomt for farmasøytisk industri.

Før legemidler får markedsføringstillatelse, kreves betydelig doku-
mentasjon med henblikk på effekt og sikkerhet. Men utprøving på 
barn kreves vanligvis ikke såfremt man har dokumentert bruk hos 
voksne. Dette betyr at legemidler til barn brukes utenom godkjent 
indikasjon, i en annen dose, med annen dosehyppighet eller admini-
strert på en annen måte enn det medikamentet er godkjent for. Resul-
tatet kan bli underbehandling så vel som uønskede legemiddelreak-
sjoner. Moderne farmakoterapi er blitt tiltakende kompleks, og dette 
har økt bekymringen for ikke-dokumentert legemiddelbruk hos barn. 
Samtidig har ny kunnskap om farmakodynamikk og farmakokinetikk 
vist at ekstrapolering fra voksne til barn har begrenset verdi.

Europeiske legemiddelmyndigheter har hittil hatt liten mulighet til 
å pålegge industrien å utføre studier på barn. Imidlertid sitter indu-
strien på pediatriske studiedata for sine etablerte produkter som 
ikke er gjort kjent for myndighetene. For å nyttiggjøre seg denne 
informasjonen har man i år oppfordret flere legemiddelfirmaer til 
å sende inn full dokumentasjon over pediatriske data for visse lege-
midler med tanke på å få dem evaluert i en felles europeisk dugnad. 
Hovedsakelig gjelder dette amerikanske studier. USA har nemlig 
vært et foregangsland og iverksatte i 1997 incentiver og krav til 
legemiddelutprøving på barn. Det amerikanske regelverket gir seks 
måneders ekstra markedsbeskyttelse etter gjennomføring av avtalte 
barnestudier; og for nye og viktige legemidler kan særskilte barne-
studier pålegges industrien.

De amerikanske tiltakene viste seg å være svært vellykket, men de 
fikk små ringvirkninger for EØS, hvor Norge er integrert innenfor 
EUs legemiddelordning. I 2000 vedtok derfor EU-rådet en resolu-
sjon der EU-kommisjonen ble bedt om å utrede tiltak for å bedre 
legemiddelsituasjonen for barn. Et høringsdokument fra kommisjo-
nen i 2002 (Better medicines for children) omtalte behovet for egen 
lovgivning med visse likheter med den amerikanske ordningen. 
Høsten 2004 forelå forslag til en særskilt forordning om legemidler 
til barn (3). Dette forslaget skal nå behandles i Europaparlamentet 
og rådet før endelig vedtak ventes på slutten av 2006, og vil deretter 
få rettsvirkning i hele EØS-området. Det omfattende forarbeidet til-
sier at det neppe vil skje betydelige endringer av det foreliggende 
forslaget under den videre lovbehandlingen.

Et sentralt punkt i den foreslåtte lovgivningen er innføring av forlenget 
patenttid på seks måneder for allerede patentbeskyttede legemidler etter 
gjennomføring av pålagte utprøvninger hos barn, altså en blanding av 
tvang og incitament. Uansett om utprøvningene viser terapeutisk nytte 
hos barn eller ikke, vil legemidlet få forlenget markedsbeskyttelse 
for alle indikasjoner og formuleringer av den aktive substansen. Dette 
vil favorisere legemidler med et stort voksenmarked, og samfunnet vil 
betale en pris for forsinket innføring av billigere generika.

For legemidler hvor patenttiden er utgått, foreslås ti års markeds-
beskyttelse hvis en produsent kan dokumentere klinisk effekt og 
sikkerhet for en barneindikasjon og samtidig utvikle en egnet lege-
middelformulering for barn. Dette vil være et viktig incentiv hvis 
pasientgruppen er stor nok. Ved spesielt små pasientgrupper gir 
forordningen utvidet markedsbeskyttelse fra ti år til 12 år for smale 
legemidler (orphan drugs).

I tillegg innfører forordningen en pediatrisk komité med vide opp-
gaver og fullmakter. Alle legemiddelstudier på barn som leder til 
markedsfordeler, skal godkjennes av komiteen, som også skal vur-
dere om studiene er tilfredsstillende utført. Andre tiltak i lovforsla-
get er blant annet etablering av en database over legemiddelstudier 
hos barn, bidrag til nettverksbygging mellom forskningssentre og 
avgiftsfrihet. Imidlertid var fagmiljøene svært skuffet over at et tid-
ligere avsnitt om oppretting av et særskilt forskningsfond var endret 
i det endelige lovforslaget. Formuleringen på dette punkt fremstår 
nå som en fremtidig intensjon. Derimot vektlegges de enkelte lands 
ansvar. Innen ett år etter iverksettelsen av forordningen skal hvert 
land gi kommisjonen «detailed information concerning any meas-
ures they have enacted to support research into, and the develop-
ment and availability of, medicinal products for paediatric use.» 
Denne informasjonen skal jevnlig oppdateres og publiseres på kom-
misjonens nettside.

I kommisjonens forklaring til forordningen nevnes tiltak som nasjo-
nale øremerkede forskningsmidler og incentiver, opplæringstiltak, 
utvikling av forsøkssentre og informasjonsstøtte til ny dokumentert 
legemiddelbehandling hos barn. Norske myndigheter bør således 
planlegge konkrete tiltak som kan iverksettes i løpet av et par år.

Barn har samme rett til kunnskapsbasert behandling som mer «lønn-
somme» pasientgrupper. Siden problemet med ikke-dokumentert lege-
middelbehandling er størst hos de yngste barna, kan det være rimelig 
å prioritere farmakoterapistudier hos nyfødte og spedbarn, selv om 
dette er et vanskelig og ressurskrevende forskningsfelt. Norske myn-
digheter bør nå benytte forventningene fra EU til å utvikle nyfødt- og 
barnemedisinsk farmakoterapi som et kompetanseområde i Norge.
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