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on arnvevalinta

Lasten kliinisiinflaaketutkimuksiin liittyy osittain samat, osittain
erilaiset haasteet kuin aikuisten lddkekehitykseen. Lapsipotilaiden
laaketutkimuksien kompastuskivia on pyritty EU:ssa taklaamaan
vuonna 2007 asetetulla lastenladkeasetuksella ja sen myota
perustetuilla kansallisilla ja EU-tason tutkimusverkostoilla.
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"Lastensairauksiin ei voida vetdd suoria johtopdcitoksici aikuisten
sairauksista, ja siksi pediatrinen Iddketutkimus on ainut tapa
saada tietoa Ididkkeiden tehosta ja turvallisuudesta lapsilla.”

OTTO RAHKONEN

apsi ei ole pieni aikuinen — ladkeaineet vaikuttavat eri

tavoin lapsen elimistdssd kuin aikuisen. Ladkeaineiden

vaikutuksen ja annoksen lisdksi lapsilla erityistd huomi-

oita tulee kiinnittad ladkkeen annostelutapaan. Pieni

lapsi ei vdlttamadattd pysty nielaisemaan isoa tablettia.

Kliinisia ladketutkimuksia tehdddn Euroopassa talla hetkelld

noin 3500-4000 kappaletta vuosittain, ja lastenlddketutkimus-
ten osuus ndistd on noin 10 prosenttia. Suomessa uusia lasten-
|adketutkimuksia rekisteréidadn Fimealle noin 20-30 kappa-
letta, mikd on suurin piirtein Pohjoismaiden keskiarvoa. Maara
ei ole kuitenkaan suuri, ja monet hankkeista ovat viivastyneet
tutkimusrahoitusongelmien, tutkimushenkilston resurssipuut-
teiden ja osittain my6s tutkimuspotilaiden [6ytamiseen liittyvien
haasteiden vuoksi.

Tutkimus voi todistaa saman
ladkkeen tehon niin aikuisilla kuin lapsilla

Aikuisilla kaytossa olevien, turvalliseksi todettujen Icékkeiden
kayttdaiheesta lapsille tarvitaan yhd enemman tutkittua tietoa,
painottaa lasten syddnlddkari OTTO RAHKONEN HUS:sta. ”"Lap-
silla kdytetddn paljon ladkkeitd, joista ei ole tehokkuuden osalta
tarpeeksi tutkittua tietoa. Lastensairauksiin ei voida vetada
suoria johtopadtoksia aikuisten sairauksista, ja siksi pediatrinen
laaketutkimus on ainut tapa saada tietoa ladkkeiden tehosta ja
turvallisuudesta lapsilla”, Rahkonen alleviivaa.

Rahkonen on itse ollut padtutkijana HUS:n hankkeessa, joka
kasittelee aikuispotilaiden kdytdssd olevan antikoagulanttien
tehoa ja turvallisuutta lapsilla.

"Jos tutkimuksen avulla saadaan lapsille tulevaisuudessa
parempia ja tehokkaampia hoitoja, maksaa tutkimus itsensa
moninkertaisesti takaisin. Talla hetkella kliiniseen ladketutki-
mukseen kohdistuvat resurssi- ja rahoitusongelmat heijastuvat
myos lastenl@dketutkimukseen”, Rahkonen sanoo.

Motivaationa parempi hoito niin nyt,

kuin tulevaisuudessakin lapsipotilaille

Valtakunnallisessa synnynndisesti syddnvikaisten ja perinndl-
lista syddnsairautta sairastavien potilasjdrjestdssa, Sydanlapset
ja aikuiset ry:ssd, tyoskenteleva KATJA LAINE on tarkastellut
lasten sydansairauksia perdti kahdesta eri nakokulmasta. Han
on sekd yhdistyksen toiminnanjohtaja, mutta myos syddnsai-
raan lapsen diti.
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"Motivaattorina osallistumiselle on, ettd jos ei siitd
saada parempaa hoitoa itselle tai omalle lapselle, niin
sellainen saadaan tuleville potilassukupolville.”

KATJA LAINE

Syddnlapset ja aikuiset ry edistad sydansairaiden lasten
|adkehoidon kehittdmistd antamalla lausuntoja tutkimus-
hankkeisiin, mutta ennen kaikkea valittamalla tietoa kliinisista
tutkimuksista jasenilleen ja muille sidosryhmilleen. Yhdistyksen
toimintaan kuuluu vahvasti myds vertaistuki, jonka piirissd poti-
laat ja heiddn laheisensd kayvdat ahkeraa keskustelua uusista
ladakkeistd ja niihin liittyvistd tutkimuksista.

Vaikka tutkimuksiin osallistumiseen liittyy aina my®os riskejd,
Laineen mukaan enemmistd potilaista suhtautuu kliinisiin
kokeisiin erittdin myonteisesti. "Ovathan ladkkeet suurimmassa
tapauksessa todettu aiemmin tdysin turvalliseksi aikuisilla,
jonka jalkeen niitd on porrasteisesti tutkittu yhd nuoremmilla
ja nuoremmilla ikaryhmilla. Motivaattorina osallistumiselle
on, ettd jos ei siitd saada parempaa hoitoa itselle tai omalle
lapselle, niin sellainen saadaan tuleville potilassukupolville”,
Laine sanoo.
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Laine on todistanut ladkekehityksen valtavaa merkitysta
oman syddnsairaan lapsensa hoidossa ja potilaita pitkadn
yhdistystoiminnan kautta sivusta seuraamalla. "Kun miettii,
kuinka paljon lasten ladkkeet ovat kehittyneet siitd, kun oma

lapseni sai diagnoosin 25 vuotta sitten, on se aivan uskomatonta.
Uusilla laakkeilla pystytadan vaikuttavaan valtavasti lapsen ja
koko perheen eldmdnlaatuun ja saada merkittdvasti parempia
hoitotuloksia”, Laine korostaa.

Joka toiselle lapselle virallisesta
kdyttoaiheesta poikkeavaa ladketta

My®s Bristol Myers Squibbin ladketieteellinen johtaja PIA ANNUNEN
ajattelee, etta lasten ladkekehitys jaa talla hetkelld pahasti
jalkoihin, siind miss@ muunkin kliinisen tutkimuksen edellytykset
Euroopassa heikentyvdt. Annunen on toiminut Fimealla Suomen
toisena edustajana Euroopan lastenladkekomiteassa ja syventy-
nyt pediatriseen tutkimukseen ndkoalapaikalta.

"Lapsista joka toinen saa off-label-ladkkeitd, vastasyntyneista
jopa 90 prosenttia. Aikuisilla sama prosenttiluku on 1. Olisi todella
merkittavad, ettd ladkkeiden tehoa ja turvallisuutta tutkittai-
siin yhd enemmdn myos lapsilla. Terveydenhuolto ei priorisoi
tutkimusta ylipadtadan, mutta lapset jadvat tassckin erityisen
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huonoon asemaan”, Annunen toteaa.

Osittain syynd on pieni potilasmaadrd, mista syysta tutkimuk-
sia ei vdlttamatta nahda tutkimussairaaloiden ja rahoittajien
silmissd niin tdrkeind tai taloudellisesti kannattavina kuin isojen
potilasmadrien tutkimusten. Pienemman potilasmadaran lisaksi
tutkimukset ovat usein kalliimpia, sillé ne toteutetaan yleensa
kansainvalisind monikeskustutkimuksina.

Vaikka suomalaisten lapsipotilaat ja heidén perheensa suh-
tautuvat keskimadrin hyvin myonteisesti kliinisiin tutkimuksiin,
ndin ei ole valttamatta kaikkialla Euroopassa, kertoo kansallisen
lastenlddketutkimusverkoston toiminnanjohtaja, HUS:n kehittd-
mispdadllikkd PIRKKO LEPOLA.

"Lastenladketutkimuksiin liittyy laillisia ja eettisia rajoitteita,
kun on kyse alaikdisistd. Jokaisella EU-maalla on oma lainsad-
ddntonsad ja eettiset kasityksensd, miten lastenlddketutkimusta
voidaan tehda ja kulttuurierot vaikuttavat tutkimukseen suhtau-
tumiseen”, Lepola huomauttaa.

Tietoa lastenladketutkimuksista
keskitetyssd palvelujarjestelmassa

Vuonna 2007 EU:ssa voimaan tulleen lastenladkeasetuksen
tavoitteena on lastenladkekehityksen ja lapsille suunnattujen



|adkkeiden saatavuuden parantaminen. Asetuksen liittyvat
direktiivit velvoittavat jasenmaat konkreettisiin toimiin lasten-
ladkekehityksen parantamiseksi.

Sen myo6td on rakennettu pediatriseen ladkekehitykseen
keskittyva EU-portaali, jolla pyritddn viihentémadn pediatriseen
ladketutkimukseen liittyvid eroja eri maiden valilla. "EU-por-
taalissa tutkimushankkeet keskitetddan yhteen paikkaan, mika
helpottaa ja nopeuttaa lastenladketutkimusten eettistd arvioin-
tia. Siten pystytadn vahentdmadn tutkimusten eriaikaisuutta ja
saamaan tutkimuslupia nopeammin”, Lepola kertoo.

Ladkeasetuksen voimaantulon jalkeen Lepola perusti kan-
sallisen lacketutkimusverkosto FINPEDMED:in, joka kokoaa
pediatrisen alan tutkijat, sairaalat, Iadaketeollisuuden toimijat
ja potilaat yhteen. Sen kautta teollisuus voi tehda tutkijoille
palvelupyyntgja.

Alusta asti kyse on ollut ohuella organisaatiolla toimivasta,
pienirahoitteisesta toiminnasta, joka kuitenkin on edistdnyt
viestin kulkemista pediatrisen tutkimuksen eri osapuolien vdlillc
runsaasti.

Tutkimusverkostot parantavat
tutkimuksen teon edellytyksia

FINPEDMED:in, ja sen jatkeena tulleen Pohjoismaisen
vastaavan lddketutkimusverkosto Nordic PEDMED:in
ohella, merkittdvdnd kehitysaskeleena pediatrisen tutki-
muksen edistdmisessd Lepola mainitsee myos eurooppa-
laisen Conect4children (C4C) -verkoston.

"Tdlld hankkeella on suhteellisen iso budjetti, joka mah-
dollistaa hankkeen tavoitteiden tehokkaan edistdmisen.
Pddtavoite on keskittdd pediatrisia tutkimushankkeita
Euroopassa. Hankkeessa rakennetaan parhaillaan yh-
tendisid toimintamalleja, kehitetddn lainsddddnnallisia
apukeinoja, sopimusharmonisointia ja ohjeistusta”, Lepo-
la kertoo C4C-verkoston toiminnasta.

Uusien lainsddddntomuutosten my6td Lepola ndkee las-
tenlddkekehityksessd siis myos lupaavia kehityskaaria.
Silti tydtd on yhd paljon tehtdvdnd, jotta uusia innova-
tiivisia lddkkeitd saadaan entistd enemmdn myos lasten
kdyttoon ja vanhojen hoitojen tehosta ja turvallisuudesta
saadaan entistd luotettavampaa tietoa.

Parempi lddkkeiden kehitys lapsille on niin Otto Rahko-
sen, Katja Laineen, Pia Annusen ja Pirkko Lepolan mukaan
myos arvovalinta. Vahva uskomus on, ettd jos Suomessa
tutkimuksen teon edellytyksid parannettaisiin, ei lasten-
lddkekehitystyd jdisi myoskddn tutkijoiden kiinnostuk-
sesta tai tutkimuspotilaiden puutteesta kiinni. "Lapsilla
esiintyvdt sairaudet alkavat monesti jo hyvin pienestd ja
kulkevat mukana koko ihmisen eldmdnkaaren, eli silld on
vaikutus koko eldmdnlaatuun”, he huomauttavat.

Tyotd tutkimuksen edellytyksien parantamiseksi on Suo-
messa ja EU-tasolla vield paljon tehtdvdnd. Tutkimuksen
rahoituksen mddrdrahojen heikkeneminen, osittain hei-
kot tutkimusresurssit ja vield kehitystd vaativa tutkimu-
sinfrastruktuuri eivdt tutkimuksen edellytyksid paranna.
Aina kun uusi hoito saadaan lasten kdyttoon tai uusi po-
tilas tai oire saadaan hoidon piiriin, konkretisoituu, miksi
tyd tutkimuksen parissa ei tule ikind valmiiksi.
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