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1. JOHDANTO

Nykyisin ollaan laajasti yhtd mielt4 siit4, ettd lapsilla on oikeus ladkkeisiin, jotka on
tutkittu ja kehitetty erityisesti kdytettaviksi nuorten potilaiden hoidossa. Lastenladkkeiden
kehittdminen ja testaus oli kuitenkin viime aikoihin asti kaukana tyydyttdvastd. Monia
lasten hoidossa kaytettyja valmisteita maarattiin ja annettiin pikemminkin laakareiden
omien kokemusten kuin Kkliinisen tutkimustyon tulosten perusteella. Liséksi lagkkeité ei
ollut useinkaan saatavilla lapsille sopivassa muodossa. Lastenldékarit joutuivat
kayttamaan aikuisille tarkoitettuja laakkeitd ja muuttamaan niiden annostusta ja muotoa,
esimerkiksi murskaamalla aikuisille tarkoitettuja tabletteja ja kéyttamalla niistd vain
osan. Tallaiseen aikuisten ladkkeiden alkuperdistarkoituksesta poikkeavaan kayttoon
sisaltyy riski hoidon tehottomuudesta ja/tai lapsille aiheutuvista haittavaikutuksista.
Jotkin sivuvaikutukset eivat ehkd ole haitallisia aikuisille mutta saattavat olla
voimakkaita ja vakavia lapsilla.

Selvitysten mukaan ladkkeitda kaytettiin  monissa hoitotarkoituksissa yleisesti
alkuperaistarkoituksesta poikkeavasti, usein jopa 50 prosentissa tapauksista. Lapsuusian
immunisaatio on merkittdvad poikkeus, silld se on yksi nykyaikaisen l&aketieteen
menestystarinoista.

Lasten la&kkeiden kehittdmistd on laiminly6ty suuresti monista eri syistd. Aina 1980-
luvulle saakka vaitettiin usein, ettd lapsia olisi eettisistd syistd suojeltava kliinisilta
tutkimuksilta. Sittemmin on véhitellen péasty yksimielisyyteen siit4, ettd lapsille on
taattava samantasoinen terveydenhoito kuin muillekin ikédryhmille ja ettd muun muassa
la&dkkeiden madrd&misen on perustuttava tutkimusndyttoon. Myods taloudelliset
nakokohdat vaikuttivat siihen, miksi yritykset eivat investoineet aktiivisesti tdhan alaan.
Lapset kasvavat ja kehittyvat, ja siksi he eivdt muodosta yhdenmukaista alaryhmaa.
Vastasyntyneiden tarpeet seka biologiset ja fysiologiset ominaisuudet ovat hyvin erilaisia
teini-ikaisiin verrattuna. Sen vuoksi tarvitaan usein ikdryhmakohtaisia lisatutkimuksia,
mika tekee lastenldékkeiden kehittdmisesta entistd monimutkaisempaa.

Lastenladkeasetus’, jaljempand ’asetus’, hyviksyttiin timén ongelman ratkaisemiseksi.
Lainsadadantotoimea pidettiin tarpeellisena aikaisempien suuntausten muuttamiseksi.
Lains&&danto perustuu useita vuosia kestaneeseen kuulemis- ja keskustelumenettelyyn.
Se sai vaikutteita my6s Yhdysvalloissa tapahtuneesta kehityksestd, silld Yhdysvalloissa
ké&ynnistettiin 1990-luvun lopulla lainséadannollisia lahestymistapoja lastenladkkeiden
kehittdmiseen vaikuttamiseksi.

Vuonna 2017 vietetddn asetuksen kymmenettd vuosipdivaa. Tassé selvityksesséd kuvataan
asetuksen 50 artiklan 3 kohdan mukaisesti asetuksen taloudellisia vaikutuksia ja
vaikutuksia kansanterveyteen sekd& analysoidaan, missa maarin sen tavoitteet on
saavutettu. Vaikka tietokantaan on kymmenessé vuodessa saatu jo runsaasti kokemuksia,
kyseessa on kuitenkin suhteellisen lyhyt aika, kun otetaan huomioon l&&kkeiden
pitké&llinen kehitystyd, joka usein saattaa kestéé lahes kymmenen vuotta.

! Euroopan parlamentin ja neuvoston asetus (EY) N:o 1901/2006, annettu 12 paivana joulukuuta 2006,
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Tama selvitys pohjautuu Euroopan laékeviraston (EMA) ja sen lastenladkekomitean
laatimaan kymmenvuotiskertomukseen?, komission teettimaan ulkoiseen tutkimukseen
asetuksen vaikutuksista®, julkiseen kuulemiseen seka jasenvaltioiden, Euroopan
parlamentin®, potilaiden, yritysten, asianomaisten sidosryhmien ja ulkoisten
kumppaneiden kanssa kaytyihin keskusteluihin asetuksen vaikutuksista saaduista
kokemuksista.

2. LASTENLAAKEASETUS
Asetus perustuu kolmeen keskeiseen tavoitteeseen:
¢ kannustetaan ja tuetaan laadukasta tutkimusta lastenldékkeiden kehittamiseksi

e varmistetaan, ettd ajan mittaan suurin osa lasten kayttamista ladkkeistd on hyvéksytty
erityisesti téllaiseen kayttoon kullekin ikaryhmalle sopivina ladkemuotoina

e parannetaan korkealaatuisen tiedon saatavuutta lasten kéayttamisté ladkkeista.

Asetuksella luodaan néiden tavoitteiden saavuttamiseksi velvoite-, palkkio- ja
kannustinjarjestelmd sek& otetaan kaytt6on toimenpiteitd, joilla varmistetaan, ett4
ladkkeitd tutkitaan, kehitetddn ja hyvaksytdan saannollisesti lasten terapeuttisten
tarpeiden tayttdmiseksi. Perustana on yksinkertainen ajatus siitd, ettd yritykset olisi
velvoitettava tarkistamaan kaikkien kehittdmiensd tuotteiden mahdollinen soveltuvuus
lasten kayttoon ja talla tavoin lisattaisiin véhitellen lasten hoitoon hyvéksyttyjen
tuotteiden maaréa.

Asetuksessa yritykset velvoitetaan sopimaan kehitystyon varhaisessa vaiheessa EMAN
kanssa lastenlddkettd koskevasta tutkimus- ja kehittdmisohjelmasta, jaljempana
"lastenlddkettd koskeva tutkimusohjelma’. Asetus vaikuttaa suoraan yritysten tutkimus- ja
kehittdmismenoihin, sill& se velvoittaa investoimaan lastenldékkeiden tutkimukseen. Jos
yritys ei noudata sopimusta, vastaava aikuisille hyvéksytyn ladkkeen myyntilupa voidaan
evatd. Asetuksessa mennddn sen vuoksi pidemméalle kuin harvinaisten sairauksien
hoitoon  tarkoitetuista  l&&kkeistd  annetussa  lains&dadannossa,  jaljempana
‘harvinaislddkeasetus’®, jossa  saddetddn ainoastaan  yrityksille  tarkoitetuista
kannustimista.

Asetuksessa sdédettyd velvollisuutta taydennetd&n muilla toimenpiteilld, erityisesti
seuraavilla:

Kymmenvuotiskertomus Euroopan komissiolle — yleiskertomus lastenlddkeasetuksen soveltamisesta
saaduista kokemuksista.

Technopolis, Study on the economic impact of the Paediatric Regulation, including its rewards and
incentives, 2017.

Euroopan parlamentin paatoslauselma, annettu 15 paivana joulukuuta 2016, lastenlaakkeita koskevasta
asetuksesta.

Euroopan parlamentin ja neuvoston asetus (EY) N:o 141/2000, annettu 16 paivana joulukuuta 1999,
harvinaisladkkeista (EYVL L 18, 22.1.2000, s. 1).



poikkeuslupajarjestelma sellaisia laékkeita varten, jotka todennakdisesti eivét ole
tehokkaita lapsivédestossd, sekd lykkéysjarjestelma, joka koskee lapsiin
kohdistuvien toimenpiteiden ajoittamista

palkkio velvollisuuden noudattamisesta: kuuden kuukauden jatkoaika
lisasuojatodistuksen voimassaoloon®

erityispalkkio  harvinaislaakkeille:  harvinaisldakeasetuksessa ~ mydnnetyn
markkinayksinoikeuden  kymmenvuotisen  keston  jatkaminen  kahdella
ylimé&araiselld vuodella

uudenlainen myyntilupa eli lastenlddkkeen myyntilupa, jonka tarkoituksena on
kannustaa patenttisuojaamattomien ladkkeiden kehittdmista lapsia koskevaa
kéyttdaihetta varten

tieteellisen lastenladkekomitean perustaminen EMAnN yhteyteen ja

EMAnN maksuttoman tieteellisen neuvonnan tarjoaminen teollisuudelle.

Asetuksella edistetdan liséksi laadukasta tiedotusta ja tutkimusta muiden toimenpiteiden
avulla, joita ovat muun muassa

eurooppalainen Enpr-EMA-verkosto, johon kootaan lapsivdestdssd tehtavia
tutkimuksia suorittavien tutkijoiden ja tutkimuskeskusten verkostoja

EU:n luettelo lasten ladketarpeista
lapsiin kohdistuvien tutkimusten julkinen tietokanta
vaatimus, jonka mukaan yritysten on toimitettava sadntelyviranomaisten

tarkastettaviksi  kaikki lapsiin  kohdistuvat tutkimukset, jotka koskevat
myyntiluvan saaneita la&kkeita.

Yksi asetuksen Kiistattomista saavutuksista on se, ettd lastenladkkeiden kehittdminen saa
sen ansiosta lisdd huomiota ja investointeja. Yritykset joutuvat luomaan lastenldékkeiden
tutkimusinfrastruktuurin seka varmistamaan, ettd niilld on tuotekehityksensd tukena
asianmukaiset valmiudet lapsiin kohdistuvia tutkimuksia varten.

Komissio julkaisi vuonna 2013 ensimmaisen kertomuksen asetuksen vaikutuksista ja
totesi, ettd edistymisesta oli lupaavia merkkeja’. Se katsoi kuitenkin, ettd laakkeiden
kehittdmistyon pituuden vuoksi kestda ainakin kymmenen vuotta, ennen kuin saadaan
kattava késitys tilanteesta.

Asetuksen 50 artiklan 3 kohdassa edellytetdédn, ettd komissio esittdd toisen selvityksen
vuonna 2017. Toisessa selvityksessa on pohdittava myds, olisiko asetukseen harkittava
muutoksia.
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3.  LISAA LAAKKEITA LAPSILLE

Luvut osoittavat, ettd asetus on vaikuttanut huomattavasti lastenldakkeiden kehittamiseen
EU:ssa. Laédkeyritykset pitavat nykyisin lastenldékkeiden kehittdmistd olennaisena osana
ladkkeiden kehitystyotd, vaikka jotkut niistd katsovat edelleen lapsivéestdssa tehtavien
tutkimusten olevan pikemminkin sééntelysté johtuvia kuin yrityslahtoisia.

Vuosina 2007-2016 hyvaksyttiin yli 260 uutta lapsille tarkoitettua ladkettd (uusia
myyntilupia ja uusia kayttdaiheita), joista useimmat liittyivat asetuksen vaatimuksiin.
Lastenladkkeitd koskevia tutkimusohjelmia hyvéksyttiin vuonna 2017 yli 1 000, joista
131  saatettiin  paatokseen  vuoden 2016  lopussa.  P&itOkseen  saatettujen
tutkimusohjelmien mé&aréd kasvaa selvasti, ja kolmen viime vuoden aikana
tutkimusohjelmista on saatu paatokseen yli 60 prosenttia. Toimivaltaiset viranomaiset
ovat lisaksi arvioineet ennen asetuksen voimaantuloa suoritettuja lapsiin kohdistuvia
tutkimuksia (45 artikla), ja ndin on voitu vahvistaa jo olemassa olevaa nayttéd ja
tdydent&d valmistetietoja lapsia koskevilla tiedoilla.

Kun tarkastellaan tilannetta ennen asetusta ja sen jalkeen, vertailu osoittaa asetuksen
vaikuttaneen uusiin hyvaksyttyihin la8kkeisiin selvasti myonteisesti. Sama pétee
kansainvélisiin  vertailuihin. Niiss& on verrattu oikeusjérjestelmida, joilla on
lastenladkkeisiin liittyvad lainsaddantod, oikeusjarjestelmiin, joilla ei ole sellaista:
lastenladkkeitd on merkittavasti enemman sellaisten oikeusjarjestelmien alueella, joissa
on lastenlaakkeisiin liittyvia sadnnoksia.

Edella kuvattu maaréllinen analyysi osoittaa, ettd edistystd on tapahtunut selvasti.
Tulosluvut ovat myds odotusten mukaisia, kun otetaan huomioon, ettd laakkeen
saattaminen markkinoille voi kestdd jopa kymmenen vuotta ja asetuksen tuomat
muutokset ovat vahittaisia.

Myyntiluvan myodntaminen tai olemassa olevien myyntilupien téydentdminen lapsia
koskevilla tiedoilla ei kuitenkaan automaattisesti merkitse, ettd tuote olisi valittomaésti
kaikkien lapsipotilaiden saatavilla EU:ssa. Tahén voivat vaikuttaa kansallisella tasolla
vireill4 olevat korvauspaatokset tai lddkemadrayskaytannot, joiden vuoksi ladkarit eivat
voi valittbmasti ryhtyd maaraamaan vastikaan hyvéksyttyja ladkkeita. Selvitysta varten
tehtiin kyselytutkimus®, johon vastanneista suurin osa arvioi saatavilla olevien laakkeiden
maaran  lisdantyneen  5-10 prosentilla. ~ Vastaajista 58 prosenttia  ilmoitti
ladkemadrayskaytannoista, ettd laakarit maarasivat asetuksen seurauksena yhd enemman
hyvaksyttyja laakkeita lapsia koskevan hyvéksytyn kayttoaiheen mukaisesti. Tama
osoittaa suuntauksen olevan myonteinen mutta tuo samalla esiin tietynlaisen hitauden.
Laakkeiden alkuperaistarkoituksesta poikkeavan kayton vaheneminen lapsilla ei loppujen
lopuksi johdu vain hyvaksyttyjen lastenlddkkeiden madran kasvusta vaan niiden
tosiasiallisesta saatavuudesta ja kaytosta.

Tasséd yhteydessd on todettava yritysten ottavan uusia tuotteita k&yttéon usein
porrastetusti, ja tdma aiheuttaa viivastyksia siihen saakka, kun tuote on lopulta saatavilla
koko EU:n alueella. Taté ei voida taysin estad, vaikka asetus sisaltdadkin useita vélineita
sen varmistamiseksi, ettd tuote saatetaan markkinoille heti, kun lastenladkkeitd koskeva
tutkimusohjelma on saatu padtokseen ja lastenlddke on hyvaksytty. Esimerkiksi
36 artiklan mukaista lisdsuojatodistusta koskeva palkkio mydnnetadn ainoastaan, jos

& Technopolisin tutkimus, luku 5.



valmiste hyvaksytddn kaikissa jasenvaltioissa. Asetuksen 33 artikla sisaltdd myds
velvoitteen, jonka mukaan valmiste on saatettava markkinoille kahden vuoden kuluessa
lapsia koskevan kayttdaiheen hyvéksymisesté.

Lastenladkkeiden riittdvan nopeaan saatavuuteen voi vaikuttaa myos se, jos lapsiin
kohdistuvien tutkimusten loppuun saattaminen viivastyy verrattuna aikuisille tarkoitetun
vastaavan valmisteen viimeistelyyn ja hyvéksymiseen. Asetus sisdltdd saannoksia
lykkdyksen myontamisestd joidenkin tai kaikkien tutkimusohjelmaan siséltyvien
toimenpiteiden aloittamiseen tai loppuun saattamiseen (20 artikla), jotta voidaan
varmistaa, ettd tutkimuksia tehddan vain silloin, kun se on turvallista ja eettisesti
perusteltua. Liséksi tarkoituksena on vélttad, ettei aikuisvéestolle tarkoitettujen
valmisteiden hyvaksymista estetd tai viivyteta.

Kokemus on osoittanut lykkayksen olevan laajasti kéytetty véline. Kaytdnnossa lahes
kaikissa uusia lastenld@kkeitd koskevissa tutkimusohjelmissa, jotka ovat sidoksissa
aikuisten laékkeiden kehittdmiseen, yhtd tai useampaa toimenpidettd lykatédan. Lykkays
on periaatteessa hyodyllinen ja tarkoituksenmukainen véline, eik& ole olemassa ndyttoa
siitd, ettd lastenladkkeisiin liittyvat vaatimukset olisivat viivastyttaneet aikuisten
ladkkeitd koskevien hakemusten kasittelyd. Lastenld&@kekomitea on kuitenkin joissakin
tapauksissa hyvaksynyt lykkdyksia erittdin pitkdksi ajaksi. T&m& saattaa turhauttaa
Kliinisia asiantuntijoita ja potilaita, erityisesti jos lupaava lastenldédke on tasta syysta
saatavilla vasta vuosien kuluttua vastaavan aikuisten valmisteen hyvaksymisesta.
Kokemus osoittaa lisaksi, ettd lapsiin kohdistuviin tutkimuksiin on yha vaikeampi I0ytéa
potilaita, jos niiden aloittamista lyk&td&dn niin kauan, ettd aikuisten valmiste on
hyvaksytty. Vanhemmat eivat vélttdmattda ymmaérrd, mitd lisdarvoa heidan lapsensa
osallistuminen Kliiniseen tutkimukseen voi tuoda, jos aikuisten valmistetta voidaan jo
kayttdd lasten hoidossa (alkuperdistarkoituksesta poiketen). Lykkaykset liittyivét
joissakin tapauksissa my0s lastenlddkkeitd koskevan tutkimusohjelman mydhdaiseen
toimittamiseen. Vaikka mydhaisten toimitusten méara on véahenemaéssa (talla hetkella 10—
20 prosenttia), lykkéyksen myontdminen voi niiden tapauksessa edellyttad tarkempaa
arviointia, jotta varmistetaan, ettei myohdinen toimittaminen tapahdu lapsille
suunnattujen hoitomuotojen nopean kehittdmisen kustannuksella.

EMA ja sen lastenldédkekomitea tarkastelevat parhaillaan tata taustaa vasten aikaisempia
kaytantoja, jotta varmistetaan yhdenmukaisuus ja valtetddn huomattavat lykkaykset.
Pitkien lykkaysten myontdmisen voidaan tieteen kehityksen kannalta katsoa merkitsevan,
ettd tuotekehityksen merkittdva terapeuttinen hyoty kyseenalaistetaan verrattuna
lapsipotilaiden kaytossd jo oleviin hoitomuotoihin. Lapsiin kohdistuvien tutkimusten
lisdarvo saattaa tallaisissa tapauksissa olla véhéinen. Lisaksi pitkat lykkaykset voivat
heikentaa lastenlaékevaatimusten taytantdonpanokelpoisuutta ja palkkioiden saatavuutta,
erityisesti silloin, jos lykkays paattyy valmisteen suoja-aikojen paatyttya.

4. PAREMPIA LAAKKEITA LAPSILLE

Lastenladkkeiden saatavuus on asetuksen ansiosta parantunut huomattavasti joillakin
hoitoaloilla kymmenen viime vuoden aikana. Reumatologia ja tartuntataudit mainitaan
usein malliesimerkkeind. Reumatauteja sairastaville lapsille tarkoitetut hoitomuodot ovat
lisadntyneet merkittavasti sen jalkeen, kun lastenladkkeitd koskevat tutkimusohjelmat
saatiin paatokseen, ja tdméa on merkinnyt muutosta aikaisemmin laiminlyodylla alalla.



Myonteinen kehitys ei kuitenkaan noudata strategista suunnitelmaa, vaan se on usein
sidoksissa aikuisten ld&dkemarkkinoiden kehitykseen. Koska useimpien lastenldakkeita
koskevien tutkimusohjelmien ladhtokohtana on aikuisten ladkkeiden tutkimus- ja
kehitysohjelma, lastenlddkealan kehitys riippuu aikuisten l4d&kkeiden tuotannosta
yrityksissd, ja siihen vaikuttavat tietyn markkinasegmentin tuottoennusteet. Lapsille on
valitonta hyotya siitd, jos aikuisten tarpeet tai markkinoiden odotukset osuvat yksiin
lasten ladketarpeiden kanssa. On kuitenkin olemassa huomattava mééra sairauksia, jotka
ilmenevat aikuisilla ja lapsilla biologisesti eri tavalla, tai sairauksien maéra vaihtelee
aikuisten ja lasten valilla tai niitd esiintyy vain lapsilla. Asetuksella kdyttoon otettu
mekanismi joutuu téllaisten sairauksien yhteydessa toisinaan vastaamaan tieteellisiin,
kliinisiin ja markkinoihin liittyviin realiteetteihin.

Kyseessd on kaksiterdinen miekka. Tuore esimerkki on aikuisilla esiintyvan
kakkostyypin diabeteksen uusi aalto, joka saattaa ylikuormittaa jarjestelmas; sairauden
esiintyvyys aikuisvaestdssa on 1980-luvulta alkaen koko ajan kasvanut. Monet yritykset
ovat viime vuosina keskittyneet tdhan hoitotarkoitukseen, ja toiminta on sen vuoksi
kasvanut huippuunsa ja kehitteilld on uusia valmisteita. Tdmantyyppiset aallot johtavat
samalla lastenladkkeitd koskevien tutkimusohjelmien lisddntymiseen, vaikka hoitotarpeen
kannalta vahempikin saattaisi riittdd, silld kakkostyypin diabetes on lapsilla yha
suhteellisen harvinainen. Sairauden esiintyvyyden epasuhta aikuis- ja lapsivaeston valilla
voi my0s vaikeuttaa lapsiin kohdistuvien tutkimusten toteuttamista, koska lastenladkkeita
koskevan tutkimusohjelman tutkimuksiin ei yksinkertaisesti ehké ole saatavilla riittavasti
nuoria potilaita. Tallaisten ongelmien ratkaisemiseksi on ehdotettu, ettd yritysten olisi
tehtdva tutkimusyhteistyotd voidakseen hyddyntdd paremmin potilaiden suppeaa
joukkoa. Yritykset kuitenkin epéaroivat, erityisesti silloin, kun kyseessd on mahdollisten
lapimurtolaakkeiden kehittdminen aikuisille. Lastenldédkekomitea ei kuitenkaan voi
asettaa tarkeysjarjestykseen tietyn hoitoalan lastenlaakkeitd koskevia tutkimusohjelmia.
Usein paadytaan pattitilanteeseen, silla ainoastaan kliinisten kokeiden tulokset voisivat
tarjota lastenladkekomitealle tarvittavaa tietoa sen arvioidessa, mitka yhdisteet takaisivat
kaikkein lupaavimmat tulokset lapsilla. Lastenlddkekomitea esittdd kantansa ja
lastenlaéketta koskeva tutkimusohjelma hyvéksytdan kuitenkin yleensa ennen kuin
kyseiset tulokset ovat saatavilla, koska tutkimusohjelman tarkoituksena on nimeté ja
hyvaksyé suoritettavat tutkimukset.

Toisessa &aaripddssd ovat sairaudet, joita esiintyy ainoastaan lapsivaestdssa. Niiden
tapauksessa lastenlddkkeiden kehittdminen edellyttdd yleensd yrityksen strategista
paatostd investoida Kkyseiseen alaan kaynnissa olevista aikuisten ladkkeiden
kehittamisohjelmista riippumatta. Tdmé& koskee erityisesti harvinaisia lastentauteja, kuten
lasten syOpié.

Hyvaksyttyjen lastenlaakettd koskevien  tutkimusohjelmien analyysi  osoittaa
vakuuttavasti, ettd ne kattavat monia eri hoitotarkoituksia, joista etusijalla ovat
tartuntataudit (12 prosenttia), syOpataudit (10 prosenttia) sekd endokrinologiset ja
aineenvaihduntaan liittyvat sairaudet (9 prosenttia), mutta yksikaan hoitotarkoituksista ei
ole hallitsevassa asemassa. Tdma on kaiken kaikkiaan hyva merkki, silld se osoittaa
lastenlaakkeisiin liittyvien toimien kattavan monenlaisia sairauksia. Hyvéksyttyjen
lastenladkkeitd koskevien tutkimusohjelmien suuri maard ei kuitenkaan vélttdmatta
merkitse, ettd loppuun saatettuja tutkimusohjelmia olisi paljon. Talla hetkella loppuun
saatetuista tutkimusohjelmista suurin osa koskee immunologiaa ja reumatologiaa
(14 prosenttia), tartuntatauteja (14 prosenttia), sydan- ja verisuonisairauksia seké
rokotteita (molemmat 10 prosenttia) mutta vain 7 prosenttia koskee syOpésairauksia seké
endokrinologisia ja aineenvaihduntaan liittyvia sairauksia. Lastenladkkeitd koskevien
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hyvaksyttyjen ja loppuun saatettujen tutkimusohjelmien kehitys ei mydské&éan vélttdmatta
ole verrannollinen lastentautien esiintyvyyteen, mikd osoittaa jélleen, ettd
lastenladkkeiden kehittdmista ohjaa usein aikuisten ladkkeiden kehittdminen. Asetuksella
on vain rajalliset mahdollisuudet suunnata toimia tiettyihin hoitotarkoituksiin. Se on
tarked véline, mutta sen laadulliset vaikutukset ovat yha sidoksissa markkinavoimiin,
kasvun vauhdittajiin ja yritysten strategisiin nakemyksiin.

Lasten syOpésairauksia kaytetdan usein lasten ladketarpeita késittelevéassa keskustelussa
esimerkkind riittdmattomasta kehityksestd alalla, jolla lastenldékkeitd tarvitaan paljon
mutta néihin tarpeisiin ei ole vastattu. Vaikka syopéd on lapsilla harvinainen, se on
varhaislapsuuden jélkeen silti tarkein sairaudesta johtuva kuolinsyy huolimatta siit4, ett&
viime vuosikymmenind eloonjddmisluvut ovat joissakin sy0pétyypeissa parantuneet.

Lasten syOpasairauksia késittelevd keskustelu liittyy usein asetuksen 11 artiklassa
méaaritetyn poikkeuksen késitteeseen. Artiklan mukaan lastenlddkkeitd koskevan
tutkimusohjelman vaatimukseen voidaan tietyissa olosuhteissa myontdd poikkeus
yksittéisten la&kkeiden tai l4&keryhmien kohdalla. N&in tehddén, jos ladke ei
todenndkoisesti olisi tehokas tai turvallinen lapsivéestossa tai jos silld ei saavuteta
merkittavéd terapeuttista hyotyd kaytossd oleviin  hoitomuotoihin  verrattuna.
Poikkeuslupa myonnetddn myds, jos sairaus tai tila, jonka hoitoon laéke on tarkoitettu,
esiintyy pelkéstaan aikuisvaestossa.

Poikkeusluvan tarkoituksena on valttaa tarpeettomat ja jopa epéeettiset tutkimukset seké
rajata tasmaéllisesti velvoitteiden soveltamisala, ja sitd pidetdan tarkoituksenmukaisena
valineend. EMA myonsi vuosina 2007-2016 muutamia valmisteryhméd koskevia
poikkeuslupia ja 486 valmistekohtaista poikkeuslupaa tietyn laékkeen kayttdmiseksi
yhden tai usean sairauden hoidossa. Vaikka yleensd on asianmukaista myontda lupa
poiketa lastenldéketutkimuksia koskevista vaatimuksista, jos kohteena olevaa sairautta ei
esiinny lapsivéestdssd, ei kuitenkaan ole poissuljettua, ettd yhdisteestda voi silti olla
hyotya lapsille, vaikkakin eri sairauden hoidossa. Esimerkiksi monilla lasten sydvilla on
biologisia yhtélaisyyksia aikuisten syopasairauksien kanssa, vaikka ne esiintyvat eri
elimissa ja niita siksi yleensa pidetadn eri sairauksina. Nain ollen yritykselle saatetaan
myontad poikkeuslupa, vaikka aikuisia varten kehitetyn yhdisteen toimintamekanismi ja
sen molekulaarinen kohde saattavat olla tehokkaita myds joidenkin lasten syOpien
hoidossa.

Markkinoille on viime vuosina saatettu runsaasti innovatiivisia aikuisten syopéalaakkeita,
joista osa on lajissaan ensiluokkaisia. Ne tarjoavat tehokkaampia hoitovaihtoehtoja ja
parantavat potilastuloksia ja eloonjadamislukuja. Syopéahoidot ovat télld hetkell& suurin
uusien ladkkeiden ryhmd, myds niiden odotetun tuoton kannalta. Lisaksi niiden odotetaan
edelleen tuovan muutoksia hoitomahdollisuuksiin®.

Kaikista talla hetkelld kehitystyon loppuvaiheessa olevista ladkkeista noin neljasosa on
tarkoitettu sydpasairauksien hoitoon. Harvinaisladkeasetus on myds yksi 0soitus siita,
ettd syopélaakkeiden kehittamisestd ollaan edelleen hyvin kiinnostuneita. Sydpahoidot
kuuluvat asetuksessa useimmin nimettyihin harvinaisten sairauksien hoitoihin, ja se
osoittaa kehitystyon suuntautuvan kohdennettuihin laakkeisiin'®. Aikuisten hoidoissa

®  QuintilesIMS Institute, Outlook for global medicines through 2021, joulukuu 2016.

1% Euroopan komissio, Inventory of Union and Member States incentives to support research into, and

the development and availability of, orphan medicinal products, SWD(2015) 13.



havaittava kehitystahti ei kuitenkaan toistaiseksi heijastu lapsipotilaiden hoitoihin.
Joissakin lasten syOpdasairauksissa kaytetyimmat ladkkeet ovat peréisin 1990-luvulta,
mikali niita ylipaataan on.

Asetus on samalla vaikuttanut uusien syopalaakkeiden hyvéksymiseen ja edistanyt sita.
Lastenladkkeitd koskevissa tutkimusohjelmissa on saatu kehitettyd seitsemén eri
valmistetta, jotka tarjoavat vaihtoehtoja korkea-asteen gliooman, rabdomyosarkooman,
astrosytooman ja akuutin lymfaattisen leukemian hoitoon.

Lasten syopalaékkeita koskevat hyvaksytyt tutkimusohjelmat kattavat yli 30 erilaista
toimintamekanismia, ja tutkimusohjelmien maard (68) antaa aihetta odottaa uusia
parannuksia tulevaisuudessa. Osa hyvaksytyistd tutkimusohjelmista  perustuu
vaikutusmekanismin periaatteeseen, toisin sanoen yritys on sitoutunut lastenlddkkeiden
tutkimukseen lasten syOpien hoitoon tarkoitetusta yhdisteestd mahdollisesti saatavan
hyddyn vuoksi, vaikka sille olisi mahdollisesti myodnnetty poikkeuslupa.

Asetuksen toissijaiset vaikutukset ovat saattaneet osaltaan edistéa tata sitoutumista, silla
asetus itsessddn kannustaa yrityksid vahvistamaan asiantuntemustaan lastenldadkkeiden
kehittdmisen alalla. T&ma on saattanut vaikuttaa yritysten strategiseen paatokseen vastata
lasten ladketarpeisiin erityisesti kayttdmalla innovatiivisia koeasetelmia, kuten
koritutkimuksia, joissa yhdistettd testataan useisiin eri syopatyyppeihin. N&in saadaan
tietoa, jonka pohjalta lupaavimmat kehitteilld olevat muodot valitaan varhaisessa
vaiheessa. Lisaksi EU myoOntad syopatutkimukseen kohdennettua rahoitusta, muun
muassa Euroopan strategisten investointien rahastosta'*.

Edellda mainitut tulokset ovat vaihtelevia, ja sen vuoksi on esitetty vaatimuksia, joiden
mukaan vaikutusmekanismin periaatetta olisi hyddynnettdvda tehokkaammin ja
lains@adantoon olisi  tehtdva poikkeuslupaa koskevia muutoksia, jotta yritykset
pakotettaisiin investoimaan yh& enemmaén lasten syopélaékkeiden kehittamiseen. Tama
voisi  kuitenkin vaikuttaa lastenldadkkeitd koskevien tutkimusohjelmien kohteiden
ennustettavuuteen, ja yritykset voisivat paatya arvioimaan uudelleen koko tuotekehitysta.

EMA tarkisti vuonna 2015 paatostdan valmisteryhméé koskevasta poikkeusluvasta
vaikutusmekanismin periaatteen pohjalta ja rajoitti sen perusteella paatdksen
soveltamisalaa. Tamé& l&hestymistapa voi edistdd yhteistyota syopaladkkeitd kehittavien
yritysten kanssa. Jos yritykset haluavat edelleen kayttdd poikkeuslupaa, niiden on
toimitettava perustelut suoraan lastenldékekomitealle l&hetettdvassa hakemuksessa
(valmistekohtaisen poikkeusluvan mukaisesti). Poikkeuslupahakemuksesta huolimatta
menettelyssdé voidaan kdydd suoraa keskustelua lastenladkkeisiin  liittyvien
mahdollisuuksien esiin tuomiseksi. Yritysten on myds otettava yhteyttd komiteaan
varhaisemmassa kehitystyon vaiheessa saadakseen varmuuden asetuksen vaatimuksista.
Valmisteryhmaéd koskevan poikkeusluvan tarkistuksen vaikutuksia on silti arvioitava
my6hemmin, koska kolmivuotinen siirtymédkausi ei ole vield pdaattynyt, mutta
ldhestymistapa saattaa saada yrityksilta lakisaateisia maarayksia paremman tuen.

Toistaiseksi ei myodsk&dédn ole téysin selvdd, miksi yritykset eivat hyoddynna
harvinaisladkeasetuksessa myonnettyja etuja lasten sydpéasairauksien yhteydessa samalla
tavoin kuin aikuisten syopien yhteydessa. Hyvin monet uusista aikuisten syopélaékkeista

1 https://ec.europa.eu/commission/news/investment-plan-europe-eib-grants-financing-apeiron-2017-aug-
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on kehitetty harvinaisladkeasetuksen kannustamina, kun taas lasten syopiin silla ei ole
ollut samanlaista vaikutusta, vaikka niita kaikkia voidaan pitdé harvinaisldakeasetuksessa
tarkoitettuina harvinaisina sairauksina.

5. VAIN LAPSILLE TARKOITETTUJEN LAAKKEIDEN KEHITTAMISEN EDISTAMINEN

Asetuksen myonteiset vaikutukset ja sen aiheuttama ajatustavan muutos nakyvat
parhaiten siind, ettd lastenldédkkeiden kehittdminen on siséllytetty osaksi uusien
ladkkeiden yleista kehittdmistd. Vaikutukset eivat ole yhtd selvid kehitettdessé vain
lapsille tarkoitettuja ladkkeitd tapauksissa, joissa niitd ei johdeta aikuisten ladkkeistd,
vaan yritys pyrkii kehittdmaan ainoastaan lapsille tarkoitetun ladkkeen tietyn lastentaudin
hoitoon.

Saatavilla olevat tiedot eivat sisalla riittavasti ndyttda varmojen péatelmien esittamiseksi.
Jotkut katsovat kuitenkin, ettd lastenldékkeitda koskevan tutkimusohjelman edellyttdma
menettely monimutkaistaa entisestddn vain lasten hoitoon tarkoitettujen valmisteiden
kehittdmistd ja mahdollisesti pidentdd kehittdmiseen tarvittavaa aikaa. Vaikka EMA ja
lastenlddkekomitea voivat yha tarjota hyodyllistda opastusta ja varmistaa, ettd
kehittdmisessd otetaan huomioon kaikki asiaankuuluvat lapsivéeston alaryhmat,
vaikutukset ovat huomattavasti vahdisemmat kuin aikuisten l&&kkeisiin perustuvassa
kehittdmisessd. Yritykset ovat siksi saattaneet ainakin asetuksen voimassaolon
ensimmdisind  vuosina  asettaa  etusijalle  aikuisten  la&kkeisiin liittyvia
lastenlaékehankkeita sellaisten hankkeiden sijasta, jotka koskevat vain lapsille
tarkoitettuja ladkkeitd, ja varmistaneet néin, ettd hanke saadaan pé&atokseen ajoissa.
Vaikka tilanne voi ajan mittaan muuttua erityisesti harvinaisten lastentautien osalta,
vaikuttaa siltd, ettd olisi ymmarrettdvd paremmin harvinaisladkeasetuksen ja
lastenlddkeasetuksen yhteisvaikutusta ja niiden keskindista vastaavuutta, jotta voidaan
arvioida kyseisten sdadosten tarjoamaa lisdarvoa vain lapsilla esiintyvien sairauksien
hoidossa.

Asetuksella pyritdéan hyoddyttdmaén vain lapsille tarkoitettujen ladkkeiden kehittdmisessa
erityisesti yhtd ryhmad, mutta tdhan saakka siiné ei ole onnistuttu. Asetuksella otettiin
kayttoon lastenladkkeen myyntilupa. Lastenlddkkeen myyntiluvan (30 artikla) térkein
tavoite on tukea olemassa olevien, patenttisuojaamattomien yhdisteiden tutkimusta ja/tai
auttaa muuttamaan tunnettu kayttoaiheesta poikkeava kéayttd hyvaksytyksi kaytoksi, joka
voidaan myyntiluvan avulla tehda turvallisemmaksi ja rajata paremmin. Lastenldékkeen
myyntilupa takaa valmistajalle hyvaksymisen jalkeen kymmenen vuoden pituisen
markkinointia koskevan suoja-ajan, jonka aikana markkinoille ei voida saattaa ladkkeen
geneerisié kopioita.

Lastenlddkkeen myyntilupia on t4hdn mennessa myonnetty vain kolme. Maaré on selvasti
odotettua vdhemmén ottaen huomioon, ettd EU on myontdnyt seitsemannesta
puiteohjelmasta kohdennettua tukea patenttisuojaamattomille laakkeille useiden vuosien
ajan. Vaikka EMA hyvéksyi lastenladkkeen myyntilupia varten yli 20 tutkimusohjelmaa,
on edelleen epdvarmaa, kuinka monta niist4 saatetaan koskaan p&atokseen ja kuinka
monen pohjalta markkinoille tuodaan uusia tuotteita.

Komissio ja EMA pyrkivat vuonna 2014 lis&dmaan kiinnostusta toteamalla, -ettei
lastenlddkkeen myyntilupaa varten toteutettavan tutkimusohjelman valttamatta tarvitse
kattaa kaikkia ikaryhmid, mutta vaikutus on toistaiseksi ollut véhainen. Vaikka yritykset
voivat tdman ansiosta keskittda tutkimuksensa sellaisiin lapsivaestén alaryhmiin, joissa
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sairautta esiintyy yleisimmin, vaarana on, ettd kohdevéesto ja odotettu tuotto supistuvat
entisestaan.

Lastenladkkeen myyntilupaan liittyvat ongelmat ovat samat kuin milld tahansa muulla
jarjestelylld, jolla yrityksid kannustetaan investoimaan lisatutkimuksiin, jotka koskevat
tunnettuja, markkinoilla jo pitkdan olleita yhdisteitd (mukauttaminen). Laakkeiden
kehittajat pelk&éavat, etta lastenlddkkeen myyntilupa ei valttaméattad estd laé&kéareitd
kayttamasta edelleen alemmilla kustannuksilla samaa tehoainetta siséltavia kilpailijoiden
tuotteita, jotka on hyvéksytty muita kdyttOaiheita varten, tai apteekkeja korvaamasta
l4&ketta edullisemmilla lddkemuodoilla. Liséksi kansallisten
terveydenhuoltojdrjestelmien maksajat ovat yleensd haluttomia maksamaan lisdhintaa
tallaisista tuotteista.

Kun otetaan huomioon téall4 hetkelld hyvaksyttyjen lastenldékkeen myyntilupien
vahédinen maarg, ei ole mahdollista tarkistaa, onko kyseiset riskit ndytetty toteen, eika
my0ské&an arvioida palkkiona myonnetyn lastenladkkeen myyntiluvan taloudellista arvoa.
Vaikka saatavilla olevat tiedot osoittavat, ettd lastenlddkkeen myyntiluvan perusteella
hyvaksytyt valmisteet ovat saaneet myonteisid korvauspaatoksia useissa jasenvaltioissa ja
ettd ne ovat liiketaloudellisesti kannattavia, ne voivat olla vain poikkeustapauksia, jotka
johtuvat pikemminkin valmisteiden erityispiirteistd kuin ainoastaan lastenlaakkeen
myyntiluvasta.

Tama osoittaa, ettd lastenladkkeen myyntiluvan kaupalliseen menestykseen vaikuttavat
monet tekijat, joita tuskin voidaan kasitelld EU:n tasolla. Ne edellyttavat paatoksentekoa
kansallisella tasolla prosessin loppuvaiheessa, eikd se kuulu unionin oikeuden
soveltamisalaan. Lainsédadénndlliset kannustimet eivat voi korvata taloudellista
menestystd. On my6s ehdotettu, ettd lastenlddkkeen myyntilupa saattaisi toimia
tapauksissa, joissa edellytetddn erityisesti lapsille sopivia valmistemuotoja tai
annostuksia, mutta vaikka tdma olettamus toimiikin teoriassa, kokemus on osoittanut,
ettei lastenladkkeen myyntilupaa koskeva pakkausmerkintd esta tdysin laékéreita
madradmasta edelleen muita kuin lasten hoitoon mukautettuja valmisteita.

6. LASTENLAAKKEIDEN KUSTANNUKSET

Asetus lisdd entisestadn laakeyritysten taakkaa, silla siind kehotetaan yrityksia
suorittamaan lastenladéketutkimuksia, joita ne eivat ehka olisi muuten suorittaneet. Tama
edellyttdd lisdinvestointeja ja vaatimusten noudattamisen valvontaa. Asetuksessa tdma
velvoite kuitenkin liitetddn palkkiojarjestelméén, jotta yritykset voisivat saada
yliméaraiset alkuvaiheen kustannukset takaisin suoja-aikojen pidentdmisen avulla. EU:n
jarjestelma eroaa tdssa mielessa Yhdysvalloissa kéytossd olevasta jarjestelméstd, jossa
Yhdysvaltain elintarvike- ja ld&keviraston (FDA) lastenldékkeitd koskevien vaatimusten
noudattamisesta ei myénneta palkkioita lukuun ottamatta tapauksia, joissa yritys sitoutuu
vapaaehtoisesti suorittamaan lisdtutkimuksia FDA:n kirjallisen pyynnon jalkeen.

Palkkio annetaan sen jalkeen, kun lastenladkkeitd koskeva tutkimusohjelma on saatu
paatokseen ja sen tulokset ovat nadhtdvissa vastaavassa myyntiluvassa. Yritys on
oikeutettu palkkioon, vaikka lastenldaketutkimusten tulokset eivét lopulta tukisikaan
yhdisteen kayttoéd lastenladkkeend, koska silla on tarkoitus palkita itse tutkimus eika
tiettya tutkimustulosta. Asetuksessa tehdadn ero kahden tarkeimmén palkkion eli
lisdsuojatodistuksen ja harvinaisladkkeeksi madarittelyn valilla. Ne ovat toisensa
poissulkevia ja palvelevat eri tarkoituksia, mutta ne molemmat viivyttavat kilpailijoiden
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valmisteiden tuloa markkinoille. Sen vuoksi palkkioiden seurauksena saatavan lisatuoton
maksavat loppujen lopuksi kansallisten terveydenhuoltojarjestelmien maksajat ja/tai
potilaat, silld yhteiskunta ei markkinayksinoikeuden pidennettynd kestoaikana hyddy
kilpailun lisd&ntymisesta ja hintojen alenemisesta.

Yritys voi asetuksen 36 artiklan mukaan saada kuuden kuukauden jatkoajan
lisdsuojatodistuksen voimassaoloon. Lisdsuojatodistukset ovat itsendisid sui generis
-oikeuksia, jotka ovat sidoksissa peruspatentin olemassaoloon. Ne korvaavat patentin
haltijalle myyntiluvan saamiseen kuluvan pitkdhkon ajanjakson, jonka aikana patentin
omistaja ei voi hyddyntdd patenttia kaupallisesti. Lis&suojatodistuksella taataan sen
vuoksi patenttioikeutta muistuttava asema, jonka kesto vaihtelee (nollasta viiteen vuotta).
Tata kestoaikaa jatketaan lisdsuojatodistusta koskevalla palkkiolla tai se voidaan muuttaa
positiiviseksi, jos se on aikaisemmin ollut negatiivinen'?. On kiinnostavaa huomata, etta
lainsdataja paatti  kayttdd valmisteen patenttiasemaan  liittyvdd  ulkopuolista
palkkiojarjestelmé&d sen sijaan, ettd olisi kaytetty s&&ntelytietojen suojaa koskevaa,
erityisesti laékkeisiin liittyvaa palkkiojarjestelméaa.

Harvinaisladkkeeksi maéadrittelyd koskevalla palkkiolla (37 artikla) tarkoitetaan
harvinaisladkkeeksi madritellyn ladkkeen markkinayksinoikeuden keston jatkamista
kahdella vuodella 12 vuoteen. Harvinaisladékkeille tarkoitetun palkkion kayttdonottoon
oli yhtend syyna se, ettd asetusehdotusta kasiteltdesséd suurin osa harvinaislaékkeiksi
madritellyistd valmisteista oli patenttisuojaamattomia. Sen vuoksi tuntui asianmukaiselta
tarjota vaihtoehtoinen palkkio sen varmistamiseksi, ettd myods harvinaisladkkeiden
valmistajilla voi olla mahdollisuus saada korvausta.

Asetuksen jarjestelmd perustuu olettamukseen, ettd valmisteille, joihin sovelletaan
vaatimusta lastenldékkeitd koskevan tutkimusohjelman tdytdntéonpanosta, voitaisiin
myontdd palkkio sen jalkeen, kun lastenladkkeen kehittdminen on saatu paatokseen.
Kaikki yritykset eivat kuitenkaan todellisuudessa voineet saada palkkiota. Luvut
osoittavat, ettd loppuun saatetuista tutkimusohjelmista vain 55 prosentille on téhén
mennessd myonnetty palkkio. Useimmissa tapauksissa kyse oli lisdsuojatodistuksen
voimassaolon jatkamisesta. Muutamissa tapauksissa oli myonnetty harvinaisladkkeille
tarkoitettu markkinayksinoikeus. Vaikka palkkioita saavien valmisteiden osuuden
odotetaankin ajan mittaan kasvavan, kun yritykset alkavat suunnitella paremmin ja
aikaisemmassa vaiheessa lastenldékkeitd koskevaa tutkimustyOtddn, onnistumisaste
nousee tuskin koskaan 100 prosenttiin.

6.1. Lisasuojatodistusta koskeva palkkio

Lisasuojatodistuksen keston pidentdmistd pidetddn usein kaikkein arvokkaimpana
palkkiona. Yli 40 ld&kkeelle oli wvuoden 2016 loppuun mennessdé myonnetty
lisdsuojatodistusta koskeva palkkio, ja yritykset hakivat vastaavia todistuksia
kansallisella tasolla. Kymmenen viime vuoden aikana myodnnettyjen lisdsuojatodistusten
kestoajan pidennysten maara (yli 500) osoittaa, etta yrityksille myodnnetédan usein palkkio
jasenvaltion patenttivirastosta, josta ne ovat sitd hakeneet. Tama viittaa siihen, ettd
palkkiojarjestelméa toimii hyvin.

12 Euroopan unionin tuomioistuin asiassa C-125/10 Merck Sharp & Dohme vastaan Deutsches Patent-

und Markenamt, ECLI:EU:C:2011:812.

12



Seurauksena on kuitenkin ongelmia ja tehottomuutta, kun kaytetadan toiseen saadokseen
perustuvaa ulkopuolista palkkiojérjestelméa. Lis&suojatodistukset ovat esimerkiksi
kansallisia palkkioita, mika merkitsee, ettd niiden pidentdminen on myodnnettdva sen
jasenvaltion patenttivirastossa, jossa lisdsuojatodistus on myoénnetty, ja siksi menettelya
pidetdén toisinaan tarpeettoman monimutkaisena.

Lis&suojatodistuksen keston pidennystd on lisdksi haettava kaksi wvuotta ennen
todistuksen voimassaolon paattymistd. Joissakin tapauksissa yritykset menettivat tdman
vuoksi palkkionsa, silla ne eivét saaneet tutkimusohjelmaa ajoissa paatokseen. Toisaalta
méérdaika kannustaa yrityksid nopeuttamaan lastenldékkeiden tutkimusta ja takaa, etta
geneerisid ladkkeita valmistavat kilpailijat saavat tietda riittdvan ajoissa suoja-ajan
mahdollisesta pidentdmisestd, joka saattaa vaikuttaa geneeristen kopioiden markkinoille
saattamiseen.

Lisdasuojatodistusasetusta arvioidaan parhaillaan komission aloitteesta Vvélineen
hyddyllisyyden  selvittamiseksi'®.  Arvioinnin  tuloksia ja niiden vaikutuksia
lisdsuojatodistusjarjestelman tulevaisuuteen ei vield tunneta, mutta tulosten odotetaan
valmistuvan  tulevina  kuukausina. ~ Mahdollisella  nykyaikaistamisella  tai
uudelleenmitoittamisella  saatetaan  osittain  korjata  lisdsuojatodistusjarjestelman
tehottomuutta, mutta ne voivat vaikuttaa my6s suoraan lastenldékkeiden
palkkiojarjestelmén toimintaan ja siten myos asetukseen itseensa. Sen vuoksi arvioinnin
tulokset on otettava huomioon kaikissa asetusta koskevissa poliittisissa paatoksissé.

Lisésuojatodistusta koskevien palkkioiden rahallinen arvo riippuu suurelta osin tietyn
valmisteen kokonaistuotosta sen jakson aikana, jona valmiste on suojattu
lisasuojatodistuksella. Kilpailu geneeristen ladkkeiden kanssa siirtyy myéhemmaksi koko
valmisteen (my0s aikuisvdestolle tarkoitetun ladkkeen) osalta, mink& ansiosta
myyntiluvan haltija saa lisatuottoa pidemman aikaa. Laadkkeiden myyntihuippu on
aiemmin osunut tah&n ajanjaksoon. Uudet markkinasuuntaukset voivat kuitenkin
lyhentdd tuottoaikaa. Tietyn valmisteen asema markkinoilla saattaa ajan mittaan
heikentyd, kun samaan ldakeryhmaén kuuluvia uusia innovatiivisia valmisteita saatetaan
markkinoille.

Jotta voitaisiin arvioida yritysten palkkiosta saamaa taloudellista hyotyd, ensin on
madritettdva kustannukset, joita yrityksille aiheutuu tutkimusohjelmavaatimuksen
noudattamisesta. Komission teettdman ulkoisen tutkimuksen** mukaan asetus aiheuttaa
koko alalle arviolta yhteensd 2,1 miljardin euron kustannukset vuodessa. Tamé luku on
johdettu 85 todellisen tutkimusohjelman pohjalta. T&K-kustannukset ovat keskiméaéarin
yhteensa 18,9 miljoonaa euroa jokaista lastenldékkeita koskevaa tutkimusohjelmaa
kohden, ja kukin tutkimusohjelma sisaltdd keskimaarin kolme Kkliinista tutkimusta.
Taman lisaksi yrityksille aiheutuu noin 720 000 euroa muita kustannuksia alkuperdisen
lastenladkkeitd koskevan tutkimusohjelman toimittamisesta ja my6éhemmin tehtévistd
muutoksista.

Vaikka edelld esitetyt keskiarvot perustuvat suhteellisen suureen otokseen, yli- tai
aliarvioinnin riskia ei voida kuitenkaan kokonaan sulkea pois. Keskiarvoihin perustuvat
arviot merkitsevat lisaksi, ettd hajontaa esiintyy, erityisesti kliinisten kokeiden (vaiheet 11

B PO GROW, Optimising the Internal Market’s industrial property legal framework relating to

supplementary protection certificates (SPC) and patent research exemptions, 16.2.2017.
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ja 1) kustannuksissa, joiden osuus T&K-kustannuksista on suuri®. Luvut osoittavat
kuitenkin, ettd asetuksen alalle aiheuttamat lisdkustannukset lisddvat vain vahan
ladkkeiden kehittamisen kokonaiskustannuksia.

Analyysissa kaésiteltiin erityisesti kahdeksaa l|&&kettd, joiden perusteella kyseisid
kustannuksia verrattiin lisdsuojatodistusta koskevan palkkion arvoon. Niihin sisaltyi
valmisteita, joiden lisdsuojatodistuksen voimassaoloaikaa oli pidennetty ja joiden suoja
paéttyi ennen vuoden 2014 loppua. Otos on luonnostaan melko pieni, koska valmisteista,
joita koskeva tutkimusohjelma on saatettu paatokseen, vain vahainen osa on menettanyt
markkinayksinoikeutensa ja voi siten tarjota tietoa kyseisen menetyksen vaikutuksista
tuottoon. Vaikka kyseisid valmisteita koskevia lukuja on ehka tulkittava varoen, kun
otetaan huomioon, ettd yritykset ovat aiempina vuosina saattaneet asettaa etusijalle
valmisteita, joiden arvioitu lisésuojatodistuksen voimassaolon jatkamisesta saatava tuotto
oli suurin, ne tarjoavat kiinnostavia nakokulmia palkinnon taloudellisen arvoon, kun
verrataan todellista tuottoa tilanteessa, jossa lisésuojatodistuksen voimassaoloa on
jatkettu, hypoteettiseen tuottoon ilman kyseisen voimassaolon jatkamista.

Tiedot osoittavat, ettd markkinayksinoikeuden lakattua merkkildakkeiden hinnat alkavat
usein laskea ensimmaisen vuosineljdnneksen aikana, mutta vah&isessd mittakaavassa
(enintdén 20 prosenttia), ja jatkavat sitten edelleen laskuaan. Valmisteiden ja maiden
valilla on huomattavia eroja, jotka todennakdisimmin liittyvat tietyn ladkkeen
markkinoiden kilpailukykyyn ja/tai geneeristd substituutiota kannustaviin kansallisiin
politiikkoihin, ja niiden seurauksena lisédsuojatodistuksen voimassaolon jatkamisen
taloudellinen arvo vaihtelee suuresti, kun tarkastellaan sen osuutta kokonaistuotosta (10—
93 prosenttia). Kyseisten valmisteiden yhteydessa lisasuojatodistusta koskevan palkkion
korjattu taloudellinen arvo on yhteensd 926 miljoonaa euroa. Osa tuotosta on suunnattu
erityisesti joihinkin otoksen siséltamiin lapimurtovalmisteisiin.

Vaikka tatd lukua voidaan verrata tutkimusohjelmakohtaisesti laskettuihin
keskimaardisiin  T&K-kustannuksiin (18,9 miljoonaa euroa), yksityiskohtaisemmassa
lahestymistavassa voidaan tarkastella kahdeksan valmisteen tuotekohtaista kustannus—
hyotysuhdetta. Tdassd tapauksessa hyotyd, jota lastenldadkkeiden tehokkaamman
kehittdmisen arvioidaan tuottavan yhteiskunnalle ja lasten terveydelle, verrataan
kustannuksiin, joita yhteiskunnalle aiheutuu yrityksen palkkiojérjestelméan kautta
saamasta pidennetystd monopoliasemasta.

Tamantyyppinen vertailu on luonteeltaan kokeileva, silld siind joudutaan maarittdmaan
rahallinen arvo myonteisille vaikutuksille, joilla tarkoitetaan lasten hoidon tehostamista
ja laékkeiden alkuperéistarkoituksesta poikkeavan kdyton vahenemistd, seké ladkkeiden
mahdollisille  haittavaikutuksille. Taloudellisessa tutkimuksessa esitetyn mallin
perusteella kahdeksasta valmisteesta kahdella on terveysjarjestelmien kannalta katsottuna
erittain edullinen kustannus—hyotysuhde, kun se lasketaan kymmenen vuoden pituisen
jakson ajalta. Toisin sanoen yhteiskunnalle ja terveydelle koituva rahallinen hydty on
monopoliaseman pidentdmisesta johtuvia yliméaraisia kustannuksia suurempi. Kaikkien
muiden valmisteiden kustannus—hyétysuhde oli epdedullinen kymmenen vuoden aikana.
Tama koski erityisesti valmisteita, joita koskeva tutkimusohjelma ei johtanut uuden
lapsia koskevaa kayttoaiheen hyvaksymiseen. Vaikka onkin edelleen hyodyllista
varmistaa, ettei tiettyd aikuisten la&ketta pitdisi kéayttad lasten hoidossa, téllaisen tiedon
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taloudellinen arvo on paljon pienempi verrattuna valmisteisiin, jotka tarjoavat
lapsipotilaille uusia hoitovaihtoehtoja.

Edella esitettyja tuotekohtaisia tuloksia on ehka kuitenkin arvioitava uudelleen sellaisten
valmisteiden osalta, joita varten yritykset joutuivat toteuttamaan lastenladkkeité koskevan
tutkimusohjelman mutta joille ei myonnetty palkkiota kyseisend ajanjaksona (noin
45 prosenttia). Niiden perusteella saatiin kdyttéon arvokasta tietoa lastenladkkeistad ilman,
ettd yhteiskunta olisi joutunut osallistumaan monopoliaseman pidentdmisesté johtuviin
kustannuksiin. Jos kyseiset valmisteet lasketaan mukaan, tulokset paranevat, mutta
kustannus—hyd6tysuhde on silti negatiivinen.

Asetuksella voi lisaksi olla taloudellisia heijastusvaikutuksia, jotka ovat seurausta uusien
ja parempien laakkeiden kehittdmiseen suunnattujen T&K-investointien lisddmisesta. Ne
kannustavat tekem&én uusia investointeja ja edistavat tyopaikkojen luomista, kasvua ja
eri alojen valista innovatiivista toimintaa. VVarovaisen arvion mukaan 2,1 miljardin euron
suuruinen vuotuinen investointi lastenlddkkeiden tutkimukseen ja kehittdmiseen voisi
kymmenessd vuodessa tuottaa yhteiskunnalle yhteensa noin 6 miljardia euroa®®. Taman
arvion mukaan yhteiskunnan saama hyoty on merkittdvasti lisdsuojatodistuksen
jatkamisen taloudellista arvoa suurempi, minkd perusteella voidaan olettaa, ettd
yhteiskunnan asetuksesta saama rahallinen hydty on monopoliaseman pidentdmisesta
aiheutuvia kustannuksia suurempi.

6.2.  Harvinaisladkkeeksi maarittely

Tahan mennessa seitsemalle valmisteelle on myonnetty harvinaisladkkeille tarkoitettu
palkkio, joka koskee markkinayksinoikeuden jatkamista kahdella lisavuodella.
Ensimmaisen kerran se myonnettiin vuonna 2014. Joissakin tapauksissa yritykset ovat
kuitenkin vapaaehtoisesti peruuttaneet valmisteen harvinaislaakkeeksi maarittelyn, jotta
se voisi saada lisésuojatodistusta koskevan palkkion. Tahan saattaa olla syyné se, etta
lisdsuojatodistusta koskeva palkkio suojaa tietyn yhdisteen koko tuoteryhmaé
kayttoaiheesta riippumatta, kun taas harvinaisladkkeille tarkoitetulla palkkiolla suojataan
vain harvinaisten sairauksien hoitoon tarkoitettuja valmisteita. Jos laékkeelld hoidetaan
sekd tavallisia ettd harvinaisia sairauksia, lisdsuojatodistukselle mydnnettdvan kuuden
kuukauden jatkoajan tuotto voi sen vuoksi olla suurempi kuin tuotto, joka saadaan
harvinaisladkkeen markkinayksinoikeuden kahden lisdvuoden aikana.

Yksi vaikuttava tekija voi olla se, ettd yhda useammat hiljattain hyvéksytyt
harvinaisladkkeet ovat patenttisuojattuja (talla hetkelld yli 90 prosenttia), mikd on
myonteistd, silld se osoittaa, ettd harvinaisladkeasetuksella kayttdon otettu jarjestelma
houkuttelee uusiin tutkimuksiin perustuvia innovatiivisia valmisteita. Toisaalta se tuo
esiin  kyseisen palkkion heikkouden, silla palkkio on suunnattu lahinna
patenttisuojaamattomille ladkkeille, eika siihen sisally joustomahdollisuutta, jonka avulla
yritykset voisivat sailyttad valmisteen harvinaisladkeaseman, vaikka ne valitsisivat
lisdsuojatodistusta koskevan palkkion.

Tdassa vaiheessa ei voida ilman lisdtutkimuksia arvioida harvinaislaakkeelle tarkoitetun
palkkion taloudellista arvoa samansuuruisen otoksen perusteella kuin lisdsuojatodistusta
koskevaa palkkiota, kun otetaan huomioon, ettd useimmat ladkkeet ovat yha suojattuja.
Markkinayksinoikeuden menetyksen todellista vaikutusta tuottoon ei sen vuoksi ole

16 Technopolisin tutkimus, luku 6.
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mahdollista analysoida. Ei esimerkiksi ole varmuutta siitd, ettd geneerisida laakkeita
saapuisi markkinoille yht& nopeasti kuin muiden kuin harvinaisladkkeiden tapauksessa tai
lainkaan, kun otetaan huomioon sairauden harvinaisuus ja merkityksellisten
markkinoiden pienuus. Taloudellisen arvon arvioinnissa voidaan kuitenkin kayttaa
samantyyppistd taloudellista mallia kuin laskettaessa lisdsuojatodistusta koskevan
palkkion arvoa. Tarkeimpané erona on se, etta jatkoajan pituus on kaksi vuotta eika kuusi
kuukautta.

7. TAYTANTOONPANON PARANTAMINEN

Asetuksessa annetaan EMAIlle ja sen lastenlddkekomitealle ensisijainen vastuu
lastenlaékkeitd koskevien tutkimusohjelmien, lykkaysten ja poikkeuslupien késittelysta.
EMAIlla on néin ollen tarked rooli asetuksen tdytdntoonpanossa. Taytantéonpanon
ensimmaisista vuosista on pyritty ottamaan opiksi ja tutkimusohjelmien lausuntoja on
yksinkertaistettu, jotta muutoksiin olisi vdhemmaén tarvetta, jos ohjelmaa ei muokata
merkittdvasti. Nama toimet ovat auttaneet vahentdmé&an muutosten kokonaismaara,
vaikka luvut osoittavat, ettd kutakin lastenlddkkeitd koskevaa tutkimusohjelmaa
muutetaan keskimadrin ainakin kerran. Tavallisimpia muutosten syitd ovat méaraajat
(43 prosenttia) ja tutkimukseen ilmoittautuneiden lasten mééra (14 prosenttia).

Lastenladketta koskevan tutkimusohjelman muotoa ja siséltda koskevia komission ohjeita
tarkistettiin vuonna 2014, ja niihin sisallytettiin toimenpiteitd tutkimusohjelmien
hyvaksymisprosessin tehostamiseksi. EMA jarjesti lisaksi yritysten kanssa vuonna 2015
varhaista vuorovaikutusta edistavid kokouksia, jotta lastenlddkkeisiin liittyvét tarpeet
otettaisiin huomioon varhaisessa vaiheessa ladkkeitd kehitettdessd. Taman kokemuksen
pohjalta arvioidaan talla hetkelld uudelleen ajatusta kehittdmiseen liittyvista,
hankelahtoisistd keskusteluista, joissa voitaisiin kasitella asianmukaista ajoitusta ja
lastenlaakkeisiin liittyvien toimien siséllyttamista yleiseen ladkkeiden kehittdmiseen.

EMAN Kkoordinointitydssa keskeistd on pyrkid varmistamaan, ettd valmisteista
keskustellaan ja tietoja vaihdetaan eri komiteoiden ja tydryhmien vaélilld niiden
toimivaltuuksien puitteissa. Lastenladkkeiden kehittdmisen alalla tdma koskee erityisesti
lastenladkekomitean yhteistydtd muiden tieteellisten komiteoiden tai neuvoa-antavien
tyoryhmien kanssa. Parannustoimia toteutetaan jatkuvasti, jotta tallainen yhteisty6 olisi
mahdollista.

Eri alueiden valisen yhteistyon lisddmiseksi perustettiin vuonna 2007 keskustelufoorumi,
jossa vaihdetaan saannéllisesti tietoja l&hinna teleneuvotteluissa (lastenldédkeryhmaé). Sen
jasenid ovat muun muassa Yhdysvaltain elintarvike- ja la&kevirasto sekd EMA. Ryhméaan
ovat myohemmin liittyneet Japanin ladkkeista ja ladkinnallisista laitteista vastaava virasto
(PMDA) ja Kanadan terveysministerid (Health Canada) seka tarkkailijana Australian
TGA-virasto (Therapeutic Goods Administration). EMA ja FDA ottivat vuonna 2013
kayttdon niin sanotut yhteiset selvitykset lastenladkkeiden kehittdmissuunnitelmista,
jotka on toimitettu sekd EMAIlle ettd FDA:lle ja jotka molemmat virastot sen vuoksi
tarkistavat. Vaikka virastojen valiset selvitykset ja keskustelut ovat epéavirallisia ja ei-
sitovia, niiden avulla on onnistuttu lahentdmadn nékemyksia ja vélttdmaan
lastenladkkeiden kehittdmisohjelmille asetettavat ristiriitaiset vaatimukset.

7 Lastenladkettd koskevan tutkimusohjelman hyvaksymista tai muuttamista koskevien hakemusten
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Ladkkeiden kehittamisen keskeisten nékokohtien kasitteleminen on kuitenkin yha
haasteellista EMAIle, sen lastenladkekomitealle ja yrityksille, silld kaikkia tietoja ei viel&
ole saatavilla ja keskustelut perustuvat yha oletuksiin ja véhaisiin tietoihin. Taméa pitaa
erityisesti paikkansa, kun otetaan huomioon, etta lastenladkkeiden
kehittdmissuunnitelmien yhtené tavoitteena on saada oikeusvarmuus
sééantelyviranomaisten yrityksiin kohdistamista odotuksista. Toisaalta lastenld&kkeiden
kehittdminen voidaan sisallyttdd saumattomasti ladkkeiden yleiseen kehittdmiseen vain
varhaisen suunnittelun avulla sen sijaan, ettd se otettaisiin huomioon jélkikateen. Tdman
pitdisi periaatteessa johtaa myo0s kannattavampaan ja tehokkaampaan tutkimus- ja
kehitystyohon, silld nédin voitaisiin esimerkiksi harkita lapsipotilaiden (esimerkiksi
nuorten) ottamista mukaan aikuisvéestossa tehtaviin tutkimuksiin ja varhaisiin
lddkemuotojen kehittdmissuunnitelmiin, mik& vahentaisi kehittdmisen
kokonaiskustannuksia.

8. LAPSIA KOSKEVIEN KLIINISTEN KOKEIDEN LISAAMINEN

Asetuksella pyritddn varmistamaan, ettd l&&kkeiden laadusta, turvallisuudesta ja
tehokkuudesta saadaan ndyttdd ennen kuin niitd kaytetddn lapsivdestossd. Lapsia
koskevia Kliinisid tutkimuksia joudutaan tdman vuoksi tekemdan enemmaén ennen
la&kkeiden hyvéksymistd. Saatavilla olevat luvut osoittavat tutkimusten maaran
kasvaneen huomattavasti. Lapsia koskevien Kkliinisten kokeiden osuus kasvoi EU:n
Kliinisten  tutkimusten tietokannassa (EudraCT) 50 prosentilla 8,25 prosentista
12,4 prosenttiin vuosina 2007-2016. Tah&n mennessa laiminlyotyja lasten alaryhmia
koskevien tutkimusten m&arda on myds lisdantynyt huomattavasti. Ennen asetusta ei
ladkkeita kehitettédessa tehty juuri lainkaan vastasyntyneisiin kohdistuvia tutkimuksia.

EU:n lainsd&ddannolla voidaan yleensa ottaen varmistaa hyvin, ettd lastenladkkeitd
koskeva tutkimustyd on tieteellisesti patevad ja eettisesti hyvéksyttdvaa. EMAN
lastenlddkekomitea tarkastelee nditd seikkoja arvioidessaan lastenlddkkeitd koskevia
tutkimusohjelmia, mutta niita kasittelevat myds kansalliset eettiset komiteat ja
sééantelyviranomaiset, jotka vastaavat yksittdisten kliinisten kokeiden hyvéksymisesté.

Asetus on edistanyt asiantuntijoiden keskustelua lapsiin kohdistuvien tutkimusten
optimaalisesta suunnittelusta. T&ssd yhteydessd on kaynnistetty hyvien kaytant6jen
vaihtoa koskevia aloitteita ja laadittu uusia tieteellisid ohjeita. Suunnitteluun on
vaikuttanut myo6s tutkimusverkostojen verkoston perustaminen EMAnN yhteyteen (Enpr-
EMA)®. Enpr-EMA on menestyksekkaan tyonsa ansiosta laajentunut nyt Euroopan
ulkopuolelle, ja siihen on rekisterditynyt amerikkalaisia, kanadalaisia ja japanilaisia
kansallisia ja monialaisia verkostoja.

Asetuksella on myo6s kannustettu kehittdmaéan edelleen innovatiivisia tutkimusratkaisuja
sekda mallintamis- ja simulointisuunnitelmia tutkimuksissa tarvittavien osallistujien
maarén supistamiseksi. Liséksi asetus on kiinnittdnyt huomion keskusteluun siitd,
minkalainen rooli lapsilla pitdisi olla tutkimusta koskevassa paatoksenteossa. Aloitteet
koskevat esimerkiksi nuorten neuvoa-antavien ryhmien perustamista, potilaille ja
vanhemmille suunnattujen, Kliinisia tutkimuksia koskevien tietojen kasittelyd seka
kaytannon kysymyksié, kuten suostumuslomakkeita.

8 Euroopan laakeviraston lastenlaaketutkimusta kasitteleva eurooppalainen verkosto.
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Lapsia koskeviin tutkimuksiin siséltyy silti yha erityisida haasteita. Esimerkiksi
rekrytointiongelmat viivéstyttavat usein tutkimusten suorittamista ja loppuun saattamista.
Lapsiin kohdistuvat tutkimukset ovat usein myds monikeskustutkimuksia, joissa on
toisinaan vain muutamia potilaita tutkimuspaikkaa kohden. Tdma voi aiheuttaa
toiminnallisia haasteita, jotka liittyvdt muun muassa tarvittavan henkiloston ja
asiantuntemuksen séilyttdmiseen tutkimuspaikassa. Innovatiivisia ladkkeitd koskeva
aloite on EU:n rahoittama julkisen ja yksityisen sektorin kumppanuushanke, ja sen
yhteydessd kaynnistettiin vuoden 2016 lopussa hanke lapsiin kohdistuvien Kliinisten
tutkimusten infrastruktuurin tukemiseksi. Hankkeessa luodaan lapsiin kohdistuvia
kliinisia tutkimuksia kasitteleva Euroopan laajuinen verkosto™.

Lisdksi Euroopan komissio tukee d&skettdin kaynnistaméalld&n eurooppalaisia
osaamisverkostoja koskevalla aloitteella® virtuaalisia verkostoja, jotka kokoavat yhteen
terveydenhuoltopalvelujen tarjoajia eri puolilta Eurooppaa késittelem&én monitekijdisia
ja harvinaisia sairauksia, jotka edellyttavat pitkélle erikoistunutta hoitoa sek& osaamisen
ja resurssien keskittdmistd. Jotkin hankkeen temaattisista verkostoista keskittyvat
erityisesti harvinaisiin lastentauteihin. Niilld edistetddn yhteistyota ja valmistellaan uusia
kliinisid tutkimuksia, joita ei ehka aiemmin ollut mahdollista toteuttaa.

Asetus on kaiken kaikkiaan edistanyt lastenldéketutkimusta. On kuitenkin myodnnettava,
ettd tdmantyyppinen tutkimus on suuntautunut tuotekehitykseen. Joidenkin sairauksien
tai hoitotarkoitusten yhteydessd taustalla olevaa sairautta ei tunneta vield riittavasti.
Varsinaisten sairauksien perustutkimusta olisi sen vuoksi lisattavd, jotta saataisiin
hyodyllisid valmiuksia ja tietoa asianmukaiseen tuotekehitykseen. Tatd ei voida
asetuksen avulla taata, vaan se edellyttaa julkisia ja yksityisia lisdtoimia ja rahoitusta.

9.  TULEVAISUUDEN HAASTEET

Laakkeiden kehittdmistapa saattaa ajan mittaan muuttua tieteen ja tekniikan kehityksen
sekd liiketoimintamallien muutosten vuoksi. Viimeaikaisiin kehityssuuntauksiin kuuluu
la&kkeiden monivaiheinen kehittdminen ja raataléidyn hoidon kasite, jossa ladkkeiden
mahdollisimman tehokas kaytto pyritddn varmistamaan kohdentamalla ne potilaiden
yksilollisten geenien mukaisesti ja takaamaan ndin, ettd potilaat todella reagoivat
hoitoon. Markkinoille saattaa my6s saapua yhd enemman teknologiayrityksid, jotka
tarjoavat hoitojen tueksi teknologiapohjaista potilastukea ja -palveluja.

Vaikka useimmat ndistd uusista kehitysmalleista néyttdvat sopivan taysin yhteen
asetuksella kayttoon otetun mekanismin kanssa, ne saattavat vaikuttaa siihen, miten
yritykset péattavat investointiprioriteeteista ja suunnittelevat kliinisia tutkimuksia.
Kyseiset suuntaukset eivat todennakdisesti vaikuta asetukseen lyhyella aikavalilla, koska
kehittamisen loppuvaiheessa olevien uusien lad&kkeiden madra on historiallisesti
katsottuna suuri. Ennusteiden mukaan vuosittain otetaan kayttdén 45 uutta vaikuttavaa
ainetta vuoteen 2021 saakka. Lastenladkkeitd koskeviin tutkimusohjelmiin on kuitenkin
sisallytettdvd mahdollisuus tarvittavaan joustoon ndiden suuntausten huomioon
ottamiseksi, samalla kun varmistetaan, ettd lapset hyotyvét taysin kehittymassa olevista
ratkaisuista, kuten raataloidysta hoidosta.

19 https://www.imi.europa.eu/

2 Aloite perustettiin potilaiden oikeuksien soveltamisesta rajatylittavassa terveydenhuollossa annetun

direktiivin 2011/24/EU 12 artiklan nojalla, https://ec.europa.eu/health/cross_border_care/policy fi
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Yksityiskohtaissmmalla tasolla on my6s otettava huomioon, ettd asetuksen
taytantddnpano vaatii huomattavia resursseja ei ainoastaan EMAIta®, vaan myos
jasenvaltioilta. Niiden on nimettdva jasenia lastenladkekomiteaan ja osallistuttava
lastenlaékkeitd koskevien tutkimusohjelmien tai yritysten toimittamien, aikaisempien tai
uusien lapsia koskevien tutkimusten tulosten arviointiin. Asetuksen mukaan hakijat
voivat hyodyntad nditd menettelyjd maksutta. Tama kuuluu lastenladkkeiden kehittdmista
edistaviin kannustimiin. Vaikka ei ole ndytt6a siitd, ettd maksujen puuttuminen olisi
toistaiseksi vaikuttanut Kielteisesti arviointien laatuun, sen pitk&aikaisia vaikutuksia
jarjestelmdn moitteettomaan toimintaan ei vield tunneta. Komissio laatii parhaillaan
EMAnN maksujarjestelman arviointia, jossa se tarkastaa myos lastenladkkeita koskevien
tutkimusohjelmien arvioinnin kustannukset.

10. PAATELMAT

Lastenl&d&keasetus on vaikuttanut huomattavasti lastenldékkeiden kehittdmiseen EU:ssa.
Se on varmistanut, ettd lastenlddkkeiden kehittdmisestda on tullut olennainen osa
ladkkeiden vyleistd kehittdmistd. Tahan tulokseen ei olisi péasty ilman erityista
lainsdadéantod, ja se osoittaa asetuksen olevan edelleen tarkoituksenmukainen. Asetuksen
taytantéonpanon parantamiseksi toteutetut toimenpiteet ovat lisdksi ajan mittaan
vahvistaneet asetuksen tehokkuutta.

Asetuksen taloudelliset tulokset ovat sosioekonomiselta kannalta katsottuna kaiken
kaikkiaan myonteisid, ja ne osoittavat tallaisen suoran investoinnin soveltuvan
lastenladkkeiden saatavuuden parantamiseen. Velvoitteiden ja palkkioiden yhdistelméa
vaikuttaa tehokkaalta, ja se auttaa siirtéam&an painopisteen lastenlddkkeiden
kehittdmiseen. Palkkioita on myonnetty kuitenkin vain 55 prosentille loppuun saatetuista
lastenladkkeitd koskevista tutkimusohjelmista, ja joissakin tapauksissa korvaukset ovat
olleet liiallisia tai lilan véhaisia, mikd on osoitus nykyisen jarjestelman rajoituksista.
Lisaksi lastenlaakkeen myyntilupa ja siihen liittyvé erityispalkkio eivdt ole olleet
toimivia.

Lastenladkkeitd koskeva tutkimus on lisadntynyt ja nykyisin valmistetaan yha enemman
ladkkeitd, joilla on erityisesti lapsia koskevia kayttdaiheita. Tallainen kehitys on lupaavaa
ja silla varmistetaan, ettd aikuisten ld&kkeiden alkuperdistarkoituksesta poikkeava kaytto
lapsivédestossd vahenee ajan mittaan. Namé myonteiset tulokset eivét kuitenkaan jakaudu
tasaisesti kaikkien hoitotarkoitusten kesken, vaan ne keskittyvéat joillekin aloille ja
liittyvat usein pikemminkin aikuisten kuin lasten ladkkeiden tutkimusprioriteetteihin.

Tama osoittaa, ettd asetus toimii parhaiten aloilla, joilla aikuis- ja lapsipotilaiden tarpeet
ovat paallekkaisia. Uusia merkittévid hoitokeinoja ei usein ole vieldkddn onnistuttu
kehittdmaan varsinkaan sellaisiin sairauksiin, jotka ovat harvinaisia ja/tai joita esiintyy
vain lapsilla ja joita monissa tapauksissa tuetaan yhta lailla harvinaisladkkeita koskevalla
lainséadannolla. Asiaa on tutkittava edelleen, jotta selvitetddn, miksi ndin on ja mist4
syystd harvinaisladkkeille tarkoitetulla palkkiolla ei aina pystytd edistdimaan
lastenlddkkeiden kehittdmistd samalla tavoin kuin aikuisten harvinaisladkkeiden
kehittamisté.

2L Asetuksen 48 artiklan mukaan EU:n talousarviosta EMAIle osoitetulla maksuosuudella tuetaan EMAnN

lastenléakkeisiin liittyvaa toimintaa.
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Komissio aikoo tastd syystd perehtyd ennen mahdollisten muutosten esittamistéa
ldhemmin harvinaisld&keasetuksen ja lastenldadkeasetuksen yhteisvaikutuksiin. Té&té
varten laaditaan yhteinen arviointi ndistd kahdesta sdadoksestd, joiden tarkoituksena on
tukea ladkkeiden Kkehittdmistda alaryhmille, joilla on erityistarpeita. Kun otetaan
huomioon, ettd tdssa selvityksessda mainitut heikkoudet liittyvat usein harvinaisiksi
laskettaviin lastentauteihin, vain tdimantyyppiselld yhteisella pyrkimykselld voidaan taata,
etté tarpeen tullen muokataan oikeita parametrejé.

Tama selvitys ei ole péaatepiste vaan valttdmaton vélivaihe keskustelussa, jossa
ké&sitellaan lastenldékkeiden ja harvinaisldékkeiden tulevia parametrej& koskevaa yhteista
nakemysta. Prosessia tuetaan liséarvioinnilla, jonka tulokset on tarkoitus saada valmiiksi
vuoteen 2019 mennessd, jotta seuraava komissio voi tehdd perustellun péétoksen
mahdollisista  poliittisista ~ vaihtoehdoista. ~ Sen  avulla  lastenladkeasetuksen
lisdsuojatodistusta koskevasta arvioinnista saatavat tulokset voidaan my6s ottaa
huomioon lastenlddkeasetuksen tulevassa soveltamisessa.

Komissio on téalla valin sitoutunut toteuttamaan konkreettisia toimia siséltavan
myonteisen toimintasuunnitelman, jolla voidaan tehostaa tdmanhetkistd soveltamista ja
taytantdonpanoa tarvittaessa yhdessa EMAn kanssa®. Toimintasuunnitelma sisalta
seuraavat toimet:

o lisataan sellaisten uusien valmisteiden lapindkyvyyttd, joille on hyvaksytty lapsia
koskeva kayttoaihe

e analysoidaan lykkaysten kaytosta saatuja kokemuksia ja harkitaan ké&ytdnnon
muutoksia, jotta lastenldékkeitd koskevat tutkimusohjelmat voitaisiin saattaa
nopeammin péatokseen

o tarkistetaan lastenldékkeiden tutkimusohjelmia koskevien hakemusten kasittelyn
prosesseja ja odotuksia seké tarvittaessa muokataan komission vastaavaa ohjetta

o selvitetddn mahdollisuuksia kasitelld lastenlddkkeiden tarvetta avoimessa ja
lapindkyvassa vuoropuhelussa, johon osallistuvat kaikki asiaankuuluvat
sidosryhmat, kuten tutkijat, terveydenhuoltopalvelujen tarjoajat, potilaat, hoitajat,
lastenladkkeitd koskevan Kkliinisen tutkimuksen verkostot, teollisuus ja
séantelyviranomaiset

o esitetddn sdannodllisesti tietoa lastenladkkeisiin liittyvasta kehityksesta ja
suuntauksista EU:ssa

o edistetadn kansainvalistd yhteisty6té ja yhdenmukaistamista.

Liséksi tuetaan edelleen lapsille suunnattua laadukasta terveydenhoitoa ja tutkimustyotéa
toteuttamalla hankkeita, muun muassa eurooppalaisia osaamisverkostoja, jotka liittavat
yhteen terveydenhuollon tarjoajia ja osaamiskeskuksia. Tallaisilla verkostoilla on
mahdollisuus parantaa merkittavasti diagnoosin saantia ja hoitoa lyhyelld aikavélilla sek&
vaikuttaa lasten terveyteen.

22 Tassa yhteydessa on mahdollisesti otettava huomioon toiminnan jatkuvuuden prioriteetit EMAR

siirtyessa uuteen toimipaikkaan.
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