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Klagesak - En 52 ukers apen forlengelsesstudie for & se pa effekt og sikkerhet av
Pitavastatin pa barn og ungdom med hgy risiko hyperlipidemi.

Sekers prosjektomtale

Forhgyet kolesterol i blod, spesielt LDL (low-density lipoprotein)-kolesterol, gir risiko for
aterosklerose og koronar hjertesykdom. Studiemedisin Pitavastatin er et statin som hemmer
aktiviteten til enzymet HMG-CoA (3 hydroxy-3-methylglutaryl co-enzym A), som finnes i
lever og som er ngdvendig for produksjonen av kolesterol. Statiner brukes i behandling av
primer hyperkolesterolemi, i tillegg til kolesterolsenkende kosthold, for a redusere forhgyet
totalkolesterol og LDL-kolesterol.

Aktuelle studie er en forlengelse av en tidligere godkjent studie (2012/366 D) som pragver
Pitavastatin pa barn og ungdom. Siden tidlig start av statinbehandling antas a gi redusert
kardiovaskuleer risiko, skal barn ned til 6 ar inkluderes i studien. Det er en multisenterstudie
som vil inkludere totalt 120 pasienter i verden. | Norge er det planlagt & inkludere 10-13
pasienter. Hovedhensikten med forlengelsesstudien er ytterligere a vurdere sikkerhet og
lipidsenkende effekt av Pitavastatin i denne aldersgruppen.

Saksgang
Det ble sgkt parallelt om to prosjekter 21.2.2012:

2012/366 D En placebokontrollert 12 ukers studie for & se pa effekt og sikkerhet av Pitavastatin
hos barn og ungdom med hgy-risiko hyperlipidemi

09
2012/365 D En 52 ukers apen forlengelsesstudie for a se pa effekt og sikkerhet av Pitavastatin
pa barn og ungdom med hgy-risiko hyperlipidemi.

| forste omgang ble begge prosjektene avvist av REK Sgr-@st D, men etter klage ble
placebostudien godkjent gjennomfart. Klagen ble ikke tatt til falge for forlengelsesstudien som
ble avviste pa prinsipielt grunnlag fordi data fra hovedstudien ikke foreligger. NEMs
behandling gjelder saledes forlengelsesstudien.
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Klagesaken ble forst tatt til behandling paA NEMs mgte 18.6.2012 (Vedtaksbrev datert
7.8.2012).

NEM har ikke pediatrisk spesialkompetanse til & egenhendig vurdere studiens risiko og
potensielle nytte og sendte derfor prosjektet til sakkyndig i henhold til
Legemiddelutprgvingsforskriften § 2-8 farste ledd, bokstav i:” i) protokollen er godkjent av
etikkomiteen, som har ekspertise i pediatri eller har innhentet rad om kliniske, etiske og
psykososiale spgrsmal vedrgrende pediatri”.

Nem tok saken til endelig vurdering i sitt mgte 5.9.2012.

NEMSs vurdering

Ved nye studier av legemidler som ogsa er aktuelle for barn, er det i dag et regulatorisk krav
om at prosjektet ma inneholde en tilpasset studiegren av legemiddelet hos barn (pediatric
investigation plan). Regelverket skal bidra til at legemidler til bruk hos barn gjennomgar
utprgving og testing av hgy kvalitet. Samtidig ma det foreligge seerlige kriterier for
legemiddelutpreving hos barn som sikrer tilfredsstillende beskyttelse av barna (ikke inkludere
barn i studier som kunne benyttet voksne, primart inkludere de minst sarbare (sterste) barna,
og helst velge de som selv kan fa nytte av forskningen.).

Aktuelle sgknad gjelder ”En 52 ukers apen forlengelsesstudie for & se pa effekt og sikkerhet av
Pitavastatin pa barn og ungdom med hgy risiko hyperlipidemi”, selv om hovedstudien enna
ikke er ferdig. I trad med tidligere praksis og anvisninger ser NEM ikke grunn til & kategorisk
avvise forlengelsesstudier. Hovedregelen er likevel at hovedprosjekt skal veere ferdig far
eventuelle oppfalgingsstudier igangsettes. Unntak kan gjares, men da er det avgjegrende at
prosjektet fremstar som forsvarlig og at den forventede nytten forsvarer & utsette deltakerne for
antatt belastning og risiko.

Professor emeritus Oddmund Sgvik, Institutt for klinisk medisin ved Universitetet i Bergen
vurderte prosjektet pa oppdrag fra komiteen. Sakkyndiges vurdering er at man skal utvise stor
varsomhet ved medikamentell behandling av familizer hyperlipedimi hos barn under 10 ar.
Sakkyndig anbefaler at man avventer resultatene fra hovedstudien fagr en eventuell
forlengelsesstudie.

NEM innhentet videre sgknad for hovedstudien og komiteens leder var i kontakt med
prosjektleder for nermere informasjon om prosjektet. Komiteens utgangspunkt er at
legemiddelstudier pa barn er av sarskilt nytte. Samtidig er den potensielle risikoen starre dess
yngre barn som inkluderes, samtidig som barnets evne til a forsta og samtykke ogsa reduseres.
Komiteen er gjort kjent med at det for tiden pagar to andre studier av statiner til pasienter ned i
seksarsalder. En over to ar og en over tre ar. Da statiner i hovedsak har likeartete egenskaper
virker det hensiktsmessig a avvente erfaringene fra disse studiene og fra aktuelle prosjektets
hovedstudie fgr man igangsetter flere parallelle studier.

NEM viser til seknaden og ser det ikke godtgjort at deltakelsen i omsgkte prosjekt vil veere av
klar egennytte for deltakerne. Derimot er det sakkyndiges og komiteens oppfatning at man bar
utvise forsiktighet og talmodighet ved & avvente pagaende studiers utfall.



Vedtak
Prosjektet godkjennes ikke. Klagen forkastes.
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