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Soluterapiavalmisteet tulossa myos lasten sairauksien
hoitoon

Pirjo Laitinen-Parkkonen, Anne Paavola, Merete Broms

Pitkalle kehitetyssa terapiassa kaytettdvat lddkkeet ovat tulossa my0s lasten sairauksien hoitoon, vaikka melko hitaasti.

Ensimmainen kantasoluvalmisteen lastenlddkeohjelma hyvéksyttiin Euroopan lddkevirastossa kevaalla 2010.

Euroopan lddkeviraston lastenlddkekomitea PDCO teki kevéilld 2010 ensimmaisen, ja toistaiseksi ainoan, paatoksen
pitkille kehitettyjen terapioiden piiriin kuuluvan soluvalmisteen tutkimusohjelmasta. Vaikka joitakin soluvalmisteita on

parhaillaan komitean késittelyssd, maara on pieni kaikkiaan yli tuhannen kasitellyn lastenlddkeohjelman joukossa.

Kantasoluvalmiste perdaukon fisteleiden hoitoon

Hyviaksytty tutkimusohjelma koskee ihmisen rasvakudoksesta perdisin olevaa kantasoluvalmistetta CX-401, joka on
tarkoitettu sekd Crohnin tautiin liittyvien ettd muuten esiintyvien perdaukon fisteleiden hoitoon. Téllainen fisteli on
epdnormaali kanava suolen ja ihon valilld, mikd syntyy yleensa tulehduksen seurauksena. Potilaan omista rasvasoluista

tuotettavia soluja ruiskutetaan fisteliin, minkd seurauksena fistelin aukko kasvaa vihitellen umpeen.

Taltd kantasoluvalmisteelta vaadittiin lapsia koskeva tutkimusohjelma, eli se ei saanut poikkeuslupaa vain aikuisten
kayttoon. Vaikka sairaus on niin harvinainen, ettd siihen tarkoitettu ladke on nimetty harvinaisladkkeeksi, sitd esiintyy
aikuisten lisdksi my0s lapsilla. On todennékaistd, ettd valmiste on tehokas myos lapsille annettuna, eikd merkittévia
turvallisuusriskejd nimenomaan lapsilla ilmene. Valmisteen odotetaan tuovan merkittavin lisén yli 4-vuotiaiden lasten

hoitoon.

Turvallisuudesta lapsilla tarvitaan lisédtietoja

12



Lastenlddkeasetuksen mukaan tarpeettomia lapsiin kohdistuvia tutkimuksia tulee vilttdd. Kun lastenlddkeohjelmissa
arvioidaan lddkkeen tehoa lapsilla, pyritddn aina ottamaan huomioon aikuisilla mahdollisesti jo tehtyjen tutkimusten
tulokset ja niiden hyodyllisyys. Kyseiselld kantasoluvalmisteella on tehty joitakin tutkimuksia aikuispotilailla, joten

valmisteen tehosta ei tarvita erillistd tutkimusta lapsilla.

Valmisteen turvallisuudesta lapsilla tarvitaan lisdtietoja. Lapsia koskevia tutkimuksia ei kuitenkaan aloiteta ennen kuin
aikuisten tutkimuksista on saatu riittavasti tuloksia, joiden perusteella paatelldan, voidaanko lasten tutkimukset
turvallisesti aloittaa. Lapsia koskevien tutkimusten odotetaan kyseisen valmisteen osalta valmistuvan vuoden 2020 loppuun
mennessa.

Edistyneiden terapioiden asetuksen myota uusia ladkehoidon mahdollisuuksia, kuten kantasoluhoitoja, tulee myds lasten
sairauksien hoitoon. Taima kehitys on vield varsin hidasta, mutta jatkossa on odotettavissa my0s muita lapsille soveltuvia

kantasoluvalmisteita.

Lue lisaa:

Lisdtietoa suunnitelmasta lapsilla tehtdvista tutkimuksista (Paediatric Investigation Plan): EMA/63059/2010.

www.ema.europa.eu

Lisdtietoa lastenldadkkeistd: www.ema.europa.eu > Special topics > Medicines for Children
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