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La importancia 

• Las intervenciones son extrapoladas de 
estudios en adultos.

• Muchos de las intervenciones pueden ser 
inefectivas y aun riesgosas dado que no han 
sido evaluadas adecuadamente en niños.

• Los niños no son adultos pequeños.
• La investigación como derecho.



Los niños son diferentes

Kearns et al. NEJM 2003. 349:1157-1167 

Los niños son diferentes en: 
•Absorción
•Distribución
•Función renal (excresión)
•Función hepatica 
(metabolismo)
•Farmacodinamia:

Respuesta terapeutica
Eventos adversos



La importancia
• Los niños son diferentes 

– Enfermedades propias
– Respuesta al adulto

• Ej: thalidomina (focomelia)
• Tetraciclinas (tinción dental)
• Cloranfenicol (sme gris del RN)
• Aspirina (sme de Reye)



Comparative effectiveness of medical interventions 
in adults vs children. 

Contopoulos-Ioannidis DG, J Pediatr. 2010 Aug;157(2):322-330.





Riesgo de participar
Preocupaciones pediátricas

• Malestar
• Dolor
• Miedos
• Separación de los padres
• Efectos sobre el crecimiento
• Volumen y número de extracciones



Riesgo de participar
Práctica clínica vs investigación

• Doble estandar
– Es una práctica asistencial diaria  usar drogas no 

aprobadas para uso pediátrico (off-label) sin informar 
riesgos.

– La realización de un estudio requiere de un estricto 
control donde se informan riesgos y beneficios.



Beneficios de participar

• Acceso a nuevos tratamientos iguales ó
mejores que el standar

• Menor mortalidad
• Menor número de eventos clínicos
• Menores complicaciones

•Schmidt B, J pediatr 1999; 134:151

•Davis S, cancer 1985; 56:1710.



Asentimiento 
Convención internacional de los 

derechos del niño
• El niño es persona humana con derechos y 

obligaciones; razón por la cual debe 
considerárselo siempre fin en si mismo, 
nunca como medio, respetando su esencia 
como sujeto y no objeto. 

• Se debe respetar la opinión del niño en 
función de su edad y madurez



INVESTIGADOR

JEFE SERVICIO

CODEI C. ÉTICA

Estudios de farmacología clinica
y/o tecnología médica

ANMAT



La evaluación institucional
Cómite de docencia / cómite de ética

• Deben evaluar:
– Capacidad del investigador.
– Adecuada metodología.
– Si el riesgo de la investigación es razonable en 

relación al beneficio potencial y el conocimiento 
adquirido.



Investigación y control

• Investigación y control son distintos en el modo de 
operar
– Las funciones normativas o de control requieren un
status quo estable: necesitan orden para operar

– Investigación, por su naturaleza depende de retos y 
busca cambios, florece en un ambiente no regulado.
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La evaluación institucional
Cómite de docencia / cómite de ética

• Problemas (a nivel país)
– Falta de estándares de operatividad.
– Falta de expertos en temas pediátricos.
– Legislación poco clara.
– Inconsistencia en la interpretación de la regulación vigente.
– Carencia de recursos propios.
– Falta de personal administrativo.
– No alcanza con tener buenas intenciones.

Mejor preparados para evaluar que para controlar 
estudios de investigación.



La investigación en niños
El papel de la industria

• Alto costo para un pequeño mercado.
• Los niños enfermos son pocos.
• Eticamente dificultoso.
• Escaso reclutamiento. 
• Escaso número de investigadores capacitados.
• Conflicto entre el marketing y la investigación.

– El formador de opinión es más económico y vende mas que 
un estudio adecuado.

• El estado debe regular y plantear los temas prioritarios, 
esto no le corresponde a la industria.



Incentivos

US Best Pharmaceuticals for Children Act 
(2002, 2007)

Pediatric Research Equity Act (2003)
European Pediatric Rule (2007)











Patsopoulos, Analatos, Ioannidis, BMJ 2006



Jennifer Li et al JAMA 2007



Beneficios económicos  de drogas bajo 
el programa de exclusividad pediátrica 

• Análisis de  59 productos (9 categorias) enviados a FDA 
(2002-2004) clinical trials for Pediatric Exclusivity

• Se seleccionaron 9 productos (1 de cada categoría)
• El beneficio económico medio fue de U$134.265.456 

(con un rango de U$ 8,946,033 a U$ 507,899,374)
• 5/9 productos generaron ventas anuales >U$ 1 billon

Jennifer Li et al JAMA 2007



Los actores
El médico 

• Inmerso en un sistema caótico (hospital, clínica, 
consultorio).

• Conflicto en el rol del clínico y el investigador.
• Conflictos éticos, falta de tiempo.
• Miedo de afectar la relación-medico paciente.
• Incomodidad con la randomización, se prejuzga el mejor 

tratamiento.
• Visión de la investigación como algo solo para elegidos.



Responsabilidad de los 
investigadores

• 1.- Responsabilizarse por la realización del estudio clínico en 
conformidad con el Protocolo autorizado. cualquier modificación 
deberá ser previamente autorizada.

• 2.- Respetar las Buenas Prácticas de Investigación Clínica.
• 3.-Informar a los pacientes con el objeto de obtener el 

Consentimiento Informado debidamente firmado.
• 4.- Asegurar el volcado riguroso de toda la información del 

documento fuente en el Formulario de Registro Clínico 
Individual. 

• 5.- Archivar la información registrada por un plazo mínimo de 2 
años.



El investigador
• Debe asegurar que el personal participante sea calificado y se 

cuente con los recursos necesarios para el estudio.
• Cuidar de los pacientes.
• Comunicación con el CDI/CEI.
• Cumplir el protocolo.
• Adecuado manejo del producto en investigación.
• Cumplir con los procedimientos de randomizacion y ceguera.
• Obtener el consentimiento informado.
• Redactar informes sobre marcha del estudio.
• Reportar eventos adversos.
• Reportar resultados finales.



Los actores
La familia

• Diferente conducta frente a:
– Estudios terapéuticos 
– Estudios no terapéuticos

• Influencia sociodemográficas
– Nivel socioeconomico, información previa

• Tienen una vida propia que puede alterarse 
por participar en un estudio.
– Deben considerarse gastos





• Debe asentir
• Su participación depende de un adecuado clima 

e interrelación con su pediatra.
• Debe recibir adecuada información, no tolera el 

engaño.
• Se molesta por extracciones, mal sabor de la 

medicación e interrupción de su rutina.



El protocolo

• Adecuado a la población pediátrica
• Un diseño inadecuado no es ético 
• Un adecuado consentimiento

– Susceptibilidad por el placebo
• Estudios pragmáticos son mejor aceptados



La investigación pediátrica

• Se requiere del esfuerzo conjunto de la 
academia, asociaciones médicas, entidad 
regulatoria y la industria para el desarrollo 
de estudios pediátricos.





La brecha  10/90

“Tan solo un 10% de los fondos 
gastados anualmente en investigación 
son usados para problemas de salud 
que constituyen el 90% de la carga 

mundial de enfermedades"

De este 10% tan solo un 2% es para 
AIDS, Paludismo, diarreas, TBC, 

Chagas etc.

Global Forum for Health Research







• Algo para pensar……
• La comunidad y el desarrollo de formulaciones 

pediátricas.



TBC
Esquemas de 6 a 9 meses 
de tratamiento.
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Chagas
Esquemas de 2 meses de 
tratamiento.



http://es.wikipedia.org/wiki/Archivo:Logo_trata_chagas.jpg


Compressão Direta

Dispersable de 
12.5 mg

Lo que viene….

Disponível em: http://lemaq.com.br/



Child Health Research Funding and Policy: Imperatives and 
Investments for a Healthier World    AY et al. Pediatrics 2010;125
Investment in pediatric research to identify and treat adult-onset 
diseases in childhood leads to significant cost savings and reduced 
burden of disease.

www.pediatrics.org/cgi/doi/10.1542/peds.2009-2635

http://www.pediatrics.org/cgi/doi/10.1542/peds.2009-2635


La investigación pediátrica

• Se realiza sobre una población que requiere 
protección especial.

• Debemos asumir a los niños como huerfanos 
terapéuticos y realizar estudios adecuados que 
generen conocimiento en areas no estudiadas.

• Jerarquizar estudios sobre enfermedades prevalentes



Subcomisión de Investigación Pediátrica

13° Encuentro Nacional de 
Investigación Pediátrica

10-11 de junio 2011, 
Rio Cuarto, Córdoba



Better Medicines through Global 
Education and Research

Pediatric Clinical Pharmacology 
Section

Subcomisión de investigación 
pediátrica

28 Octubre 28 Octubre 



• Se lo dijo, .. y lo olvidó
lo vio, ... y lo creyó
lo hizo, ...y lo comprendió.

Confucio, Siglo VI ac

GraciasGracias
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