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La tratasione di questo argomento si ispirerd, onde evitare imutli eser.
eall: - Ennamelia

americana,
‘mis conoscenzs, & Pusics ad avere affroniato uplidumledomnlﬂmu
il problema. Q\muduwmuﬁmmmvmomwp‘hlwuumn,nn
rammenta che, in un contesto legale.giudiriario, 11 FDA ha csplicitamente di.
chismaio, nel denominare nuove « Orphan Drugs s, di siservarsi il ghadizia caso
a0,
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sceara, & tuito il 1983, 239  voxi » hanno superaio il vagho della FDA, ma
olo 27 avevano ricevuta Pescluslvith & mercato per sette annl (lincentive
forse pii norevole).

Per diferire sullo staro delle cose & quas sese anal dal varo della legpe
USA, temrb conto del numero delle citazlonl che, per clascund « voce s, ap-
palono nells letteratura intemazionale negli ultimi duc-re anni.

Se sl considers il panoraca globale delle soatanze proposte come « Orphan

~ Drugs », da un punio di vista chinsico esse vanno dal banale {p. es. Io Zn) & casi
i massima fnnovaiivisd tecoologica (p, €5, ormone umeno della cresciia otie:

 Boto con la tecaica del DNA ricombinanse), ma bisogaa dize che | casi i bana-
fith sono parsmente appareat, date lavece le complesse tecniche di blochimic,
Hisiologia, coc. mesie In opera.

A proposito di discussione generale sl tema, s tengs presente che I for.
Zavuta su un mereato torslmente liberisticn esercitata per via leghslativa, se da un
canto ha sollevato molii pund positiv, sollecitando ricerche su argoment ne-

(#) Direniose del Labocatoria di Chimica del Fanmuco, Tatients Sapericee di Sanitd, Reem,
(4%} Preseaume l Convegno «Samieh Miftare o Farmsel Orfanis (Firense, 7 Owsbre
1989).
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gleni, non poteva evitare degli Intralci, diremo cosl, giudiziari (v. caso Genestech
contro_ Serono — Eli Lilly per ormone umano della cresina, altre conse-

sl g it i eca e s
Vasgomento del titalo di questa sommaria. ceposizions, letterutura che. (buon
segao) cresce ogni wnms, st sono sceli eseropi che coprona, esserialmenie, it
#li aspettl della complessa matesia.

Ls «mulsttia s che pit sembra aver ascirsto lattensione dal nostro
panto di vista & I polmonite da Pacamsocysfis carinii che insorpe molto froquen:
temente nogli immunodepresi da AIDS: molto studists 8 tle propesito @ la
pentamidina
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del presente anno ha ouenuto § relativo uificiale ricanoscimento
da pante della FDA: oltze 60 pubblicaziond, vertend, sia ben chisro, sia wi Tatl
mmlmmm sescnonians Velevaio interesse

S¢ perd caso sembra dover il svo

antiprotoscatie, & difficile pensare ad un
liniea A fprodorts da Clorridhur botufinicum): clonondimeno, esta semba
promcttensi per 1l trattamento del blefazospasmo ¢ manifestazionl
analoghe.

Tenendo conta che anche la lebbra & consideraa malartia orfans (aache
sc un relavamente reccate farmaco prodotwe dalla ricerca imaliana debba rite-
nersi almente qualificato come leprosiatico), vecchie (come il Dupsone) ¢ re-
huwmmmmmtmnwmommmmm-

di spprofondita_attenzione, che cermente non avrebbero cevito in mencans
degll Tncentivl 4. Tegge.

Anche sostanze, che pure hanno ricevut notevole successo In altrl campi
terapetici, 0o staie. favorevalmente aerolte sells Nyt dél « Barmact Orfant »:
e & esempio la carnitina
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oggetto di ricerche in casi di cistinosi ¢ comunque di deficiense congenite di esea.




i

Cancretl rlsultasi sembra si siano ostenuil con INmpiego del DMSA (scida 2,3
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Saxipts 4. propeisiin: & facmact o, s che ‘.émnommpm-im
i Jegislativi pid volte sichiamsti, citiamo la Bacitracing
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D-Phe
L-ti-Lys —=D-Orn—= L-fle =7

N,mm,
L-lle =—D-Glue—L-Leu —m{ |

noto anbiatica, di 'M*wﬁvhu.mﬂwdnwmhml
deqnhduud:ﬂ-mih

CiHs00C-NH

«chisramente riferibile al pid noto Esquinonc, ¢ che & attivamente
carcinoma.

Richismismo alla memoria innansinutso che con il « Pisno di settore » (la
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1) Svilnppo di fermaci per malstie vave (con particolare riferimento s di-
sturbi dell'emostasi, alle distrofie moscolari, a malfunzioni del SNC): a questo
proposio. veniva explicitata la directiva vesso fasmaci &i tuova Ideasione.

2 Velutazione di farmaci per malattie rave, diretia pis che aliro ad una piy
atienta & puntuale valuzione dellammameniadio farm alstente

Allspgello che praticamente voniva lancisto su scala. mondiale dalla pii volie
dtara legge US.A., non poters certo mancare il aouso CN.R.+ benché appateate-
mente poco pubblicizzato, esiste un « Progesto Straiegico » del CNR, dull'csplic
i s+ Purae poe bl enfane & ui & afere T Mark Nege
dove, sotto ln dirczione del prof. §. Garattini, soao allo studio cinque principali
malattic orfane: la omocistinutia, b siadrome emalitica-uremica, Vistiositosi X,
aleune malattie linfopraliferstive, ¢ l'icondroplasia. Su questi temi, ed a twito il
1987, sano apparse olire tents pubblicxsion, ¢ siamo certi che il progetto aon
pouk non dare significativi coneriboti al problema del wrattameata delle malartic
rare.

Resta ora da dire quakooss sul comuributo che, sia pure su scala ridotia, data
Ia searsita i risarse. disponibil, 11.5.5. intende dare,

A quesio proposite, vogl
come membro del Comitate Sclentifico sppunto che
slmeno una delle linee di ricerca facenti capo al « Progesto Farmaci » dell1SS.
fosse dedicuro ad una malaueia crfams: V'echinococcosi o idaridosi.

E' noto che in questa sevtore non mancno teerche: la siessa Asienda cui
5 devono | farmact di arsmie clesione per questa malaia, s stivamente pro-

di

predeiza linea di ticeres, e quasi per cooprasiane
interna al nostro Tstieui, sorse Fidea di inevessarsi anche di alire malattie orfane,
quali il marbo di Chagas  la leishmanioni: quesia sesonds linea di ricercs, che
vede gl sforsi comgiant del Laboratario di Chimics del Farmaco & del Laboratario
di Parasitologia, st gib dando i suni primi sisultati, sul qualf riferird Ja profsa
M. A. lorio, Dircurice del Reparto di Chimica
mmwhmmdmdmm-hlsmm
da risalvere, m'augaro che dalla discussiene di chiwsura di quesio Convegao ven-
#an0 quelle. poche ma chiare indicazioni che ¢ permesteranne in tempi. ragioneval:
menie bievi, di sapgiungese una fatiiva colliboraziose.




