I Farmaci Orfani - Rapporti con la Farmacopea
e 11 Formulario Nazionale ')
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Formalario bene fare alcune consideraion,
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e ¢ di convincere le indunric a sponsorizare L 2

st prodoi.

P dal 1979, ncllambito del diparimento della Sanith « del Serviai
uman], dove el int

concresizzatono oell Convegno del 1982, di dueprogeati
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farmaccutica, dipactimento dele
L'Orphan Drug Act dava la possibilica, alle compagaie che i imprgns-
vano.in queste ricesche e sviuppo, di deveare dalle sass | 3/ del costn delle
wrebbe permesso un tiorso di chrea 73 cemis

Commisions. permsncte della Farmacopes. Uiclale.
(+4) Prescnesto al Comvegno « Sanith Milarc ¢ Farmact Orfiai = (Firenar, 7 Otiobee.




—192 —

In elferti b proposta inksiale era della detrazione del 100% (atmalmente
tale pereentuale & stata ridotta al 30%),

La legge del 1983 stansisva la cifra di 4 milioni di dolladl In sovvenzion
1nmmnldlmm1!mmdnlhﬁ.pd-mumnpuwumw.ﬁnl§
1985, Quesie sovvenzioni crano eropabili 8 qualsiasi organizmazione, # fine o
wn di poofito, pubbics o privats o stale o povemasien.

Nel anno fareno trovarl spossor per 14 cast ¢ fra questi figurano
mmpmhuﬁjwd.mudwdpumlnkmture frn questi od &5,
il cloruro di metacolina, per la disgnosi dell’asma bronchisle scuta; la carni-
ting; la bacittaclna, per il tramamento dellenterocoliie pecudomembranosa;
U'amiodarone, per i trattamenta dellaritmia cardisca; il solfato di zinco, per

Siccome s trattava di entith chimiche note, quindi mon breveusbill, 1a
FDA garantiva una licensa di commercializzasione per 7 snni.
Lufficio ens allora diretto dalla Drssa Finkel dw m r-Lm-, Liaiens
mnzm:m14mm1memmnmnm il Coagresso. Tn
e deflatint, st e, ol . 4 et
© ram » come astribuibile » quelle malattle che colpivano meno
di 50000 persone (lo 0,025% della popolazions swmnitensc]. In genere wna
malattia veniva considersia comane quando aveva unlincidensa superiore al-
[1%. La percentutle dello 0,025% fu successivamente, nel 1984, inmalsaca
allo.0,1% (200.000 persone cisca) & cid permise di fnclodervi anche Ia disrofia
muscolare che colpisce n medis, scmpre in USA, 230000 paienti, ciod ap-
panto lo 0,19,

Fra § farmaci oefari venbvano anche nclusi quei. prodotti che avevano un
mercato inferiore o 5 miliond dk dollari, ciok, sempre riporato alle dimensiont
smericane, ua mercaio di limitato valore, non mifficiente, quindi, & rendere
conveniente la loto commercializzazioas.

Neghi USA da allora ad oagi § progressi son0 sl costanti. Nel 1983 erano
75 § farmaci orfani spprovati ¢ nel 1957 la FDA spprovd il centesimo; il
24,25 didrossicolecalciferalo, che & wile nel tratiamento dei disturbi renali cav-

? sodico,
che, fra quelll gil rlconosciucl ¢ in studin, son0 non meno & 130,

11 1988 & siato cassttesizmo da un sltro record: un ricercatare i Dalles
ha cicevuto il sun serzo riconosciment consccutivo per una stessa linea di oi-
cerca. Nello spasio di 5 anal ha otcenuto il Soonoscimento di 3 prodorsi @ rutdi
per In siessa malantis: 1 calcoll renali. Nel 1983 per s cclllosa sodio fosfato,
nel 1984 per il citrato di potassio  nel 1988 per la Eopronina, come alierns-
dem del i ek ot Tt prodatti che combattono . farma-
sione di_caleoll causati, rispertivamente, da fporcalcemia (1 caso), da fpoci-
remia (11 caso) e da Ipocistinemia (111 caso).

Pex il 1989, ¢ per 3 anm, e sovvenzion! dispontbill, del valore da 2000
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commercializasions.
di un tale programms, & limpos-
potta. cconomico « quindi il finamziamenta pubblico

Burops | consumator pon sembrano; sl contraro, csere senibil 4
questo srgomento,

Alezo aspetto pegativo & che industrin curopes non & stwrmits da queso
problems: scarst o nulli finacsiamenti, aumeato delle ichieste & pressioni
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Vo dei farmaci, con comscguente diminuzione della- redditvith, che
spesso & appena. sufficiente pee Paurofinanziamento, A detta degh esper, ciot,
von i sona Je. pecessarie condisioni per 1o swiluppo di ricexche verso linee poco
mmdve
ricerca industrinle earopea & sssenvialmente indirizata verso prodort od
-I.!-xddhldﬂ Non vi samo in Earops indusrie speciolizzate nel senso voluio,
come lo-s0no, ad cxcmpia in USA, le industre che producon geoericl. Neppare

insomma. Nell'attess, vl sono dei piecoli pruppi di ricerea che sembrana

rizzarsi verso questi peoblemi. Soso perd morimenri isolati, sporadici, nan
coordinat, $i dice che in Earopa circa 35 milioni di earopei 000 porenrial-
meme afert da malitic parc, ma oon & st fata alouns indsgioe i al senso,
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niovl, ma In questo campo oo s taa dl trovare farmadi nuovi per malattic
rate, o & un problema di manipolazioni molccolarl, ma 4i frarta di trovare, per
farmaci g noti, nuove applicarioni per le malimic rare ¢ orfane.

Linpar per queste ricerche deve wenire dalla farmacoterapia, dall‘osserva-
sione clinics, dalla fasmacosarveglisnaa. E' questa la lines Jogica vincenie, che
pob dase risulfai n tempi beevi, come ko dimeatea Vesperienaa USA, dove wul
 fazmac orfini som0 prodorti noti che hasao trovato I loro spplicazions in alire
patologic.

Lltalia & ua Pacse curopeo « quindi la sitassione italisna 2 quella curopes,
con Taggravante della cronica scarsith dei mesai dieponibili e dell'assenza di in-
teresse da parte dellindustria farmaceaticn, che ha molio da fare per difendersi
dalls politica resritiva.

Se poco #i & fatto in Europs, ancot meno 4 & fatto in Tralis, E alloea? Allora
si dovrebbe, inaanxitutto, cootdinare I'amtivitd dei centri di rcerca che o ocew-
pano di qucsta problems, in modo da seguie con rasionalich gl svilupyi | risub
i che si otteagono; collegans con L'ufficin. americano, soprattitto per accele-
rare lo sviluppo di rali ficerche evitando che si rasforming in pure esercitarioni
accademiche.

|nu|!l= wi sarchbe da. seguire la via della disponibilih dei farmaci che non
commercializmati o che sono neceswsi non solo pec nol, ma anche

S P I vl 8 s el bl g e s il
camenti essenziali dl'OMS, S questa Jines 1 & mossa da tempo la Commissione
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< . peomeiazing
atropina, fenitoina, pirimetamina, | sl per reidrataiione ocale, le fiale
adrenaling, spomarfina, atropina, morfina, naloxone, pentamiding, sodio tio.
mmmﬂpnuk,hﬁwmlma.mxdw
ormai irrepeibill come specialits. E om cf ocuperemo di un momero

di antidoti.
m&lmwﬂwdwmmwudmu?hmdﬁwﬁﬂm

el Prontoario ico

sex0 ancors. Da noi non esisie ancor un'induserin di genericl che, forse pil di
nﬂ-mﬂm potebbe essere, come lo & in USA, interessata allo sfrutts.

ehe oggi | medicl non hanno pil la cultura per discemere: hanna
sbbandonato | veechi rimedi, che tra Islito costano meno, & favore dei nuovi.
mhunqﬁmpulumqw\m.imrm Ma ormai sono arfaal o
 ueudo tali pure prodotti di 20.10 anai f; gl anvibioticl clasicl ¢ capostipitl.
Perla d-pm‘hnm di questi prodotti, un ainn ¢ potrebbe sicarsmente venire
dalllatituto Chimico Farmaceutico Militare, vista ln laticanzs, che speciamo sia
selo tempocsnes, dellindustra faroacentica. Gio2 PLCEM. pmnﬂzl'lnluﬂm

perché non esistons i Je corrspondemi speciait, s perché 1030 abbando-
nate dalls tecnologin farmaceatica.
Le stewe difficoltd sbbiamo anche in-sede curopes, quands =i decide di
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 dotte o

< pu'm:n«cbbc |l realizzazione delle forme farmaceutiche relative aghi
. otfani che, nel nostro cantinente, sano dimenticati € noa trovaao chi li posia adot
tare ¢ restano qui ‘n&mmeul&kmﬂmlﬂmamw‘ﬂﬂhx
fossero I Sanith militare e Ilstituto Superiors di Sanith i genitori adortivi di
questi Ocfani,




