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artana. Inolire, secondo. aleuti Autei 3,1 ‘v‘lmlﬁl Dhastracivo di ua farmaco,

cursueriniche di una clausols per cuf il farmaco diventa di fatto orfano per Fuso

erico.
Al finl degli |vestimenti necessari per Ta sua sdorione & molio impostante
conoecere i motivi per | quali un farmacn si pub definire orfano. E ben

ali,
trascurate Vimporuate ruolo dells ricerea di base effetrunta. nei laborator! wnl.
versitari & di alie endi pubblici nel forize muove conoscense ¢ o per Ia pro-
gettasione di nuovi farmaci. Le varie fasi per la reslizrarione di un muovo pro-
dotte farmaceutico (dalla identificazione di un prodotto attivo pel tests di Isbo-
satocko fiso alls sua Inssodusione in uso terapeutico) richiedono tempi molto lun-
#hi, dellordine di 1012 anol, con kivestimenti progressivi che si_ aggirano sui
70:100 milion: di dollari. Tempi ¢ conti vatiano da caso & caso ¢ la Fig. 1 fornisce
solo. un'indicazione medin spprowimata dell‘cvoluzione di uo progetto di ricerca.
La reslizzaziane. di vn nove peodotia farmaceutico rappresenta quindi un devato
investimenta con wn alto rischio, taato che & sta calcolato che, valutando il mer-
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‘cato di 218 nuavi prodon introdoeti negli Stati Unisi negli anni 70, la media di
sroduzione

ol e recupermna il eapirale investito solo dopo dieci anni dall'in
menre il prodoo medisao, ta | 218 consideratl, on ¥ duscitc &

Non bisogaa perd ignoraze I farto che ¥i son0 viste ¢ vl son0 wron situn-
zion I col Dindusula farmaceutics, anche ¢ in assenma di possibilied di ritorno.
sugll investiment, si impegna spontancamente nella sviluppo di un farmaco or-
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senti un limitate impegno di risorse mmdmummmnwm
reputasione medicoscicntifica dellindusteia originatrice ¢ possa conrase sulla col-
laborixions della comnith medica compercate pella speciicn patologia. Tnalee i
alcuni casl be industric hanno messs @ disposizione farmact otfani per motivi
 wmanitari,

Ls solusione del problems dello svikuppo di farmaci ocfani non pud perd
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eveere aifida  sitasslon] che s verificano abbastanza raramente. Oceorre analii-
awe doc asperti dlevanti che Tappresentano un dilemma nel proporre evencuili
soluzioni. 1 primo & che le sttivith di riccrea necessatle per Jinsroduzione di nuovi
farmaci trovano attmbmente il loro sistema octimale neli'imbita delle organizza.
sioni industriali; i seconda aspetio del dilemma & che il ruolo dell'industria,
determinaia da iteri di susofinanziamento, non rappresenia la soluzione. Kleale
‘per alcuni casi specifici ed & Ia aghine principole dell'sbbandono di determinaci tipi
di farmaci. Una soluzione che permetce di conciliare questi due aspetri pud essere
quella di fornive inceniivi tali da creare un sulficiente interesse industriale verso
i farmaci orfani. Negli Siaih Unlsi, sotto la spinta. di membri del Cangresso,
organizzasioni umanitarie, di varie commissioni dell'amministrazione sanitaria € ddl-
e industrie. produnticd, & stato approvato nel gennaio 1983 I'Orphan Drug Act [5]
che ha appunto lo scopo di facilivare lo sviluppo di farmaci « for rare discases
and conditions ». Questa Jegae, con gli emendamenti introdottl nellatobre. 1984,
di 1n seguente definivione di o farmaco orfano »: « A drug (or biclogic) for »
disease ar condition which (A) affects less than 200,000 persons in the United
States, or. (B) affects more than 200,000 in the United State and for which
there is oo reasonable expectation that costs of development and disiribution in
the USS. will be recovered from sales in the US. ».

La legge americana swhilisce pec 1e industeie, od altei enti, disposti ad adot:
tare farmaci orfan, una seric di importanti incentivl, tra | quall inansiamenti per
la ricerca preclinica e clinica, facilivazioni fiscali, ed infine un pericdo di sette
anni di diritto esclusivo di vendin,

Le narmative rigusrdano | farmacl orfani per le patologie rare neghi Statl
Uniti, La legge & perd malto lhmi perché il commento legislativo dleva o che

in passi in via di sviluppo, essa viene considerata wa aito di sana poli
tica pubblica ».

Gli incentivi previsd dall'Orphan Drug Act hanno stimolata Iisteresse di
varic industrie su diversi prodott, rivicalizaando progeiti abbandonatl, L'interesse
& stato continuamente: crescente dal 1983 ad oggi ¢ Veffetto della legge viene
comsiderato generalmente. molto positivo, Una recente rassegna sull'srgomenta 18]
indica che i prodorti designatl come orfani sono statl in totale 246, con 299 indi-
cazioni terapentiche (un farmaco pub esiere In sviluppo per pib Indicazioal), di
cui 36 prodoui (con 39 indicasioai) sono stari motorizza alls commerciatizzazione
dalIFDA. La maggior parte dei richiedenti I'affllezione di farmsci orfani somo
industric farmaceutiche (75), ma sono presenti anche organizzarioni scienifiche
¢ di ricerca (10). La lista dei farmaci orfani, delle Joro indicarioni terapeutiche e
del richiedent] viese pubblicata ancualmente su Fedesal Register [7).

In Europa il problema dei fasmaci orfani & stato dibattuto in vari coavegni
(tra | quali ricordiamo 1l Convegno Tnternidonale su « Nuove strategie pes far-
macl orfani v, tenatosd o Roms, 8-9/3/1985, ed organizzato dall'Accademia Na-




sioale dele Sclenzi: con i patrociaio dells Commissione dells Comunith Buropes),
oa non & stata ancors press alcuna inlsativa per promuovere u'ativith sall'arge-
mento. Non mancana valide ricerche da parce di vari fsiruti pubblicl s malatiie

coropee + mettere 4 disposzione Je loro strutte ¢ le Joro provate capacih orga-
e i ‘ot s e i Prappilil
orfani.

=" appacin sl che un pvumman per o st prresione ¢
il tstamenco di maluctic rare o di malatie diffuse in passi povert dowrsbbe

potrehbe
meccanisai i aftiva parecipazions tra il stiore pubblico e peivato in un pro-
o che preveds adeguati incentlvi Fnanriari e normativi capaci di attirare
e necessatle risorse. scientifiche, tecniche o produttive, in un ambito esteso &
livello soprararionale.

La Comanith Earopea potrebbe nominsre una Commissione che elaborl delle
 potmative su una polition comunitaria dei farmaci. orfani, che, approvate dal Par-
lamicnto Eacopeo, vengano pol recepite da tuiil | paesi della Comanith. Ansloga-
m.mmmimpn:ummd.pwmmhmmm
hmbhvw,l.cmm scabilice un badger per lo svioppa di
farmaci orfan, con to affidsto 34 un Comitato. costituite
d.lmn.-;d:lhcmmuu_amc@mm&med‘m&._l
membri, Valutando gll effert positvi ¢ nepativi delfesperiensa ssunitease,

- con industrie ed altrl endl,

tecipanti.

Nell'arabia & tall programi, i finsnismenti defla Comunitd o § vantagal
concest ad azicnde indostrali dovrebbero cssere commisurati al comibuto dato
alla realizzazione del programma. In questo quadro, gl isicetl pubblih dei vari

la Joro specifica comperenza

essere considerato selo come una nwommd-l

misure legislstive

B T i Tad, e Flien Paascato e
che mettono a disposisions ke proprie competenze o atmrermatire per verlre in-
contro a richicste di prodott] importanti per alcuni vsi specificl, che aliimenti
0n sarebbero resl
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