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Farmaci orfani, UAifa cambia le regole
«Non si tratta di costi. ma investimenti»

Nello stabilire i prezzi delle terapie risolutive dedicate alle malattie rare, si devono considerare
anche i benefici e le esternalita positive. L'Aifa ha finanziato 19 studi indipendenti per 17,5 min di euro

m Cesare Giraldi

J¢ una parola che al primo
Summit Nazionale sulle Po-
litiche per le Malattie Rare

@ tornata con insistenza program-
matica: la salute come investimento
e non spesa o non voce di bilan

cio. I il filo che attraversa la «Carta
di Roma sulle Malattie Rare 2026»,
il documento di indirizzo presenta-
to al termine dei due giorni di lavo

ri all’Auditorium Biagio d’Alba del
Ministero della Salute che il gover-
no intende portare a Bruxelles co-
me contributo italiano alla revisione

del regolamento europeo sui farma-
ci orfani, quelli destinati alle malat-
tie rare.

Su circa 2 milioni di italiani con
una malattia rara, solo il 5% ha ac
€esso a una terapia risolutiva. Gli al-
tri si muovono in un sistema fatto
di diagnosi tardive, percorsi fram-
mentati e assenza di alternative te-
rapeutiche riconosciute. F, su questo
terreno che si misura la distanza tra
il paradigma del contenimento della
spesa e quello dell'investimento in
salute.

I’'Italia vanta una infrastruttura
regolatoria che ¢ un’eccellenza eu
ropea: la piattaforma dei registri di
monitoraggio, che consente di gesti
re accordi economici basati sull’'ef
fettiva efficacia del trattamento. Il
meccanismo € noto come payment
by results, cio¢ si rimborsa solo
quando il farmaco funziona davvero
sul singolo paziente. Per le malattie
rare, dove i grandi trial randomiz-
zati sono spesso impossibili dato il
numero esiguo di casi, i dati diven-
tano I'unica base regolatoria dispo-
nibile. «Assumere decisioni sulla

base di dati porta sicuramente a de
cisioni piu sostenibili e soprattut-
to piu corrette», ha detto il direttore
tecnico-scientifico Pierluigi Russo,
sottolineando come il registro AIFA
consenta di «pagare soltanto quan-
do il medicinale sta effettivamente
funzionando» si tratta di uno stru-
mento che Russo ha definito «cer-
tamente un’eccellenza nel contesto
europeo».

I su questo impianto che il pre
sidente dell’AIFA Nistico ha fis
sato la posizione dell’agenzia sul
nodo del prezzo: «Non bisogna so
lo guardare al costo, ma considera
re I'investimento piu generale». Gli
effetti economici di lungo periodo
su ricoveri evitati, progressioni bloc-
cate, carico assistenziale ridotto, en-
trano formalmente nel meccanismo
di formazione del prezzo. «Questi
elementi sono molto rilevanti nella
valutazione da parte della Commis-
sione e dell’Agenzia specialmente
quando andiamo a definire il prez
z0 del medicinale», ha aggiunto.
Non contabilizzarli significa prende-
re decisioni distorte. A margine del
summit, 'AIFA ha annunciato il fi
nanziamento di 19 studi indipenden-
ti per 17,5 milioni di euro, selezionati
tra oltre 100 domande pervenute.
Lavori in gran parte di fase 2, che co-
prono anche terapie in stadio precli-
nico, con una presenza significativa
di proposte nel campo delle terapie
deniche.

Il documento ¢ stato prodotto a
partire del lavoro congiunto di oltre
90 esperti tra istituzioni, associazio
ni di pazienti, societa scientifiche e
rappresentanti dell'industria farma-
ceutica; si articola in otto assi: coor-

dinamento e governance, diagnosi,
ricerca, trattamenti, dati sanitari, for-
mazione, presain carico, transizione
assistenziale. La proposta centrale ¢
listituzione di un organismo nazio-
nale di raccordo delle strutture affe-
renti alle Reti di riferimento europee
(ERN), oggi prive di una regia interna.
Sul fronte della produzione, la
Carta indicalo Stabilimento Chimico
Farmaceutico Militare di Firenze co-
me leva strategica per 'autonomia
terapeutica nazionale. Un ruolo che
il suo comandante, Arcangelo Mo-
ro, ha descritto con precisione: «Le
grandi aziende farmaceutiche non
producono alcuni farmaci. Quando
questo non avviene entra in cam-
po il chimico farmaceutico, al qua-
le attraverso AIFA ¢ dato il compito
di produrre medicinali che diventa-
no in alcuni casi salvavita». Lo stabi-
limento ha recentemente potenziato
il reparto di infialamento in asepsi,
che consentira a breve di produrre
molecole altrimenti irreperibili sul
mercato. «Trovare nuove applicazio-
ni per le malattie rare - ha aggiun-
to Moro - vuol dire trovare soluzioni
per le patologie di maggior rischio».
La Carta programmatica, il risul-
tato di questa due giorni, sara por-
tata all'attenzione delle istituzioni
europee. Timing non casuale: la revi
sione del regolamento UE sui farma
ci orfani e aperta, e I'ltalia, forte di
un sistema di registri e accordi eco-
nomici, vuole sedersi al tavolo con
qualcosa di concreto in mano.
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Nella foto
Robert Giovanni Nistico

‘== Tradiagnosi e controli preventivi
~— lasfda & tutelare Pequita d'accesso
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