 ‘ORPHAN DRUGS’ E FARMACI A RISCHIO:

REGOLAMENTAZIONE E SICUREZZA

‘ORPHAN DRUGS’
Il problema dei farmaci per la cura delle malattie rare o ‘orphan drugs’ non è solo quello della loro reperibilità. In Europa, infatti, i farmaci orfani per le malattie rare non sono regolamentati da una legislazione unica come avviene per tutte le molecole approvate e registrate per uso terapeutico. Accade così che proprio i pazienti  più sfortunati, quelli colpiti da una malattia rara, siano i meno assistiti: non hanno la sicurezza di trovare il rimedio, hanno scarsa assistenza e poca informazione su terapie e patologie da cui vengono colpiti e, una volta reperito il farmaco, non hanno nemmeno le garanzie che la terapia trovata sia di qualità controllata e possa essere da loro assunta con le opportune garanzie fornite dal produttore e dalle agenzie regolatorie in termini di controlli e farmaco-sorveglianza. Ma i pazienti colpiti da malattie rare non hanno certamente tempo da perdere: accade così che assumano farmaci ‘senza rete’, non garantiti da un sistema di sorveglianza internazionale, senza le responsabilità a carico del produttore e di qualità non certificata.

FARMACI A RISCHIO 

Negli Stati Uniti i farmaci a rischio sono regolamentati da apposite direttive che prevedono l’attivazione di programmi specifici di farmaco-sorveglianza. Grazie all’attivazione di questi sistemi, negli Usa vige una gestione unica del farmaco ‘sorvegliato speciale’ a causa dei suoi alti rischi potenziali come sostanza terapeutica approvata e, come per tutte le molecole registrate, il responsabile della sicurezza del farmaco e dei suoi potenziali effetti nocivi è il produttore.

Il caso della talidomide per la cura del mieloma multiplo (per questa malattia rara – 2,5-3mila casi l’anno in Italia – è stato recentemente dimostrato che questo farmaco allunga la sopravvivenza) è emblematico: oltre ad essere un ‘orphan drug’ è anche una molecola a rischio teratogenicità cioè di malformazioni congenite. 

Negli Stati Uniti la talidomide è inserita fin dal ‘98 in uno speciale programma di risk management – affidato al produttore - che è il primo esempio al mondo di prevenzione del rischio-farmaco. In pratica dal ‘98 la Fda ha obbligato il produttore a sorvegliare questo farmaco per qualunque indicazioni venisse approvato. 

In Europa vigono invece sfaccettature nazionali fino al caso dell’Italia dove nessun programma o gestione di questa ed altre molecole a rischio sono stati attivati. Il problema è la non prevedibilità (e la mancanza di strumenti di reazione e di definizione del caso) del quadro che si realizzerebbe se si verificasse un caso di serio effetto collaterale correlato all’uso del farmaco orfano.

LA RESPONSABILITÀ È DEL MEDICO 

In Europa la responsabilità della somministrazione del farmaco è del medico, che è l’unico responsabile di fronte al giudice dei farmaci che il paziente assume. Il farmacista, quindi, in teoria può anche disinteressarsi del problema qualità e sicurezza della molecola. Oppure può assumere un ruolo attivo, nel rispetto dell’impegno etico e deontologico, garantendo ciò che viene dispensato.

IL SISTEMA DI CONTROLLO E GARANZIA: 

IL RUOLO DEL FARMACISTA OSPEDALIERO

Nei Paesi in cui le autorità sanitarie non hanno ancora emanato provvedimenti specifici, i responsabili delle farmacie ospedaliere, svolgono il compito di garanti della sicurezza per i farmaci orfani e per quelli a rischio. 

In questi Paesi, quindi, il farmaco orfano e/o a rischio potrebbe essere gestito con un sistema che prevede produzione e distribuzione controllate e un programma di risk management alle spalle, attivato grazie all’impegno determinante dei farmacisti ospedalieri.

