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aro Direttore,
da quando & esploso il
caso Stamina il termine
“cure compassionevoli” sembra
essere diventato quasi di uso co-
mune.

Eppure pochi sanno che non
esiste una categoria a se stante di
terapie che si possano chiamare
“compassionevoll”. Il termine de-
notava un programma ad hoc che
la Food and Drug Administration
(FDA), ’ente Usa che regolamen-
ta i farmaci, varo dopo la vittoria
legale di Robert C. Randall contro
gli Stati Uniti d’America sull’uso
non perseguibile di marijuana nel
glaucoma.

1l programma della Fda con-
sentiva in via eccezionale a un li-
mitatissimo numero di pazienti,
e sotto la vigilanza di organi tec-
nici del Governo, I"uso di una so-
stanza altrimenti considerata il-
legale. Il medesimo programma
fu chiuso dal Presidente George
HW Bush quando l'esplosione
dell’Aids (la marijuana ha effetti
antiemetici e analgesici) negli
Anni 80 portd a un numero di ri-
chieste di trattamento che
avrebbe trasformato il ricorso
eccezionale in uso legale di mas-
sa di marijuana.

La storia serve a illustrare che il
termine compassionevole non im-
plica solo P'uso diun farmaco non ap-
provato per il commercio, ma anche
e soprattutto il suo uso in circostan-
ze eccezionali. L'uso ristretto e limi-
tato, e non di massa, & la prima ca-
ratteristica che definisce 'uso detto
“compassionevole” di un farmaco,
che non & generalmente percepitain
ambito mediatico. :

La seconda caratteristica gene-
ralmente ignorata & che perché un
farmaco si possa usare in modo
“compassionevole”, deve essere co-
munque approvato, e 'uso “com-
passionevole” autorizzato. Le carat-
teristiche tecniche del farmaco de-
vono essere note, precise e detta-

gliate proprio come nel casoin cuilo
si voglia sottoporre a formale speri-
mentazione clinica.

- In America occorre presentare
un dettagliato dossier che com-
prende la completa e puntuale de-
scrizione di caratteristiche chimi-
che o biologiche, le modalita di pro-
duzione, i dati nell’animale, e quan-
taltro necessario a rendere plausi-
bile Pinnocuita ed efficacia del nuo-
vo prodotto. Solo avendo ottenuto
dalla Fda lo status di farmaco speri-
mentale, un prodotto puo essere ng-
getto di sperimentazione clinica e
usato in modo “compassionevole”.

L’industria che produce il farma-
co sperimentabile ne promuove la
sperimentazione per stabilirne in-
nocuita ed efficacia, assumendose-
ne i costi, in collaborazione con
esperti clinici delle malattie che co-
stituiscono indicazione per il farma-
co. Durante la sperimentazione, un
medico che abbia in cura pazienti
con le stesse malattie, puo richiede-
re Pautorizzazione a usare quel far-
maco per un caso singolo, per il qua-
le siravvedano necessitd e urgenza.

Chi concede l'autorizzazione
all'uso singolo & sempre e solo la
Fda (ovvero l’Aifa in Italia), e lo fa
in base al dossier tecnico che il
produttore del farmaco ha prece-
dentemente presentato alla stes-
sa Fda e questa ha approvato. Lisi
trovano le caratteristiche tecni-
che che giustificano sia la speri-
mentazione del farmaco, sia il suo
uso in via “compassionevole”.

Senza quel “passaporto” che
rende un farmaco sperimentabile,
non é legale nessuna sperimenta-
zione clinica, e nessun uso singolo
del farmaco.

11 decreto ministeriale del
2003, che regola I'uso “compas-
sionevole” in Italia, si riferisce
esattamente alle circostanze pre-
viste dall’Fda, ovvero a medicinali
gia sperimentati o in corso di spe-
rimentazione. Il successivo de-
creto del 2006 dei Ministri Turco
e Fazio, di recente interpretato,
violato e distorto a piacimento, si
riferisce invece a “medicinali”
cellulari per i quali non siano in
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corso sperimentazioni cliniche.
Nessun medicinale & mai usato in
modo compassionevole senza che
si sappia cosa é e che proprieta
ha, e lo si sappia da un dossier
dettagliato e approvato dal’Agen-
zia Regolatoria del Farmaco.

Nel caso di cellule, la situazione
non ¢ diversa. L'uso nel caso singolo
(“compassionevole”) non pud esse-
re autorizzato in assenza di quei da-
ti che identificano il medicinale cel-
lulare e le sue propriet, e ne dimo-
strano purezza, potenza, qualita,
profilo di sicurezza ed efficacia
plausibile, senza che esista un razio-
nale per invocarne I'uso nell'uomo,
anche se nel caso singolo.

Non si pu¢ dunque trattare di-
rettamente un paziente senza au-
torizzazione e senza aver prima
mai presentato un protocolio.o un
dossier di questo tipo e tanto me-
no procedere all’uso indiscrimi-
nato di massa di un preparato cel-
lulare rivendicandone una imma-
ginaria natura intrinseca di “tera-
pia compassionevole”.

Secondo la legge europea (Re-
golamento (CE) n. 1394/2007) un
preparato cellulare é un medici-
nale, e non egiste un “medicinale
compassionevole”. Chi produce
cellule in laboratorio, non produ-
ce “medicinali compassionevoli”.
Produce un medicinale, che puo
essere usato nel caso singolo
(“compassionevole”) solo se am-
missibile a essere sperimentato.

Le competenze in materia di
produzione dei farmaci cellulari
per uso singolo (“compassionevo-
le”) sono assegnate dallalegge eu-
ropea all’autorita regolatoria na-
zionale in materia di farmaci, che
in Italia & T'Aifa.

Non esiste “uso compassionevo-
le” in casi singoli se non 'uso auto-
rizzato nel caso singolo di un farma-
co sperimentato o, quanto meno,
sperimentabile, e con un preciso ra-
zionale clinico. Il resto non & medici-
na, & attivita illecita.
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