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Farmaci, addio ‘blockbuster’, ¢ 'oradei ‘nichebuster’

Uno studio dei consulenti internazionali di Frost & Sullivan conferma che la ricerca si sta concentrando sui prodotti di nicchia riservati a malattie rarissime,
che garantiscano pill profitti da quando la scadenza dei brevetti ¢ I'avvento dei generici ha fatto crollare la redditivita dei medicinali di pi ampia diffusione
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Il mercato dei farmaci “orfani”,

STEFANIAMARTANI

n padre & disperato: ai suoi
duefigliéstatadiagnosticata:

la malattia di
Pompe, una rara
patologia genetica
che porta a un pro-
gressivo  indeboli-
mento della mu-
scolatura, cuore
compreso. Non esi-
stono farmaci in
grado di bloccarne
il decorso. L'unomo
non si arrende: si
associa a un ricer-
catore” anticonfor- -
mista e mette su
unapiccola biotech .
persviluppareilfarmaco salvavita,
E’latrama del film Misure straordi-
narig,chehafocalizzatol'attenzio-
nesulle malattierare eifarmacior-
fani: non perché privi d’autore ma
perché destinati alla diagnosi, pre-
venzione ¢ cura di patologie che,
secondofparametrieuropei, colpi-
scono non pill di 5 persone ogni
10.000 (in Giappone parlano di ra-
ritaselapatologia colpiscemenodi
4 persone ogni 10.000 abitanti; ne-
gli Stati Uniti si passaameno di7,5
cittadinist 10.000). Inumerosem-
bra piccolo ma si traduce in pit1 di
240mila individui nell'Unione Eu-
ropea.

Sebbene rare, ta]l malattie non
sono poche: 1'Organizzazione
Mondiale della Sanita stima chene
esistano circa 8000, che colpiscono
il6%dellapopolazioneintotale (ol-
tre20milioniin Buropa),i110%del-
le patologie urnane conosciute. In
Italia riguardano piti di un milione
emezzo dipazienti. Tra le piinote
la malattia di Gaucher, l'iperten-
sione arteriosa polmonare, la ma-
lattia di Fabry, quella di Pompe, la
fibrosi cistica, 'atrofiamuscolare e

DC] data

stampa

destinati alla cura f.ll setton del farmacl or!am =
delle malatiie rare "

spinale infantile. Nell'80% dei casi
sono patologie genetiche eredita-
riecheinteressanoil3-4%dellena-
scite e colpisco-

Big Pharma noibambini. Al-

. tre appaiono da
parte adultlEPcome la
conle . oiattia di Hun-

acquisizioni ;010 quelladi
- dellepiccole o, 1o s clero-
biotech si laterale amio-
trofica. Se Big

Pharma, negli anni del boom far-
maceutico, nonsioccupavadeifar-
maciorfani, concentrando gli sfor-
zinellemolecolein grado di curare
milionidipersone, orailtrendsiin-
verte:lascadenzadibrevettideico-
siddetti blockbuster, le linee guida
pitrestrittive di Fda ed Emea, i co-
sti proibitivi della ricerca, hanno
innescato una corsa al farmaco or-
fano. Al punto che non si fa quasi
pil1 ricerca sui farmaci “generali-
sti”: sono vent’anni che non esce
un nuovo antibiotico, e il genere
umanoévulnerabileanuovigermi.
lfatto&chealleindustrieconviene
puntare sui farmaci orfani: dopo
avvento deigenerici, un ex-block-
buster che cura milioni di malati
come una statina vale 1.500 dollari
l'anno per paziente, mentre il Na-
glazyme, che curaunararissimaal-
terazione metabolica, rende
365mila dollari a paziente nei soli
Stati Uniti, doveinove farmaci pit1
costosi curano malattie che afflig-
gonomeno di 10mila persone.
Secondo il Tufts Center for the
Study of Drug Development negli
Usaifarmacichehannoottenutola

" designazionedi“orfano” sonopas-

satida208nel2000a4251el 2008.E
secondo I'European organization
for rare diseases, dall'inizio del
2009 ad oggi 577 farmaci sono stati
designati comeorfanie57 diquesti
hanno ottenuto l'autorizzazione
allavenditain Europa. Laricercadi

in % sul totale (Europa)

- 'F.c_lnté; Erost & Suffivan

Frost & Sullivan “Il mercato dei far-
maci orfani” rivela che in Europail
settore hafatturatoquasi14miliat-
didieuronel 2008 e pud crescerefi-
no a pilt di-20 nel 2015. Il mercato
europeo delta malattia di Gaucher
éschizzatoaoltre 400 milionidieu-
10, con una crescita sull'anno scor-
50 dell'11%, e quello delle terapie
per¥ipertensione arteriale del pol—

mone &arrivato a 750 milioni.
Tutto cid stamutandoiparadig-
mi aziendali dell'industria. Moli
bigperseguono obiettividiacquisi-
zionedipiccoleimpresedelbiotec-
nologico. «Entro 5 annifarmaciper
un valore di 90 miliardi di dollari
perderanno I'esclusivitd», spiega il
consulentediFrost&Sullivan, Sha-
beer Hussain. «La situazione eco-
nomicaelacompetizione derivan-
te dai genericihanno portatole ca-

se a modificare sizategie e a con-
centrarsi sui ‘niche-busters’, vale a
dire blockbuster di nicchiav. I go-
verni incoraggiano la ricerca in
questo campo: negli Stati Uniti la
legge sui farmaci orfani (Orphan
Drug Act) prevede detrazione fino
al 50% delle spese sostenute perla
ricerca, incentivi per la sperimen-
tazione el immissione in commer-
ciodelfarmacoeunperiododi7an-
ni di 'copertura’ brevettuale, L'U-
nione Europeahaapprovato conla
direttiva "European orphan medi-
cinals product regulation”, che ha
portato alla nascita di un comitato
perifarmaci orfani all'interno del-
I'Emeaeall'erogazionediincentivi
di vario tipo. «Sulla base di 25 anni
di esperienza degli Stati Unitie 9
anninell'Ue- dice Hussain - si pre-
vedechecisarannocirca 100 nuovi
prodotti designati orfani ra il 2010
e il 2019, I farmaci orfani sono la
chiave peril recupero del settore».
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