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Governance farmaceutica
Il 2016 sara Panno della svolta?

Accesso alle terapie pitl efficaci, ascolfo dei pazienti e cei familiari, incentivo alla ricerca clinica e ampliamento
stutturale dell/Agenzia italiana del farmaco. Quest gii obiettivi GellAIG presieaita da Mario Melazzini

incolare il finanziamen-

' to dei farmaci innovati-

vi ad alto costo dal Fon-

do Farmaceutico Nazio-

nale e istituire dei budget

specifici per ciascuna area terapeutica,

per distribuire le risorse tenendo conto

dell'impatto delle nuove molecole ad

alto potenziale di innovazione. La revi-

sione della governance farmaceutica e

uno degli impegni che Mario Melazzini,

eletto presidente dilifé] ha raccontato

ai microfoni di NCF per garantire ai pa-

zienti I'accesso alle terapie piu efficaci
€ piu indicate.

Cosa significa per lei, come Mario
Melazzini e come malato di Sla, es-
sere arrivato alla presidenza dil&ifa2l
E un altro punto di partenza!l Ho accet-
tato con entusiasmo e spirito di servi-
zio I'incarico di presidente dell’Agenzia
Italiana del Farmaco e mi sono messo
all’operaimmediatamente, consapevo-
le della delicatezza e dell'importanza
della missione dilAifad

In realta il mio rapporto con [&ifd & na-
to ben prima del conferimento di que-
sto incarico cosi prestigioso, ho avu-
to modo di confrontarmi con I'Agenzia
nel corso della mia carriera di medico,
ricercatore, amministratore pubblico e
ne ho sempre avuto una percezione
molto positiva.

Mi sono accostato a questa realta con
umilta e il massimo rispetto per il capi-
tale umano e professionale che vi opera
e che in questi anni ha consentito all’A-
genzia di accrescere la propria auto-
revolezza e di raggiungere risultati si-
gnificativi, riconosciuti anche a livello
internazionale.
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Quali sono i principali obiettivi che si
prefigge durante il suo incarico in J&ifal
L’obiettivo principale & sempre quello di
tutelare la salute dei pazienti. Il malato
e le loro famiglie sono e devono sem-
pre essere posti al centro di tutto il si-
stema decisionale. Da parte mia, I'im-
pegno sara quello di mettere a dispo-
sizione dell’Agenzia la mia esperienza
professionale di medico e personale di
paziente per continuare a promuove-
re 'equita e 'accesso alle cure a tutti
i pazienti.

Come Presidente, una parte importan-
te del mio mandato riguardera il rilan-
cio della ricerca indipendente, uno stru-
mento fondamentale per accrescere ul-
teriormente la conoscenza soprattutto
in ambiti poco esplorati. Inoltre, un’at-
tenzione particolare sara dedicata ai
pazienti affetti da “malattie rare” che, a
causa della natura della loro patologia,
subiscono la mancanza di investimenti
da parte del settore privato, che spes-
s0 si traduce nella scarsita di terapie e
trattamenti disponibili.

Quali aspetti ha gia avuto modo di
apprezzare e quali invece le criticita
che pensa di dover migliorare?
|Aifa ha fatto e sta facendo un grandis-
simo lavoro grazie anche alla guida del
direttore generale, Luca Pani, del quale
condivido pienamente la visione strate-
gica. Apprezzo molto il grande valore
delle competenze e le potenzialita del
capitale umano e professionale dell’A-
genzia che in questi anni le ha consen-
tito di raggiungere traguardi importanti
anche a livello internazionale.

Oggi perd ci troviamo di fronte a un’e-
voluzione, straordinariamente rapida,
del mondo del farmaco, che impone un
cambiamento dei paradigmi adottati in
passato dagli enti regolatori. Negli ultimi
anni abbiamo assistito, infatti, allo svi-
luppo di molecole innovative, in grado
di apportare sensibili miglioramenti ai
trattamenti terapeutici dei cittadini, che
tuttavia comportano un impatto sulla
spesa farmaceutica notevolmente ele-
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vato. Secondo alcune stime nel mon-
do vi sono pit di 7.000 nuovi farmaci
in via di sviluppo. Solo nel corso del
2015, I’Agenzia Europea dei Medicinali
(EMA) ha raccomandato I'immissione in
commercio di 39 nuove sostanze atti-
ve, su un totale di 93 nuovi farmaci, di
cui 18 per il trattamento delle malattie
rare. Molti di questi sono destinati al
trattamento delle patologie oncologi-
che, e una parte consistente é costitu-
ita da farmaci e vaccini biotech, dal po-
tenziale rivoluzionario per numerosissi-
me patologie. La sfida che oggi siamo
chiamati ad affrontare & proprio quella
di bilanciare, da un lato, il diritto all’ac-
cesso rapido e omogeneo ai farmaci
innovativi di cui sia possibile misurare
obiettivamente I'efficacia e la sicurezza,
dall’altro, coniugare questi aspetti con
la sostenibilita economica del sistema.

Quali cambiamenti organizzativi so-
no necessari?

’ampliamento della pianta organica di
[Aifdle diventata un’esigenza imprescin-
dibile di fronte alle crescenti incomben-
ze e ai mutevoli scenari che investono il
mondo regolatorio. L’attuale dotazione
€ infatti troppo esigua per far fronte alla
quantita delle funzioni che I’Agenzia &
chiamata a svolgere quotidianamente a
tutela della salute pubblica, dal rilascio
delle autorizzazioni per I'immissione
in commercio dei farmaci, alle attivita
ispettive, alla sperimentazione clinica,
alla farmacovigilanza.

L’Agenzia € gia al lavoro per il nuovo
Regolamento|Aifa che portera il numero
di dipendenti a un livello paragonabile a
quello delle altre realta del G20, anche
se, & bene specificarlo, pur con I'am-
pliamento previsto la pianta organica di
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JAifa restera comunque tra le pil conte-
nute. Ovviamente il mio impegno sara
sicuramente indirizzato a far procedere
con celerita I'iter per I'approvazione del
nuovo Regolamento.

Un tema molto caldo riguarda la tra-
sparenza. Come intende procedere
JAifa al riguardo?

La trasparenza ¢ tra i valori fondan-
ti dell’Aifa, che guidano tutto 'opera-
to del’Agenzia. Personalmente posso
garantire chejpAiifd € una vera e propria
“gabbia di vetro”, che, sotto la guida
del Direttore Generale Luca Pani, ha
intrapreso da tempo e prosegue un
percorso all’insegna della trasparen-
za, a tutela dei pazienti, destinatari fi-
nali della nostra azione quotidiana, per
continuare a garantire risposte concre-
te ai bisogni di salute dei cittadini. Vo-
glio ricordare che [FAiifa] in linea con le
esperienze piu avanzate del panorama
europeo e mondiale, & stata la prima
autorita nazionale a dotarsi di un pro-
prio Regolamento per gestire i conflitti

di interesse di tutti coloro che lavorano
o collaborano con I’Agenzia, inclusi i
componenti degli organi decisionali, di
controllo e consultivi, per assicurarne
il massimo livello di imparzialita, garan-
tendo contestualmente I'impiego del-
le migliori competenze disponibili nella
valutazione scientifica dei farmaci.

In questi anni I'abbiamo vista battersi
per garantire assistenza e cure ai ma-
lati di Sla. La vedremo portare avan-
ti questo bisogno per tutti i pazienti?
Come malato, persona affetta da una
patologia come la Sla che comporta
una grave disabilita, e soprattutto co-
me medico, continuerd a impegnarmi
per garantire ai pazienti I'accesso e I'e-
quita delle cure, una battaglia peraltro
gia intrapresa da tempoldalPAifal

Ho iniziato il mio percorso inlifd por-
tando con me non solo il bagaglio di
esperienze maturate in ambito pro-
fessionale, ma anche quelle altrettan-
to forti e significative che riguardano
la mia storia personale di paziente af-
fetto da Sla.

LA TERAPIA DELLA DIGNITA

Uno dei temi su cui si discute molto & l'eutanasia. A tale proposito Mario
Melazzini commenta: «Esistono leggi e il codice deontologico medico che
vietano l'accanimento terapeutico e 'eutanasia e favoriscono il rispetto
dellautonomia decisionale del malato. Possiamo benissimo parlare di
testamento biologico, ma solo dopo aver fatto tutto il possibile per garantire
ai malati le cure e gli strumenti necessari per vivere meglio. Owiamente
Servono risorse per questo e servono strumenti adeguati a favorire una vita
dignitosa, sempre e dovunque, indipendentemente dalle condizioni di salute.
Negli ultimi decenni sono stati compiuti progressi significativi dal punto

di vista dell'attenzione dedicata alla salvaguardia di una delle dimensioni
piti importanti dell'essere umano ed & stato sviluppato un nuovo approccio
terapeutico, la “terapia della dignita”, il cui obiettivo & il miglioramento

20

dell’'esperienza del fine-vita, aiutando il paziente
(e i suoi familiari) a preservare lidentita personale
e affermare i propri valori in questa fase. La

vita non deve essere strumentalizzata secondo
un‘ideologia, ma bisogna essere consapevoli

che in qualsiasi condizione, se correttamente
supportati, tutto puo essere visto come una
grande opportunita, valorizzando quanto sia piu
importante l'essere del fare. Personalmente credo
che la vita meriti sempre di essere vissuta, dal
momento del concepimento sino alla sua fine
naturale, anche con la malattia».

L’ascolto dei pazienti e dei loro fami-
liari deve essere parte integrante del
sistema decisionale; & fondamentale,
infatti, I'inclusione precoce del mondo
dei pazienti nei tavoli tecnici in cui si
pongono le basi per le decisioni rego-
latorie. L’Aifa gia da alcuni anni sposa
questa visione portando avanti diverse
iniziative per coinvolgere le associa-
zioni dei pazienti e le societa scientifi-
che in percorsi condivisi: consultazioni
pubbliche su argomenti di particolare
rilievo, collaborazione su percorsi tera-
peutici decisionali (Algoritmi terapeuti-
cififd)} il protocollo d’intesa IAEEEN

ovvero un percorso formativo per
sviluppare 'empowerment e I'educa-
zione del paziente; Open- un ap-
puntamento mensile in cui la Direzione
Generale incontra le associazioni dei
malati, i rappresentanti della societa
civile, le aziende farmaceutiche e ogni
altro soggetto interessato a condivi-
dere con I’Agenzia istanze, commen-
ti, proposte.

Nel suo libro “Ma che cosa ho di di-
verso” afferma: “la trascuratezza nel
nostro sistema sanitario non é tanto
il frutto di carenze strutturali, quanto
di un difetto culturale, epistemologi-
co”. Pué commentare questa sua af-
fermazione?

Spesso sono i modelli comportamentali
e I'approccio ai bisogni dei malati che
devono essere rivisti. E necessaria una
visione multidisciplinare, una presa in
carico sul lungo periodo, che ascolti i
pazienti e coinvolga una classe medica
piu preparata e flessibile. Se tratti so-
lo la malattia € un conto, se pensi che
al centro ¢’é il malato & un altro. E in-
dispensabile ripensare il rapporto con
il paziente, cercare di ascoltarlo piu a
fondo e supportarlo anche dal punto
di vista emotivo, identificare come bi-
sogno prioritario il corretto percorso
di presa ain carico, dal momento della
diagnosi alla terapia, a volte purtrop-
po alla progressione della malattia e ai
momenti finali.
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In una precedente intervista a NCF
ha affermato che “trovare i soldi per
curare & possibile. E una questione
di scelte che il SSN e lo stato italia-
no devono trovare il coraggio di fa-
re” (http://www.notiziariochimicofar-
maceutico.it/2014/07/01/sostenibili-
ta-della-ricerca-clinica-questione-di-
scelte/). Portera avanti questo punto
di vista?

Certamente. Il costo elevato dei farmaci
innovativi in arrivo sul mercato ¢ la sfida
che oggi siamo chiamati a sostenere,
cercando di evitare il collasso finanzia-
rio del nostro SSN, uno dei pochi vera-
mente solidaristici e universali rimasti.
[Aifd sta gia lavorando da tempo per
cercare di dare delle risposte concre-
te che sappiano, da un lato, garantire
la sostenibilita del sistema e, dall’altro,
assicurare I’'accesso ai medicinali in-
novativi in arrivo in diverse aree tera-
peutiche. A questo proposito, I'Agen-
zia ha proposto da tempo la possibilita

di svincolare il finanziamento dei far-
maci innovativi ad alto costo dal Fondo
Farmaceutico Nazionale e di istituire
dei budget specifici per ciascuna area
terapeutica, affidati al monitoraggio in
tempo reale attraverso i Registriliifa
Questa nuova modalita di attribuzione
dei budget consentirebbe di distribuire
le risorse tenendo conto dell’'impatto
delle nuove molecole ad alto poten-
ziale di innovazione sulle diverse aree.
Se si riuscisse a portare avanti que-
sto progetto di revisione della gover-
nance farmaceutica, penso che il 2016
potrebbe realmente diventare un anno
di svolta per i pazienti affetti da gravi
patologie che avranno a disposizione
terapie sempre piu efficaci.

A proposito di accesso ai farmaci,
come decidere a quali pazienti som-
ministrarli e a quali non?

Ci troviamo di fronte a una svolta epo-
cale per il mondo del farmaco. Nel cor-
so dell’'ultimo anno abbiamo assistito
all’arrivo sul mercato di nuovi farmaci
per il trattamento dell'infezione da vi-
rus dell’epatite C, alcuni antitumorali
di nuova generazione, diversi farmaci
per il trattamento delle malattie rare.
Le strategie adottate [HaIFAIE si sono
finora dimostrate in grado di governa-
re questo processo, garantendo nello
stesso tempo I'accesso ai farmaci e la
sostenibilita per il Servizio Sanitario.
Grazie ad accordi con le aziende far-
maceutiche, I'Aifa ha trattato i pazien-
ti pitt gravi facendo ricorso a percor-
si terapeutici compassionevoli prima
ancora della negoziazione del prezzo.
Successivamente ha individuato i cri-
teri di eleggibilita per regolare I'acces-
so ai trattamenti in funzione dell’'urgen-
za clinica, tenendo sempre in consi-
derazione anche i nuovi farmaci in via
di registrazione che avrebbero rappre-
sentato alternative terapeutiche piti va-
lide. Non sara un criterio di scelta a chi
si & a chi no, ma la garanzia che ognu-
no possa ricevere la terapia piti appro-
priata.

La ricerca clinica & un tema che le
sta molto a cuore. Come favorirla?
Tra le mie priorita vi sara certamente
anche il rilancio della ricerca indipen-
dente, con la valorizzazione di progetti
di qualita scientifica elevata.

L’ltalia ha fatto segnare negli ultimi an-
ni una crescita delle sperimentazioni;
sono stati 723 e 726 gli studi clinici
presentati rispettivamente nel 2014 e
2015, e i datilifdl indicano inoltre che
i trial valutati in Italia riguardano prin-
cipalmente farmaci biologici, biotec-
nologici € mewdicinali per le terapie
avanzate.

L’ltalia & un paese di indubbia eccel-
lenza nel campo clinico e della ricer-
ca, non sempre riesce pero a sfruttare
tutti i fattori favorevoli che la contrad-
distinguono dal punto di vista organiz-
zativo e scientifico. Mancano delle in-
frastrutture operative efficienti e sono
troppe le lungaggini burocratiche che
una sperimentazione clinica deve af-
frontare nel suo percorso prima di po-
ter iniziare effettivamente.

Siamo ormai prossimi all’entrata in vi-
gore del nuovo Regolamento per le
sperimentazioni cliniche, previsto per
il 2018, che rappresentera una rivolu-
zione copernicana del sistema della ri-
cerca clinica in Europa: segnera infatti
il passaggio dalla gestione nazionale
a quella coordinata a livello europeo,
e costituira un’opportunita fondamen-
tale per il sistema Italia. L’obiettivo del
nuovo regolamento & quello di snellire
e semplificare le procedure che saran-
no integrate e coordinate a livello eu-
ropeo, che si tradurra in un vantaggio
concreto per i pazienti.

L’ltalia potrebbe cogliere questa occa-
sione per diventare I'hub della ricerca
clinica, soprattutto nel campo dei me-
dicinali innovativi e delle terapie avan-
zate, dove ha gia dimostrato di esse-
re leader, sia come autorevolezza nella
valutazione

scientifica in qualita di autorita compe-
tente, sia in ambito produttivo.
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