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Recensione
La governance farmaceutica 
del dopo covid-19 
nel White paper 2

Ancor più che in passato, il confronto 
sulle prospettive dell’attività regola-
toria di farmaci e dispositivi medici è 
presente sulle principali riviste inter-
nazionali. Le tradizionali procedure 
normative di approvazione che pre-
vedono una sequenza di fasi di studio 
che culminano in un ampio studio 
controllato e randomizzato sono state 
negli ultimi anni messe in discussio-
ne. In effetti, gli approcci terapeutici 
disegnati sulla base di una miglio-
re comprensione della biologia del 
cancro hanno portato a risposte sen-
za precedenti già nelle prime fasi di 
sperimentazione, con la conseguente 
approvazione di farmaci in assenza di 
studi su larga scala. Allo stesso tempo, 
il miglioramento delle tecnologie dia-
gnostiche molecolari ha portato all’i-
dentificazione di sottogruppi sempre 
più ristretti di pazienti candidati a 
una terapia a bersaglio molecolare. 
Inoltre, i nuovi percorsi normativi 
della Food and Drug Administration 
hanno consentito la rapida revisione 
e accelerata approvazione di alcuni 
farmaci anche in assenza di dati sulla 
sopravvivenza1. 

Non si pensi però che questa so-
stanziale rivoluzione – che ci si augura 
possa essere progressivamente suppor-
tata da più robuste prove di sicurezza 
ed efficacia – abbia un effetto limitato 
all’ambito oncologico. Al contrario, ne-
gli ultimi quattro decenni, i processi di 
approvazione e regolamentazione sono 
cambiati e diventati più complessi, in-
tegrando al proprio interno programmi 
speciali e percorsi approvativi sempre 
più profilati sulle caratteristiche inno-
vative di alcune classi di farmaci2. 

Questa è la premessa in cui con-
viene inserire un libro pubblicato da 
poco, La governance farmaceutica 
del dopo covid-19 – White paper 23, 
che riprende – proponendosi come 
un’evoluzione di percorso e metodo 
– un precedente documento elabo-
rato nel novembre del 2019 e uscito 
con il titolo Le sfide della medicina e 
la governance farmaceutica – White 
paper 1. Entrambi i documenti non 
intendono offrire soluzioni o risposte 
preconfezionate: l’obiettivo è quello di 
proporre percorsi di approfondimen-
to, che potrebbero essere considerati 
nelle sedi e dalle istituzioni deputate 

ad adottare le scelte regolatorie e le 
decisioni politiche.

Il libro suggerisce una riflessione 
che si apre con le sette raccomanda-
zioni definite dal gruppo di lavoro che 
lo ha ideato e redatto, che costituisco-
no il contesto culturale, regolatorio e 
politico in cui inserire le proposte di 
governance. Le raccomandazioni han-
no l’obiettivo di mettere in campo, per 
la discussione tra le parti, una visione 
di medio periodo per il rilancio del set-
tore farmaceutico in Italia, che potreb-
be rendere opportuna la semplificazio-
ne dei percorsi assistenziali, il rilancio 
degli studi clinici e della ricerca come 
strumento di valorizzazione del “Siste-
ma Paese”. 

Queste pagine sono nate nel corso 
del primo semestre di una pandemia 
che ha messo in crisi la sanità italia-
na (e non solo), investita da un’onda 
d’urto senza precedenti. Un’ondata 
che avrebbe potuto travolgere anche 
i sistemi regolatori4, che al contrario 
sono stati capaci di garantire risposte 
immediate a interrogativi che riguar-
davano una patologia sconosciuta. La 
risposta regolatoria ha dovuto basarsi 
su evidenze costruite giorno per gior-
no, orientandosi in una produzione 
di letteratura scientifica senza prece-
denti. Durante questa fase sono state 
assunte decisioni, iniziative e norme 
impensabili prima della pandemia, 
che hanno riguardato l’adozione di at-
ti normativi e di decisioni regolatorie 
sugli studi clinici dei nuovi farmaci per 
CoViD-19, sull’informazione da parte 
dell’Agenzia Italiana del Farmaco, sul 
ricorso alla Legge 648 per autorizza-
re impieghi altrimenti off label e sulla 
proroga di alcune modalità prescritti-
ve (Piani terapeutici e Registri AIFA di 
monitoraggio).

Le proposte del gruppo di lavoro 
che ha curato il white paper fa leva 
sulle novità introdotte negli ultimi 
mesi identificando proposte ricondu-
cibili a sei macro aree: finanziamento, 
revisione del prontuario farmaceutico 
nazionale, semplificazione, ricerca 
clinica, delivery e agenda digitale. Per 
ciascuna di queste sezioni vengono 
definiti gli strumenti, le modalità e i 
tempi di applicazione. L’idea di fon-
do che informa le pagine del libro è 
nella convinzione di essere di fronte 

alla straordinaria opportunità di ri-
costruire una politica del farmaco che 
segni il passaggio da una concezio-
ne dei medicinali come elemento di 
spesa a una policy del farmaco come 
strumento di salute, di sviluppo eco-
nomico e di politica industriale, così 
da ridisegnare e rilanciare il settore 
farmaceutico in Italia e all’interno del 
panorama internazionale. Non solo. 
L’obiettivo è quello di fare del farmaco 
uno strumento di sviluppo della ricer-
ca, che quindi possa permettere un 
avanzamento sociale del Paese, che 
metta fine a una fase storica e dia vita 
a un’altra. Nonostante l’Italia sia tutto-
ra ai primi posti tra i mercati europei 
e mondiali, il Paese è ancora al tren-
taduesimo posto per quanto riguarda 
gli investimenti di ricerca e sviluppo. 
Le attività di ricerca in Italia sono trop-
po frammentate e sarebbe utile che gli 
investimenti – oltre ad aumentare per 
quantità – fossero diversamente e me-
glio governati.

Quindi, è necessaria una ricerca, 
una formazione e comunicazione, 
una partnership nuove tra istituzioni 
pubbliche e imprese/centri di ricerca 
privati. Uno scenario certamente sug-
gestivo e per molti aspetti condivisibi-
le, ma che dovrebbe essere letto senza 
dimenticare un aspetto fondamenta-
le che condiziona da tempo l’attività 
regolatoria: la disponibilità di dati. 
Meno della metà dei nuovi farmaci 
dispone di dati sui loro vantaggi e ri-
schi comparativi rispetto alle opzioni 
di trattamento esistenti al momento 
dell’approvazione normativa in Eu-
ropa e negli Stati Uniti5. Anche quan-
do esistono studi di confronto attivo, 
molto spesso non sono sufficienti per 
informare le decisioni nella pratica 
clinica e nella politica sanitaria. L’in-
certezza associata alla carenza della 
comparative effectiveness research è 
aggravata da normative che in Euro-
pa e negli Stati Uniti rendono meno 
difficile l’accesso all’innovazione, 
spesso però in attesa di prove robu-
ste di efficacia che si presume siano 
prodotte successivamente all’utilizzo 
nel cosiddetto “real world”. Una posi-
zione interessante – e in certa misura 
complementare a quella del gruppo 
di lavoro che ha curato il white paper 
italiano – è stata di recente espressa 
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sul Lancet. In primo luogo, l’appro-
vazione regolatoria dovrebbe mettere 
medici e pazienti al corrente riguardo 
l’esistenza di dati di confronto sui nuo-
vi prodotti. In secondo luogo, le auto-
rità regolatorie dovrebbero essere più 
selettive nel ricorso a programmi che 
facilitano l’approvazione di farmaci e 
dispositivi sulla base di dati incom-
pleti su benefici e danni. Terzo, biso-
gnerebbe incoraggiare la conduzione 
di studi randomizzati con comparatori 
attivi. Quarto, il processo di approva-
zione dovrebbe utilizzare il metodo 
della network meta-analisi anche in 
modo prospettico, attingendo a studi 
randomizzati esistenti e futuri. Infine, 
i payors dovrebbero usare leve politi-
che e potere negoziale per incentivare 

la produzione di prove comparative su 
farmaci e dispositivi, basando le pro-
prie decisioni sui vantaggi comprovati 
da evidenze scientifiche.

In conclusione, gli straordinari fi-
nanziamenti ai quali l’Italia potrebbe 
avere accesso darebbero la possibili-
tà non solo di un ammodernamento 
strutturale del Servizio sanitario na-
zionale, ma anche di un ripensamento 
dell’attività di ricerca e di traduzione 
dei risultati di questa in innovazioni 
utili ai cittadini. Una nuova governan-
ce farmaceutica, dunque, può essere 
possibile solo avendo il coraggio di 
realizzare veri cambiamenti struttu-
rali e organizzativi che non possono 
prescindere da una rivoluzione nella 
visione e nella strategia.
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