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Profit e no profit 
contribuiscono in 
modo diverso lungo il 
ciclo dello sviluppo: il 
sistema deve 
valorizzare entrambi.













New Pharma Regulation: una riforma epocale e un cambio di paradigma
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Legislation Replaced

• Directive 2001/83/EC (human medicines)
• Regulation 726/2004 (EMA / centralised procedure)
• Orphan Regulation 141/2000
• Paediatric Regulation 1901/2006

Four Reform Pillars

Access & Affordability

Stimulating Innovation

Supply Chain Security

Crisis Preparedness
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Articolo 48
Parere scientifico sui dati presentati da soggetti senza scopo di lucro per il riposizionamento

di medicinali autorizzati

1. Un soggetto che non esercita un'attività economica ("soggetto senza scopo di lucro") può presentare 
all'Agenzia o a un'autorità competente dello Stato membro evidenze non cliniche o cliniche sostanziali 
per una nuova indicazione terapeutica che si prevede soddisferà un'esigenza medica insoddisfatta.

Su richiesta di uno Stato membro, della Commissione o di propria iniziativa e sulla base di tutte le 
evidenze disponibili, l'Agenzia può effettuare una valutazione scientifica del rapporto rischi/benefici 
dell'uso di un medicinale con una nuova indicazione terapeutica che riguarda un'esigenza medica 
insoddisfatta.
Il parere dell'Agenzia è reso pubblicamente disponibile e le autorità competenti degli Stati membri ne 
sono informate.

2. Nei casi in cui il parere è favorevole, i titolari dell'autorizzazione all'immissione in commercio dei 
medicinali interessati presentano una variazione per aggiornare le informazioni sul prodotto con 
l'indicazione terapeutica nuova.



II. Principles of ICH GCP

Clinical trials are a fundamental part of clinical research that support the development 
of new medicines or uses of existing medicines. Well-designed and conducted clinical 
trials help answer key questions in healthcare and drug development. Their results are 
essential for evidence-based healthcare decisions. Trials with inadequate design and/or 
poorly conducted trials may place participant safety at risk, yield inadequate or 
unreliable results and are unethical. They waste resources and the efforts and time of 
investigators and participants.

RESPONSABILITA’

GCP-ICH R3





Biotech Act: rendere l’Europa più semplice da scegliere

La proposta mira a trasformare la dimensione europea in un vantaggio competitivo: procedure più 
efficienti, tempi più prevedibili e minore frammentazione.

Efficienza
Ridurre attriti autorizzativi e 
duplicazioni nei dossier.

Prevedibilità
Dare agli sponsor regole e 
tempi più chiari.

Attrattività
Portare più studi 
multinazionali nell’ecosistema 
UE.

Per l’Italia, la sfida è tradurre la cornice europea in capacità operativa nazionale.



Sfida: agganciare l’evoluzione

Creare le condizioni per favorire l’ecosistema della ricerca

Dalle norme ai comportamenti: responsabilità, organizzazione, competenze e fiducia.



La ricerca clinica è un investimento pubblico

La Ricerca è parte della missione del sistema salute, non attività accessoria.

01 Interesse pubblico produce conoscenza utile al Paese

02 Tutela della salute rafforza qualità e sicurezza delle cure

03 Innovazione porta tecnologie e competenze nei centri

04 Opportunità di cura in alcuni casi è l’unica opzione disponibile

05 Investimenti attiva risorse, filiere e professionalità



Il Sistema Sanitario Nazionale è un valore 
per il Paese

La Ricerca clinica (sia profit che indipendente) deve 
costituire una parte integrante del Sistema Sanitario 
Nazionale e affiancare l’assistenza

Valore per i pazienti Valore per i professionisti Valore per il Paese



RICERCA PROFIT RICERCA INDIPENDENTE



Serve un patto operativo tra tutti i protagonisti

L’ingaggio funziona quando ciascun attore vede chiaramente il proprio contributo al risultato comune.

Ricerca clinica
attrattiva e sicura

Ministero
della Salute

AIFA

ISS

Regioni

Strutture
sanitarie

Staff
clinico

La governance deve rendere visibili ruoli, responsabilità e tempi di risposta.



Strutture e personale: dalla disponibilità alla capacità stabile

L’attrattività non nasce da singole eccellenze: richiede organizzazione, profili dedicati e percorsi di crescita.

1

Clinical Trial 
Center
nelle strutture 
sanitarie

2

Profili dedicati

figure professionali 
specifiche

3

Università

materie nei corsi di 
laurea

4

Carriere

percorsi dedicati di 
crescita

5

Formazione

specifica e continua

Obiettivo: rendere la ricerca clinica una funzione ordinaria e misurabile del sistema sanitario.





FAST TRACK MONONATIONAL DI FASE I
STATO GIORNI POST-VALIDAZIONE

DANIMARCA 14

FRANCIA 14-31

GERMANIA 26

SPAGNA 26

UK 14

BELGIO 20-59

AUSTRIA 35-60

SVEZIA 30

*Informazioni da siti web
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