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Orphan drugs

* The European Medicines Agency plays a central role 
in the development and authorisation of medicines 
for rare diseases. These medicines are termed 
‘orphan drugs’ in the medical world.

* Rare diseases are life-threatening or chronically 
debilitating conditions affecting no more than 5 in 
10,000 people in the EU. 



Storia della legislazione sui farmaci 
orfani

* 1983 – Primo Orphan Drug Act negli Stati Uniti
* 1990s – Legge sui farmaci orfani adottata a 

Singapore (91) in Giappone (93) e in Australia (97)



Regolamento (CE) n. 141/2000 del Parlamento europeo e del Consiglio, del 16 dicembre
1999, concernente i medicinali orfani.
– Criteri per la designazione, procedura per ottenere la designazione; istituzione del COMP presso EMA,
– Incentivi economici:

• Accesso diretto alla Procedura Centralizzata di registrazione
• Assistenza per l'elaborazione dei protocolli
• Esenzione dai diritti
• Priorità all'accesso ai programmi di ricerca europei
• Scientific advice gratuito
• 10 anni esclusiva di mercato

• Regolamento (CE) n. 847/2000 della Commissione del 27 aprile 2000.
• Raccomandazione del Consiglio dell'8 giugno 2009 su un'azione nel settore delle

malattie rare (2009/C 151/02).

Farmaci OrfaniQuadro normativo europeo per farmaci 
orfani
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Da: gruppo di lavoro sui farmaci orfani, aprile 2014
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Iniziative volte a favorire l’accesso ai farmaci  
attraverso una semplificazione del  processo di sviluppo 



Conditional marketing authorisation

The European Medicines Agency (EMA) supports the 
development of medicines that address unmet medical needs of 
patients. In the interest of public health, applicants may be 
granted a conditional marketing authorisation for such medicines 
where the benefit of immediate availability outweighs the risk of 
less comprehensive data than normally required.

Medicines are eligible if they belong to at least one of these 
categories:
• aimed at treating, preventing or diagnosing seriously 

debilitating or life-threatening diseases;

• intended for use in emergency situations;

• designated as orphan medicines.







Authorization under exceptional
circumstances

* Directive 2001/83/EC states that when the applicant can show that 
he is unable to provide comprehensive data on the efficacy and 
safety under normal conditions of use, because: 

* − The indications for which the product in question is intended are 
encountered so rarely that the applicant cannot reasonably be 
expected to provide comprehensive evidence, or 

* − In the present state of scientific knowledge, comprehensive 
information cannot be provided, or 

* − It would be contrary to generally accepted principles of medical 
ethics to collect such information, 

a marketing authorisation may be granted subject to certain specific 
obligations. 
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Il processo per la definizione del 
prezzo e della rimborsabilità di un 

farmaco in Italia



* Per farmaci indicati per le malattie rare, in presenza di 
un elevato bisogno terapeutico e di forti indicazioni di 
un beneficio terapeutico aggiunto, potrà essere 
possibile attribuire l’innovatività anche in presenza di 
una qualità delle prove di livello basso.

Innovatività
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