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Q: Un pediatra chiede se sia possibile prescrivere l'acido alendronico ad un bambino a cui e'stata 
fatta diagnosi di osteoporosi. 
Parole chiave: off-label; farmaci in pediatria 

 
R: L’osteoporosi è una condizione piuttosto rara nei bambini e quando presente potrebbe essere causata 
da altri disordini (es. artrite reumatoide, osteogenesi imperfetta) o legata all’utilizzo di farmaci (es. 
corticosteroidi) [1]. La base della terapia è la corretta introduzione giornaliera di calcio e l'uso della 
vitamina D (o dei metaboliti attivi): questi aiutano lo scheletro in crescita a ripristinare il suo equilibrio in 
molti casi. I bifosfonati pur non essendo il trattamento di scelta sono somministrati sempre di più nei 
bambini con osteoporosi secondaria. Di recente un’analisi della Cochrane Collaboration, che ha valutato 
l’efficacia dei bifosfonati alendronato, clodronato e pamidronato e.v. in 6 Studi Clinici Randomizzati e 
Controllati per un totale di 281 bambini, ha evidenziato che un utilizzo a breve termine di (3 anni o meno) 
di bifosfonati appare ben tollerato. Dagli studi in esame non è possibile però concludere se effettivamente 
i bifosfonati siano in grado di determinare una variazione nella densità minerale ossea [2]. Bisogna 
sottolineare che i bifosfonati potrebbero essere efficaci nel trattamento di alcune patologie ossee del 
bambino quale ad esempio l’osteogenesi imperfetta. Il neridronato attualmente è l’unico tra i bifosfonati 
ad avere l’indicazione per tale patologia. Le segnalazioni di effetti avversi anche a distanza di questi 
farmaci dovrebbero limitarne ulteriormente l'impiego durante l'età dello sviluppo [4, 5]. E’ necessario 
perciò acquisire ulteriori informazioni relative all’utilizzo clinico di questa classe di farmaci in pediatria. 
Attualmente è in corso uno studio clinico disegnato per valutare l’efficacia e la sicurezza dell’alendronato 
nel trattamento dell’osteoporosi in età pediatrica [6]. 
La prescrizione del farmaco alendronato in età pediatrica oltre a non essere prevista dalla scheda tecnica 
risulta essere controindicata in questa fascia di età come riportato sulla scheda tecnica del farmaco. La 
necessità che la prescrizione di un farmaco sia correlata alle indicazioni terapeutiche riportate in scheda 
tecnica riconosciute ufficialmente e autorizzate a livello ministeriale è stata più volte ribadita da leggi, 
decreti e circolari. In singoli casi il medico può, sotto la sua diretta responsabilità e previa informazione 
del paziente e acquisizione del consenso dello stesso, utilizzare un farmaco per un’ indicazione (o 
modalità o via di somministrazione) diversa da quella autorizzata, qualora il medico stesso ritenga, in base 
a dati documentabili, che il paziente non possa essere utilmente trattato con medicinali per i quali sia 
stata già approvata quella indicazione terapeutica (o quella modalità o via di somministrazione). Tale 
impiego, inoltre, dovrà essere noto e conforme a lavori apparsi su pubblicazioni scientifiche accreditate in 
campo internazionale. (D.L. n°23/98 art. 3, comma 2, coordinato con la Legge di conversione n°94/98). 
Occorre, però evidenziare, che il farmaco così prescritto non potrà essere a carico del SSN.  
La Regione Abruzzo con DGR 489 del 25.05.2007 ha definito le modalità applicative per l’impiego di 
farmaci off-label. La possibilità di prescrivere un farmaco per un’indicazione diversa da quella autorizzata 
a carico del SSN è prevista solo in casi eccezionali e solo per farmaci somministrati in regime di ricovero o 
prescritti in regime ambulatoriale all’interno della ASL. Nel caso da lei menzionato sarebbe perciò 
necessaria la “presa in carico” del paziente da parte di una U.U.O.O. della ASL di appartenenza (es. U.O. 
di Pediatria). La richiesta andrà effettuata secondo le modalità indicate nella flow-chart (allegato A1) 
utilizzando l’apposito modulo (allegato B). Una volta ottenuta l’autorizzazione, il farmaco potrà essere 
dispensato dalla Farmacia Ospedaliera di uno dei P.O. di appartenenza della ASL dell’assistito. In pratica 
l’Unità Operativa che ha in cura l’assistito dovrà inoltrare la richiesta alla Farmacia interna del P.O. ove 
insiste la U.O. seguendo l’iter descritto nell’allegato A1. Per presentare la richiesta di autorizzazione 
dovranno contestualmente sussistere tutti seguenti requisiti (da allegare come documentazione alla 
richiesta):  

A. singolarità del caso; 
B. assenza di alternativa terapeutica con medicinali per i quali sia già approvata quell’indicazione 

terapeutica o quella via o modalità di somministrazione; 
C.  l’impiego sia noto e conforme a lavori apparsi su pubblicazioni scientifiche accreditate in campo 

internazionale; 
D.  regime di erogazione (ricovero ordinario o diurno o prestazione ambulatoriale); 
E. assunzione di responsabilità del medico prescrittore; 
F. dichiarazione di impegno all’acquisizione del consenso informato da parte del paziente ovvero 

esercente la patria potestà in caso di minore o tutore in caso di paziente interdetto o inabilitato; 
G. dichiarazione di impossibilità di accesso al farmaco gratuitamente ai sensi del D.M. 8 maggio 2003.  
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