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La medicina di precisione rappresenta un approccio per la 
prevenzione e il trattamento delle malattie che tiene conto per 
ogni persona della variabilità genetica, dell’ambiente e dello stile 
di vita.  

«One size does not fit all» 

Il modello “blockbuster” classico è ormai superato. In questa 
nuova era si cerca di riconoscere e colpire specifici bersagli 
molecolari.  



Questo approccio promette di migliorare l’efficacia e la sicurezza 
dei nuovi trattamenti, ma le sfide principali sono: 

Quali sfide nella medicina di precisione? 

- la definizione dei criteri di una vera innovatività;  
- la capacità degli stakeholder di produrre e condividere dati 

sanitari di elevata qualità e affidabilità;  
- la gestione dei database e delle implicazioni etiche; 
- l’utilizzo di approcci innovativi di registrazione dei farmaci per 

garantirne un rapido accesso; 
- la definizione di strategie razionali di negoziazione; 
- la ricollocazione della spesa farmaceutica nell’ambito di una più 

generale revisione della spesa sanitaria. 



Bisogna puntare ad una medicina che prenda in carico il paziente 
in tutte le fasi del suo processo di cura considerandone la 
specificità e unicità, tramite modalità di intervento pensate 
solamente per la sua situazione.  
Una sfida ambiziosa  per la medicina è garantire percorsi di cura 
personalizzati ai pazienti affetti da più di una condizione 
patologica.  

Dalla medicina di precisione alla assistenza  
di precisione 



Un sistema sanitario può crescere nella propria operatività 
assistenziale tramite la gestione e condivisione di una grande 
quantità di dati relativi allo stato di salute degli individui. 

In ambito scientifico i big data sono uno strumento potente e 
quindi possono essere un’enorme opportunità ma sono in 
grado di risolvere i problemi solo in presenza delle giuste 
domande.  

Il contributo dei big data  

Google launches new 
project to understand 
human health 



Perché usare i big data? 
L’OCSE individua i 4 drivers che spingono all’utilizzo dei big 
data in sanità e le caratteristiche che essi devono possedere 
perché possano contribuire al progresso. 

OECD RECCOMENDATION ON HEALTH DATA GOVERNANCE 
17 Jan 2017 



I limiti dei big data 
Le principali problematiche correlate all’utilizzo dei big data sono: 
- Capacità di porre le giuste domande; 
- Necessità di tutelare la privacy dei soggetti. 

Scope 



Collaborazioni tra Agenzie regolatorie 
 Le Agenzie regolatorie sono impegnate a collaborare e a 

cercare possibili soluzioni per promuovere l’innovazione sul 
territorio europeo. 
 

 L’obiettivo è di cooperare e scambiarsi informazioni: 
• The Adaptive Pathway 
• New CTs Regulation N. 536/2014 
• Compassionate Use Programs 
• PRIME 

 
 



Nuovi approcci per lo sviluppo di farmaci innovativi  
 

 In some instances studies can be planned with a so-called 
adaptive design, involving design modifications based on the 
results of an interim analysis.  

 Such a design has the potential to speed up the process of 
drug development or can be used to allocate resources more 
efficiently without lowering scientific and regulatory standards.  

 Adaptive designs would be best utilised as a tool for planning 
clinical trials in areas where it is necessary to cope with 
difficult experimental situations. 



PRIME & Early Access 
 PRIME (PRIority Medicines) è un progetto EMA per 

supportare lo sviluppo di medicinali che hanno come target 
“unmet medical need”. 

 PRIME punta a migliorare i disegni degli studi clinici in modo 
che i dati generati siano idonei alla valutazione per la 
richiesta di AIC.  

 Il dialogo precoce e gli scientific advice assicurano che i 
pazienti partecipino solo a sperimentazioni finalizzate 
all’ottenimento AIC, ottimizzando l’utilizzo delle risorse.  



Fonte: IMS health 2015 

    Il diritto all’innovazione nel minor tempo 
possibile  

E’ essenziale garantire un rapido accesso ai nuovi farmaci a 
tutti coloro che ne possono trarre un reale vantaggio. 



Gli strumenti messi a punto dall’Agenzia e il dialogo aperto con 
le Regioni, sono volti a garantire un accesso omogeneo ai 
medicinali che AIFA, ad esito delle decisioni delle proprie 
commissioni, giudichi come innovativi e quindi prioritari nella 
tutela della salute. 

Il ruolo di AIFA nel promuovere l’innovazione 

AIFA ha un ruolo unico in Europa perché non solo autorizza i 
medicinali sul territorio nazionale ma è responsabile anche per 
la contrattazione e il rimborso. 

 Rapido accesso ai medicinali per patologie gravi 

 Evidenza di un rapporto favorevole rischio beneficio  



sperimentazione 

Fase I Fase II     Fase III                     Fase IV                

Procedura standard 

Conditional approval 
(Reg. 507/2006) 

Legge 648/1996 

D.M. 8 maggio 2003 

Legge 326/2003 fondo AIFA 

Autorizzazione 

I canali di accesso all’innovazione 



 L’AIFA svolge un ruolo centrale nel complesso scenario della 
ricerca clinica, che vede coinvolti numerosi attori: ISS, Comitati 
Etici, Direzioni Generali, network Eudravigilance, promotori e 
ricercatori. 

 
 

Nel 2016: 
 Sperimentazioni cliniche: 740 
 
 Emendamenti sostanziali: 1.901 
 

Promuovere la ricerca clinica in Italia può rappresentare una 
possibilità di accesso precoce a nuovi farmaci in 
sperimentazione. 

Ricerca e innovazione 



Managed Entry Agreement 
 Per accelerare l’accesso ai medicinali dopo l’approvazione;  
 Per evitare l’eclusione dal rimborso di medicinali potenzialmente utili; 
 Per raccogliere i dati sull’uso nella pratica clinica; 
 Per ottimizzare l’allocazione delle risorse e la sostenibilità del sistema. 

Klemp, et al., 2011 



Conclusioni 
Occorre bilanciare la garanzia di un rapido accesso a una 
terapia promettente con la difficoltà a ottenere evidenze 
scientifiche appropriate, conciliando l’incertezza di costi e 
outcomes con l’esigenza di accesso dei pazienti alle cure. 
Occorrono nuovi modelli e una collaborazione sinergica tra le 
agenzie regolatorie europee e, in ambito nazionale, 
un’interazione coordinata tra innovazione, ricerca clinica, pratica 
clinica e politica sanitaria. 
Obiettivo di AIFA è far ricevere ad ogni paziente la terapia più 
mirata, basata sui criteri sostenuti dalla Comunità scientifica 
internazionale. 
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