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La Costituzione della Repubblica Italiana 

Legge  n. 833  del  23  dicembre  1978   istituisce  il “Servizio Sanitario 
Nazionale”: tutela la salute dei cittadini, garantisce, a partire dagli indigenti, 
l’accesso alle cure primarie anche tramite la dispensazione di farmaci 
essenziali. 



Accessibilità 
vs 

Sostenibilità 

Bisogni sanitari 
e assistenziali 

Innovazione Costi alti e 
risultati incerti 

L’impatto delle tecnologie 
sanitarie sulla soddisfazione dei 

bisogni e sulla spesa totale  
non è misurabile direttamente:  
l’innovazione è continua e gli 
impatti di diverse innovazioni 

sono intercorrelati. 
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 Terapia genica,  
 Sensoristica,  
 3D printing,  
 Cellule staminali,  
 Wearable devices 
 Robotica 
 Farmaci combinati con nanotecnologie  

 Nuovi antitumorali; 

 Altre terapie per l’epatite C;  

 MoAb per Alzheimer e per demenze;  

 Nuovi antiretrovirali. 

Futuro e Innovazione: realizzabilità e sostenibilità 

Come può il nostro SSN sostenere tutto ciò? 



L’evoluzione del mercato farmaceutico 

Outlook for Global Medicines Through 2021: Balancing Cost and Value Report, QuintilesIMS Institute, Oct 2016 

Global Medicine Spending Will Reach 
Nearly $1.5 Trillion by 2021 on an 
Invoice Price Basis, Up Nearly $370 
Billion from the 2016 Estimated 
Spending Level 

The Number of New Medicines 
Reaching Patients Will Be Historically 
Large 



Il costo dei farmaci oncologici in Italia 

Spesa per farmaci oncologici, anni 2012-2014 

Source: VIII Rapporto Favo, elaborazioni su dati Osmed 

Costo medio di una intera terapia antitumorale: 
 3.853 euro nel periodo 1995-1999  
 44.900 euro nel periodo 2010-2014 

 



Farmaci innovativi 

La terapia più giusta? 

 

 

    

 

Quali rischi? 

 

 

  
  

 

Trials clinici 

 

 

  
  

 

Real World Data 

 

 

  
  

 
N. Engl. J. Med. 374;13 - March 31, 2016 

Eventuali rivalutazioni 

 

 

    



• I Sistemi Europei e nel mondo sono in continua evoluzione per la valutazione 
del valore nell’assistenza sanitaria. 

 
• Sebbene ci sia comunicazione e confronto fra le autorità regolatorie europee 

(soprattutto con Spagna, Germania, Francia), non esistono ancora meccanismi 
e procedure formali attive.  

La valutazione dell’innovazione in Europa e nel 
mondo 

January 16, 2017 



Molti paesi hanno sistemi per valutare il valore terapeutico aggiunto, con 
l’obbiettivo di autorizzare di conseguenza i prezzi in modo più accurato.   

Il valore dell’innovazione 

2013, OECD Health Working Paper No. 63. VALUE IN PHARMACEUTICAL PRICING. 
Valérie Paris and Annalisa Belloni 



Criteri usati per la valutazione dei farmaci 



• AIFA, 10 Luglio 2007,Gruppo di Lavoro sull’innovativitá dei farmaci, Criteri 
per l’attribuzione del grado di innovazione terapeutica dei nuovi farmaci, ed 
elementi per l’integrazione del dossier per l’ammissione alla rimborsabilità.  

• Legge del 29 Novembre 2007, n. 222,  Legge del 7 Agosto 2012, n.135 
come modificata e and Accordo Stato Regioni 18 Novembre 2010. 

• Legge di Stabilità 2015, legge 190, 23 Dicembre 2014, art. 593-598. 
 

Aifa e la valutazione dell’innovazione 

Innovazione  
Importante 
Moderata  
Modesta  
Potentiale 
 

Innovatività 
 

SI NO 

Nuovi criteri 
per stabilire 
l’innovatività 
In discussione 

2017 



Elenco dei farmaci innovativi- AIFA 



Alcuni farmaci recentemente autorizzati con parere positivo 
sull’innovatività  

FARMACO Principio attivo 

NEXOBRID 
Concentrato di enzimi proteolitici arricchiti con 

bromelina 
TRANSLARNA Ataluren 

ORPHACOL Acido colico 
LENVIMA Lenvatinib 
VOTUBIA Everolimusâ  

XALUPRINE Mercaptopurina 
CERDELGA Eliglustat 
CRESEMBA Isavuconazolo 

KETOCONAZOLE 
HRA Chetoconazolo 

KYPROLIS Carfilzomib 
BLINCYTO Blinatumomab 

HOLOCLAR 
Cellule epiteliali corneali umane autologhe espanse ex 

vivo e contenenti cellule staminali 
IDELVION Fattore ix di coagulazione del sangue 
ALPROLIX Fattore ix di coagulazione del sangue 

OPDIVO Nivolumab 
ENTRESTO Sacubitril/valsartan complesso di sale sodico 
ZEPATIER Elbasvir/grazoprevir 



400. A decorrere dal 1º gennaio 2017, nello stato di previsione del Ministero della 
salute è istituito un Fondo per il concorso al rimborso alle regioni per l’acquisto dei 
medicinali innovativi, con una dotazione di 500 milioni di euro annui.  
 
401. A decorrere dal 1º gennaio 2017, nello stato di previsione del Ministero della 
salute è istituito un Fondo per il concorso al rimborso alle regioni per l’acquisto dei 
medicinali oncologici innovativi, con una dotazione di 500 milioni di euro annui, 
mediante utilizzo delle risorse del comma 393.  

AIFA, entro il 31 marzo 2017, definisce i criteri per la classificazione di: 

• farmaci innovativi e a innovatività condizionata 

• farmaci oncologici innovativi.  
 

Legge di Bilancio 2017 



Definire l’innovazione 
Gli obiettivi del definire l’innovazione sono garantire un rapido accesso a farmaci con 
valore terapeutico aggiunto rispetto alle alternative disponibili e 
valorizzare/incentivare lo sviluppo di farmaci che offrano sostanziali benefici 
terapeutici per i pazienti.  
• bisogno terapeutico, 
• valore terapeutico aggiunto,  
• qualità delle prove. 

16 

Occorre quindi tenere conto del beneficio clinico che si apporta rispetto a quanto 
disponibile, su esiti come clinicamente rilevanti per la patologia in oggetto.  
 
Quale beneficio per i farmaci oncologici?  
Overall Survival,  
Progression-Free Survival, Disease-Free Survival,  
la durata della risposta completa,   
altri endpoint surrogati 



17 

Riconoscimento  dell’innovatività 
inserimento nel fondo dei farmaci innovativi  

benefici economici 

inserimento nei Prontuari Regionali 

 Valorizzare l’innovazione e migliorare 
l’accesso alle cure: il ruolo di Aifa 

Migliore valorizzazione dell’innovazione e rapida disponibilità di 
terapie dall’impatto significativo sulla vita dei pazienti e sulla 
tenuta dei sistemi sanitari 



• Il processo di attribuzione del prezzo ha recentemente attirato molto l’attenzione a 
causa dei prezzi esorbitanti di alcuni farmaci.  

• Le attuali istituzioni, i percorsi regolatori ed i sistemi di rimborso devono evolversi.
   

Il prezzo dell’innovazione 



Etica e morale: assistenza sanitaria 



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. 



Processi di approvazione dei farmaci e i  canali di accesso 
all’innovazione 

 

Modified from Lada Leyens & Angela Brand 
Public Health Genomics 2016;19:187–191 

and PRIME PROJECT 
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La terapia antitumorale sta vivendo un importante cambiamento grazie allo sviluppo 
degli agenti immunoterapici. Non si possono sottovalutare i risultati ottenuti con tali 
medicinali in pazienti affetti da patologie con prognosi infausta e a rapido decorso. 
Guardando al futuro lo sviluppo di strategie immunoterapiche dipende da una 
maggiore conoscenza dei meccanismi immunitari di modo che una popolazione 
sempre più ampia di pazienti ne possa beneficiare. 

Immunoterapia: una nuova arma contro il cancro 



Tumori del polmone e dell’urotelio: 
Sperimentazioni cliniche in Italia 

• 42 sperimentazioni cliniche approvate da Aifa negli anni 
2016-17 con farmaci immuno-terapici  

 
 27 tumore del polmone 
 15 tumore dell’urotelio 

 
 • IMP in sperimentazione: 

 Pembrolizumab  
 Nivolumab 
 Nivolumab + Ipilimumab 
 Atezolizumab 
 Avelumab 

 
 



Medicinale  Indicazione terapeutica Inizio UC 
ai sensi del DM 
8/5/2003 e s.m. 

Chiusura UC  
ai sensi del DM 8/5/2003 e s.m. 

        
Nivolumab Carcinoma polmonare non 

a piccole cellule ad 
istologia squamosa,  
sq-NSCLC 
 

Anno 2015 Chiusura  
18 Settembre 2015 
Determina AIFA 17/9/2015 G.U. 
n. 220 del 22/9/2015, Legge n. 
648/96 

        
Nivolumab Carcinoma polmonare non 

a piccole cellule ad 
istologia no-squamosa,  
non-sq-NSCLC 

Giugno 2015 Chiusura  
Aprile 2016  
 EC/ Decision 

        
Atezolizumab K-uroteliale metastatico 

progredito ad una prima 
linea di chemioterapia a 
base di platino 

Febbraio 2017 UC in corso 
  

 650 pazienti hanno avuto accesso al trattamento con 
Nivolumab nell’ambito di usi compassionevoli  

Usi compassionevoli attivati con immunoterapici 
polmone/urotelio 



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  



Managed Entry Agreements (MEAs) 
 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 



 Conciliare la promozione della ricerca e la valorizzazione dell’innovazione con 
l’accesso ai nuovi farmaci e la sostenibilità è una priorità per il nostro SSN. 

 AIFA si impegna a fare in modo che ogni paziente riceva la terapia più mirata, 
basata sui criteri sostenuti dalla Comunità Scientifica internazionale e garantendo 
che il farmaco sia il più appropriato, in termini di rapporto costo-beneficio e in 
relazione alla patologia: 

 Approccio etico 
 Responsabilità sociale 
 Sostenibilità economica del Sistema 

 

 Nuova governance del farmaco, nella consapevolezza dell’impatto della gestione 
del trattamento farmacologico del malato cronico sull’assistenza sanitaria. 

 
 

 

In conclusione 



ʺIntelligence is the ability to adapt to changeʺ 
 
ʺRicordatevi di guardare le stelle e non i vostri piedi...Per quanto difficile 
possa essere la vita, c'è sempre qualcosa che è possibile fare, e in cui si 
può riuscire.ʺ 

Stephen Hawking 

Il futuro:  
L’utile ed il funzionale per garantire risposte concrete 

ai bisogni dei pazienti 


	Diapositiva numero 1
	Diapositiva numero 2
	Diapositiva numero 3
	Diapositiva numero 4
	Diapositiva numero 5
	Diapositiva numero 6
	Diapositiva numero 7
	Farmaci innovativi
	Diapositiva numero 9
	Diapositiva numero 10
	Diapositiva numero 11
	Diapositiva numero 12
	Elenco dei farmaci innovativi- AIFA
	Alcuni farmaci recentemente autorizzati con parere positivo sull’innovatività 
	Diapositiva numero 15
	Definire l’innovazione
	 Valorizzare l’innovazione e migliorare l’accesso alle cure: il ruolo di Aifa
	Diapositiva numero 18
	Diapositiva numero 19
	Diapositiva numero 20
	Diapositiva numero 21
	Diapositiva numero 22
	Diapositiva numero 23
	Diapositiva numero 24
	Il ruolo di AIFA nel promuovere l’innovazione
	Managed Entry Agreements (MEAs)
	Diapositiva numero 27
	Diapositiva numero 28

