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 Invecchiamento della popolazione  
 Aumento delle patologie cronico degenerative 
 Comorbidità 
 Risparmio forzoso per bilanci pubblici vincolati a tetti di spesa  
 Disomogeneità regionale 
 Sviluppo delle conoscenze scientifiche e tecnologiche  
 Complessità di modelli ed interventi basata su evidenze  
 Pazienti più informati e consapevoli  
 Sostenibilità della spesa farmaceutica 
 Garanzia per i pazienti un accesso rapido ai nuovi farmaci e 

contestualmente garantire la sostenibilità economica e 
la “governance” del sistema in un contesto caratterizzato da nuovi 
farmaci ad alto costo 
 
 

Contesto ed evoluzione dello scenario di riferimento 



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. 
AIFA: tutela Salute attraverso I farmaci-garantire unitarietà ed omogenità del 
sistema farmaceutico-favorire l’equilibrio economico della spesa farmaceutica 



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:’innovazione è 
continua e gli impatti di diverse 
innovazioni sono intercorrelati. 

http://kff.org/health-costs/issue-brief/health-care-costs-a-primer/ 
May 2012 – Health Care Costs: a Primer 

http://kff.org/health-costs/issue-brief/health-care-costs-a-primer/


Qual è il prezzo ragionevole di un nuovo farmaco? 

Volume 18, No. 3, p288, March 2017  



Il giusto prezzo 

Etica e morale: assistenza sanitaria 
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Adottare un modello di definizione del prezzo basato sugli outcomes 
prodotti e sul valore generato in termini di salute effettiva, piuttosto che 
sulla monetizzazione degli investimenti in ricerca e sviluppo e sui volumi di 
vendita dei medicinali. 

EFPIA 



Nei primi 9 mesi del 2016 la spesa farmaceutica 
nazionale totale (pubblica e privata) è stata pari circa a 
21,9 miliardi di euro, di cui il 77,4% è stato rimborsato 
dal SSN. ( tetto di spesa totale 14,85%-territoriale 
11,35%-ospedaliera 3,5%(2016)  

L’uso dei farmaci in Italia: 
La spesa farmaceutica 



Impatto in termini di spesa sul SSN 

I farmaci antineoplastici ed immunomodulatori si 
confermano al secondo posto in graduatoria tra le 
categorie terapeutiche a maggiore impatto di spesa 
farmaceutica complessiva (4.213 milioni di euro). 

Spesa totale (milioni di euro) 



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 

 



 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? 
(tetti spesa 2017: tot-14,85%-convenzionata 7,96%- 

acquisti diretti 6,89%) 
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Immunotherapy era: nuove armi contro le neoplasie 



Demenze: la nuova epidemia globale 

World Alzheimer Report 2015 

9,9 milioni di nuovi casi nel 2015 
1 caso ogni 3 secondi 

Per la malattia di Alzheimer, si 
passerà dai 36 milioni di casi attuali ai 
115 milioni del 2050, con un aumento 
vertiginoso dei relativi costi sanitari, se 
non ci saranno investimenti in 
prevenzione e trattamento. 

 
 Health Brain: Healthy Europe Conference. May 2013 



La nuova era della terapia dell’epatite C 

A New Era of Hepatitis C Therapy Begins - Donald M. Jensen, M.D. 
N Engl J Med 2011; 364:1272-1274 March 31, 2011 

http://www.nejm.org/toc/nejm/364/13/


Il prezzo dei farmaci ed i costi di R&D 



Industria farmaceutica e il paradosso dell’innovazione 

 Per l’industria in genere la tecnologia aiuta a migliorare le performance e a ridurre i costi. 
 Nel campo farmaceutico l’innovazione ha prodotto un notevole aumento dei costi. 

Si può parlare di innovazione quando non c’è sostenibilità? 

Il valore dell’innovazione non può essere inteso in termini assoluti ma va calato 
nella realtà del SSN e valutato rispetto all’impatto complessivo sulla salute dei 
cittadini e sui costi correlati.  



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 



Farmaci innovativi 

La terapia più giusta? 

 

 

    

 

Quali rischi? 

 

 

  
  

 

Trials clinici 

 

 

  
  

 

Real World Data 

 

 

  
  

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

Eventuali rivalutazioni 

 

 

    



Migliore valorizzazione dell’innovazione e una più tempestiva disponibilità di 
terapie dall’impatto significativo sulla vita dei pazienti e sulla tenuta del 

sistema sanitario-spesa farmaceutica. 

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

Puntuale verifica del ritorno degli 
investimenti pubblici in ricerca e 

sviluppo in termini di salute prodotta 

Evidenza di un rapporto 
favorevole b/r 

Riconoscimento  dell’innovatività 

Rapido accesso ai medicinali 
per patologie gravi o rare 



Innovazione e sostenibilità:cosa è cambiato 

Legge di bilancio 2017 (L.11 dicembre 2016, n. 232), 

istituzione di due Fondi, rispettivamente per i farmaci innovativi e 

per quelli innovativi oncologici (art. 1, commi 400-402), 

entrambi di 500 milioni ciascuno a valere sul Fondo SSN.  

 

Viene dato mandato ad AIFA (entro il 31 marzo 2017) 

l’individuazione dei criteri per la classificazione dei farmaci 

innovativi e ad innovatività condizionata e dei farmaci 

oncologici innovativi.  
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L’Agenzia ha ottemperato emanando la Determinazione AIFA n. 

519/2017 recante i criteri elaborati dalla CTS, definendo la metodologia ai 

fini della classificazione dei farmaci innovativi e a innovatività 

condizionata e i farmaci oncologici innovativi.  



 Innovatività 
 Per il SSN ha interesse l'innovatività legata al valore terapeutico aggiunto 

(inteso come entità  del beneficio clinico rispetto alle alternative disponibili) 
nel trattamento di una patologia grave (intesa come una malattia ad esito 
potenzialmente mortale, oppure che induca ospedalizzazioni ripetute, o che 
ponga il paziente in pericolo di vita o che causi disabilità in grado di 
compromettere significativamente la qualità della vita). 
 

 bisogno terapeutico 
 valore terapeutico aggiunto 
 qualità delle prove/robustezza degli studi  (valutati con  il metodo 

GRADE) (Grading of Recommendations Assessment, Development and Evaluation; 
http://www.jclinepi.com/content/jce-GRADE-Series). 
 

 Innovatività terapeutica  
 Innovatività terapeutica potenziale o condizionata 

 



Griglia di valutazione GRADE 
(Grading of Recommendations Assessment, Development and Evaluation; 

http://www.jclinepi.com/content/jce-GRADE-Series) 
 



Innovatività:esiti 

Riconoscimento  
dell’innovatività 
(durata max 36 mesi) 

inserimento nel fondo dei farmaci innovativi  

benefici economici 

inserimento nei Prontuari Terapeutici Regionali 

Riconoscimento  
dell’innovatività 
condizionata o 
potenziale 
(rivalutazione a 18 mesi 
dalla concessione) 

 

inserimento nei Prontuari Terapeutici Regionali 

Mancato riconoscimento  dell’innovatività 



Sebbene le principali agenzie regolatorie prevedano procedure ad hoc per 
velocizzare l’approvazione di farmaci promettenti e gestire le evidenze 
disponibili, non forniscono una definizione univoca di innovatività   

Forward — 1 / 2017 



Processi di approvazione dei farmaci: 
 canali di accesso all’innovazione 

 

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

and PRIME PROJECT 



Criteri usati per la valutazione dei farmaci 



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 



Managed entry agreements for pharmaceuticals: the European experience. EMiNet, Brussels (2013).  

Nell’ambito UE, l’Italia è il paese che utilizza 
maggiormente i Managed Entry Agreements 



Distribuzione (%) delle tipologie di accordo di 
condivisione del rischio (107 MEA di 99 registri) 

+ accordi di prezzo/volume per i quali il registro fa solo da 
“contatore” dei trattamenti avviati 
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Il caso Glybera 

Dal punto di vista regolatorio il caso Glybera ha avuto un impatto sostanziale in Europa. Il processo di 
valutazione è stato lungo e complesso(la rarità della malattia e la complessità del prodotto) ma la vera 
sfida per i Regulators è stata quella di bilanciare la garanzia di un rapido accesso ad una terapia 
promettente con la difficoltà di ottenere evidenze scientifiche appropriate.  

Malattie rare, esce dal mercato Glybera, il farmaco 
supercostoso contro la Lpdl 

aprile 26, 2017 

http://www.rifday.it/author/rifday/


Prezzi dei farmaci in Italia: tra i più bassi in Europa 

Confronto del prezzo dei farmaci nel 2015, nei diversi Paesi europei (indice di 
Laspeyres applicato ai prezzi a realizzo industria) 



’’Terapie non sostenibili e innovazione non adeguata sono diventate 
questioni globali. Così come i cambiamenti climatici, hanno bisogno 
di nuove politiche pubbliche e di cooperazione internazionale’’ 



Tempi di accesso al mercato dopo l‘approvazione  

Broich, K., HMA Rotterdam, June 2016  



 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. 
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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 
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