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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 della Salute attraverso i farmaci; garantire unitarietà ed omogenità del sistema 
farmaceutico; favorire l’equilibrio economico della spesa farmaceutica 

 
 
L. 24 novembre 2003, n. 326 "Conversione in legge, DL 30 settembre 2003, n. 269” 
Art. 48 comma 5 c) provvedere entro il 30 settembre di ogni anno, o semestralmente nel caso 
di sfondamenti del tetto di spesa di cui al comma 1, a redigere l’elenco dei farmaci rimborsabili 
dal Servizio sanitario nazionale, sulla base dei criteri di costo e di efficacia in modo da assicurare, 
su base annua, il rispetto dei livelli di spesa programmata nei vigenti documenti contabili di 
finanza pubblica, nonché, in particolare, il rispetto dei livelli di spesa definiti nell'Accordo tra 
Governo, regioni e province autonome di Trento e Bolzano 



Contesto ed evoluzione dello scenario di riferimento 

 Invecchiamento della popolazione  
 Aumento delle patologie cronico degenerative 
 Comorbidità 
 Disomogeneità regionale 
 Risparmio forzoso per bilanci pubblici vincolati a tetti di spesa;  
 Sviluppo delle conoscenze scientifiche e tecnologiche;  
 Relazione tra sistema sanitario, sociale e sviluppo socio economico; 
 Sostenibilità della spesa farmaceutica; 
 Garanzia per i pazienti di un accesso rapido ai nuovi farmaci, 

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



Accesso ai farmaci ad alto costo: le sfide 

Pricing in the market for anticancer drugs  
David H Howard, et al., NBER Working Paper 1 No. 20867, January 2015 

Diagnosing the decline in pharmaceutical R&D efficiency,  
Jack W. Scannell, Nature Reviews Drug Discovery 11, 191-200 (March 2012) 

Ragioni dell’incremento del prezzo: 
I prezzi sono determinati a livello globale  
La scelta del prezzo non è basata su livelli di evidenza scientifica e/o su 

misure del beneficio clinico atteso 
Il costo per “anno di vita guadagnato” cresce nel tempo 
Alti costi di sviluppo clinico, stringenti requisiti regolatori  e necessità di 

reinvestire in R&D per nuovi farmaci 
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 Procedura Centralizzata 
 Strumenti di rapido accesso al farmaco:            

PRIME & Early Access 



Governo della spesa farmaceutica  



Spesa farmaceutica convenzionata nel periodo gennaio-
novembre 2017  (tetto di spesa 7,96%) 



Spesa farmaceutica per acquisti diretti nel periodo 
gennaio- novembre 2017, (tetto di spesa 6,89%) 



Costo medio di un’intera terapia antitumorale (ATC L): 
 3.853 euro periodo 1995-1999  
 44.900 euro  periodo 2010-2014 
 70.000-100.000 euro: periodo 2018-2020 
 Terapie avanzate: 1 shot 350.000 – 500.000 euro 

Spesa farmaceutica 
1985 – 2017  

18.77% 

18.69% 

17.89% 

17.77% 

17.66% 

17.48% 

17.09% 

17.05% 

17.03% 

16.57% 

16.55% 
15.59% 

15.44% 

15.38% 

15.01% 

14.89% 
14.60% 

13.12% 

14.06% 

13.84% 13.55% Spesa farmaceutica ITALIA 

FSN gen-nov 17 102.535.012.065 

Risorse complessive 
14,85% 

15.226.449.292 

Spesa convenzionata 7.765.205.039 

Spesa per acquisti diretti 8.611.331.111 

Spesa complessiva 16.376.536.150 

Scostamento assoluto 1.150.086.858 

Inc.% 15.97% 



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. 

Public spending on health and long-term care: a new set of projections. OECD 
ECONOMIC POLICY PAPERS, NO.6 © OECD 2013  

http://ec.europa.eu/eurostat/statistics-explained/index.php/Healthcare_expenditure_statistics 
New Health Technologies: Managing  Access, Value and Sustainability © OECD 2017 



Fondi innovativi 
(Legge 27/2017 n. 205) 

Farmaci  Innovativi  
500 mil €/anno 

Farmaci  innovativi oncologici 
500 mil €/anno  

Innovazione e sostenibilità 

Criteri per la valutazione dell’innovatività 
Determina n. 1535/2017  

 Innovatività terapeutica  
 Innovatività terapeutica potenziale o condizionata 

Tre domini di valutazione basati su un approccio multidimensionale : 
1. bisogno terapeutico 
2. valore terapeutico aggiunto 
3. 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) 
 

 



Fondi per i farmaci innovativi oncologici e non oncologici 
gennaio-novembre 2017 



Fonte: Monitoraggio della Spesa Farmaceutica Nazionale e Regionale 30/03/2018 

Farmaci innovativi 



Zalmoxis® (Molmed)  
 Indicato come trattamento aggiuntivo nel trapianto 
aploidentico di cellule staminali emopoietiche (HSCT) 
in pazienti adulti con neoplasie maligne ematologiche 
ad alto rischio. 
 Determina n. 139/2018 (GU Serie Generale n.37 
del 14-02-2018) 

ATMP: eccellenze Italiane   

Strimvelis®  

 Indicato per il trattamento di pazienti con 
immunodeficienza grave combinata da deficit di 
adenosina deaminasi (ADA-SCID), per i quali non 
sia disponibile un idoneo donatore consanguineo di 
cellule staminali HLA (antigene leucocitario umano)-
compatibili.  
 Determina n. 1028/2016 (GU Serie Generale 
n.178 del 01-08-2016) 



Nusinersen (Spinraza ® ) 

 terapia per l’’atrofia muscolare spinale 5q. 

 Determina n. 1611/2017 (GU Serie Generale n.226 del 27-09-2017) 

 

Pazienti eleggibili 267 
Pazienti eleggibili che hanno 
avviato il trattamento  260 
Totale dispensazioni  636 
Totale confezioni dispensate 636 

Registri di monitoraggio AIFA 
(aggiornamento 21 maggio 2018) 

Terapia SMA (atrofia muscolare spinale) 

Fonte: Nat Neurosci. 2017 Apr;20(4):497-499 Corey DR et al. 



Nivolumab (Opdivo®) 
 Indicato per il trattamento del melanoma, cancro polmonare non a 

piccole cellule, carcinoma renale, linfoma Hodgkin, cancro a cellule 
squamose testa/collo, carcinoma uroteliale 

 
 Sottoposto a monitoraggio per le seguenti indicazioni: 
 Carcinoma Renale (RC) 
 Melanoma  
 Carcinoma Polmonare non a Piccole Cellule (NSCLC) 

 

PATOLOGIA N_TRATTAMENTI N_DISPENSAZIONI 

RC 1.217 10.402 

Melanoma 1.753 22.144 

NSCLC 6.219 53.187 

Totale 9.189 85.733 

Immunoterapia 

Registri di monitoraggio AIFA 
(aggiornamento 7 maggio 2018) 



Pembrolizumab (Keytruda®) 
 

 melanoma avanzato  
 carcinoma polmonare non a piccole cellule 
 linfoma di Hodgkin classico (cHL) 
 carcinoma uroteliale 

In prima linea per trattamento del carcinoma polmonare 
(Determina n. 1094/2017 - GU Serie Generale n.145 del 24-06-2017) 

Primi trenta principi attivi* a maggiore variazione di spesa dei farmaci acquistati dalle strutture 
sanitarie pubbliche: confronto primi 9 mesi 2017-2016  

Immunoterapia 



https://www.cancer.gov/ 

Kymriah®: Il farmaco è indicato per il 
trattamento di pazienti dai 3 ai 25 anni con 
la leucemia linfoblastica acuta delle cellule 
B recidiva. Tisagenlecleucel è in 
valutazione presso EMA anche per il 
trattamento di pazienti adulti con linfoma 
diffuso a grandi cellule B (DLBCL, diffuse 
large B-cell lymphoma) non idonei al 
trapianto di cellule staminali autologhe 
(ASCT, autologous stem cell transplant). 
 
 
Yescarta®: trattamento di alcuni tipi di 
linfomi a grandi cellule B negli adulti che 
non hanno risposto o hanno subito una 
ricaduta dopo almeno due precedenti 
trattati 

ATMP: CAR-T cells 



 164 nuovi medicinali e nuove 
indicazioni terapeutiche con parere 
positivo del CHMP ovvero in valutazione  
 
 36 nuovi medicinali e nuove indicazioni 
terapeutiche con una maggiore possibilità 
di essere riconosciuti come innovativi 

Farmaci potenziamente innovativi in arrivo entro 2018 



 Eteplirsen  
 basato sull'innovativa tecnica di exon skipping 
 permette la sintesi biologica di una forma incompleta ma funzionale di distrofina, la 

proteina mancante nei pazienti con Distrofia Muscolare di Duchenne 
  
Caplacizumab 
 AbM umanizzato capace di inibire l’interazione tra i multimeri  ultra-larghi del 

fattore di von Willebrand e le piastrine 
 potenzialmente in grado di colmare il gap terapeutico per pazienti affetti da 

porpora trombotica trombocitopenica 
  
Mogamulizumab  
 AbM-CCR4  
 valida terapia in pazienti con linfoma cutaneo a cellule T già trattati 

Nuovi farmaci: risposte reali?  



Malattie autoimmuni infiammatorie:  
 
 Febbre mediterranea familiare (FMF)  
 Deficit di mevalonato chinasi (MKD)  
 Sindrome periodica associata al 

recettore 1 del fattore di necrosi 
tumorale (TRAPS) 

Nuovo farmaco per malattie rare? 



Genome editing (GE): strumenti sempre più utilizzati per la scoperta e 
lo sviluppo di farmaci e per la terapia genica 

 
Zinc finger nucleases (ZFNs) 

Transcription activator-like  
effector nucleases (TALENs) 

Clustered Regularly 
Interspaced Short  

Palindromic Repeats 
(CRISPR/Cas9) 

 

ATMP futuro prossimo: la terapia genica  



1. Le nucleasi sito-
specifiche 

ingegnerizzate 
tagliano e creano 
rotture al doppio 

filamento (DSB) nelle 
posizioni desiderate 

nel genoma 

2. I DSB indotti sono 
riparati attraverso 

l'end-joining (NHEJ) 
non omologato o la 

riparazione omologa 
(HDR) 

3. Le sequenze di 
DNA sono inserite, 
cancellate, KO o 

sostituite 

10 trial clinici ongoing clinical che utilizzano la tecnica 
CRISPR-Cas  
 
8 in China – 1 in US 
5 fase di reclutamento 
2 in tumori del sangue (6 in tumori solidi) 
1 in malattie ereditarie 11 trial clinici (10 US + 1 China) che utilizzano la tecnica  

ZFNs 
3 trial clinici in HIV 
4 in fase di reclutamento 
 

2 trial clinici ongoing che utilizzano la tecnica 
TALENs - China 

www.clinicaltrials.gov 
15 Marzo 2018 

ATMP futuro prossimo: la terapia genica  

http://www.clinicaltrials.gov/


AI, Machine Learning, 
Omics 
Cognitive capabilities that can 
find patterns in genomic or 
other data to create care 
unique to an individual 

Synthetic Biology & 
Nanotech 
The ability to produce 
synthetic tissues and organs 
creates new opportunities for 
surgical therapy and device 
production 

Digital Medicine 
Increasing the sensing 
capabilities focused around the 
human body 

Networks & Sensors 
Increased speed and declining 
costs of computation, network 
connectivity and sensing 

Additive Manufacturing 
3D scanning, digital design, and 
3D printing digitize the creation 
/ distribution of products 

Crowdfunding 
Leveraging the public to fund 
the creation of a product or 
company 

Crowdsourcing & Micro-
work 
Leveraging communities 
external to an organization to 
achieve a specific goal 

Incentive Competitions 
Using a prize based competition 
to evoke a community to 
participate in solving a problem 

Virtual / Augmented Reality 
Immersive 3D representations 
to what a person sees to allow 
advanced simulation or digitally-
enhanced problem solving 

DIY & the Maker Movement 
The creativity unlocked when 
the public has access to the 
tools needed to create 
manufactured works 
themselves 

Gamification 
Leveraging game mechanics to 
incentivize individual or group 
behaviors 

Nuovi scenari 
medico-scientifici 

Exponential, disruptive technologies 



Il modello di R&D e MA  
Presente Futuro 
Istologia Biomarker 

Popolazione - Biomarker Farmaco 
Farmaco Indicazione 

Indicazione Indipendente da istologia 



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

 Immunoterapie  

 Nuovi antitumorali; 

 Terapie avanzate 

 MoAb per Alzheimer e per demenze? 

 

Futuro e Innovazione: realizzabile e sostenibile? 

Come può oggi il nostro SSN sostenere tutto ciò? 
(tetti spesa tot-14,85%-convenzionata 7,96%-acquisti diretti 6,89%) 



I Farmaci Biosimilari 

 La perdita della copertura brevettuale permette l’entrata sulla scena 
terapeutica dei farmaci “biosimilari” 

 Opzione terapeutica e accesso ai farmaci ad un numero maggiore di 
pazienti 

 Concorrenza del mercato  
 Riduzione dei costi sanitari   

 38 Biosimilari autorizzati 

 15 sostanze 

Biosimilari approvati in Europa 
2006 - 2018 
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(aggiornamento 22 marzo 2018) 



La posizione di AIFA 
Determina n. 629/2018 - Gazzetta Ufficiale n.104 del 07 Maggio 2018 



PRODOTTO 
 
 

Flusso 
Tracciabilità 

Fatturato 
 

Previsione risparmio  
 

0,1 

Previsione risparmio  
 

0,25 DM 
Scaglioni 

 

Previsione risparmio  
 

12 mesi 3 anni 5 anni 10 anni 3 anni 5 anni 10 anni 3 anni 5 anni  10 anni 3 anni  5 anni  10 anni 

adalimumab         
Humira® € 285,0 € 855 € 1.425 € 2.850 € 85 € 142 € 285 € 214 € 356 € 712 0,5 € 427 € 712 € 1.425 

bevacizumab    
Avastin® € 223,0 € 669 € 1.115 € 2.230 € 67 € 111 € 223 € 167 € 279 € 557 0,5 € 334 € 557 € 1.115 

trastuzumab 
Herceptin® € 280,1 € 840 € 1.400 € 2.801 € 84 € 140 € 280 € 210 € 350 € 700 0,5 € 420 € 700 € 1.400 

pegfilgrastim 
Neulasta® € 27,7 € 83 € 138 € 277 € 8 € 14 € 28 € 21 € 35 € 69 0,32 € 27 € 44 € 89 

TOTALE € 816 € 2.447 € 4.078 € 8.157 € 245 € 408 € 816 € 612 € 1.020 € 2.039   € 1.209 € 2.014 € 4.029 

Previsione di risparmio (in milioni di €) 



Spesa farmaceutica 
convenzionata di 

classe A-SSN 
(confronto primi 9 
mesi 2017-2016)  

Spesa e consumi per i 
farmaci erogati dalle 
strutture pubbliche 

(confronto primi 9 mesi 
2017-2016)  

 

Impatto di spesa dei farmaci per il diabete  



 Identificati 5 cluster di pazienti in base a 
diverse caratteristiche (es. progressione 
della malattia, diverse caratteristiche, rischi 
di complicazioni..). 

 
 Questa nuova stratificazione potrebbe 
essere utile per definire nuovi trattamenti 
di medicina di precisione, ovvero disegnati 
sulle caratteristiche dei cluster.  

Lancet Diabetes Endocrinol 2018, Published Online March 1, 2018 



Vantaggi della 
Next-generation DNA 
sequencing 

Next – generation sequencing 
L’identificazione dei biomarcatori predittivi di risposta alla terapia hanno 
permesso l’arruolamento solo di pazienti che potevano trarre maggiore 
beneficio dalle nuove terapie. 

Vantaggi 
 Alta sensibilità 
 Alta specificità 
 Rapporto  

costo – beneficio 
vantaggioso 





 L’interazione fra metabolomica e PK/PD permetterà di compredere gli effetti dei farmaci sul 
SNC e migliorerà lo sviluppo translazionale di tali farmaci.  
 Un approccio integrato di successo richiede una valutazione a diversi livelli dei biomarker e un 
campionamento da diversi organi e tessuti. 
 L’approccio meccanicistico è alla base di questo nuovo modello di sviluppo 

Approccio integrato per lo sviluppo di nuovi farmaci 



L’intelligenza artificiale in farmacologia 
 Drug discovery: selezionare proteine candidate attraverso algoritmi 

 
 Database di composti con proprietà simili a farmaci chimicamente realizzabili 

 
Machine learnig per: 
  Partire da un farmaco noto per esaminare delle varianti promettenti 
  Individuare nuovi candidati senza predefinire il target terapeutico 

 
Progettazione di nuove molecole in silico per estrapolare un candidato per un 
nuovo farmaco. 

 
Funzionale alla polifarmacologia  

 
Funzionale alla medicina di precisione 



Interoperabilita' e condivisione di 
(open)data al fine di verificare  

la coerenza con le valutazioni di HTA  
e le linee guida  

Nuovi strumenti 
Nuove attività 

Nuove strutture 
Nuovi modelli 

La disponibilita' dei big data puo' 
consentire accordi con nuovi 

modelli di pagamento  

Horizon scanning 

Ruolo attivo del  paziente nel 
supportare i processi e le 
decisioni regolatorie e la 

gestione della spesa 

Farmacogenomica   
come parte della pratica clinica  

e del processo  
decisionale regolatorio  

MA Scientific Advice 

Collaborazione tra   
Stati Membri UE 

 nella valutazione congiunta 
della negoziazione dei prezzi e 

dell’approvvigionamento  

Data base and 
 analysis office 

Come affrontare e sostenere la spesa farmaceutica: nuovi modelli e metodi?  



AIFA:  Expenditure Cap and Price Volume agreement 

 assicurare l’appropriatezza prescrittiva 

 gestire il budget (budget impact) 
Budget Cap  

(definito durante la negoziazione P&R) 

Circa 100 specialità medicinali con Budget Cap 

Alla fine della negoziazione, AIFA verifica che sia rispettato il budget 
cap. Il caso di sforamento, l’industria farmaceutica ripaga l’eccesso al 
SSN. 

Payback 2017: 235 millions (€) 

Price Volume: 317 millions (€) 



Procedure di rimborso condizionato 

Responsivi 

L’azienda paga parte del costo della terapia Non Responsivi 
Risk Sharing  

Il trattamento è rimborsato dal SSN 

Responsivi 

Non Responsivi 

Il trattamento è rimborsato dal SSN 

L’azienda rimborsa l’intero costo della terapia 

Payment by 
results 

Cost 
Sharing Inizio della terapia 

Sconto fisso per i primi cicli o per l'intero trattamento per tutti i pazienti eleggibili - Livello del paziente 

Responsivi 

Non Responsivi Interruzione della terapia 

Continuazione della terapia 

Capping Accordo dose-capping  
(i.e. il costo del trattamento è fissato sul costo dello schema terapeutico più basso) 



*aggiornamento febbraio 2018 

Distribuzione (%) delle tipologie di accordo di condivisione del rischio 

MEAs Rimborsi (2017) 
Financial based  

(Cost sharing; Capping) 454.983.215,19 

Outcome based 
 (Payment by result; Risk sharing) 41.260.441,11 



*aggiornamento marzo 2018 

Numero di pazienti e di trattamenti nei Registri AIFA 

 433.377  

 801.805  

 1.197.488  

 1.658.443  

 1.770.442  

 412.948  

 737.994  

 1.081.223  

 1.477.873  

 1.573.140  

2014

2015

2016

2017

2018

Number of patient

Number of treatment

n° pazienti 

n° trattamenti  

Registri di monitoraggio AIFA 
 Definire prospetticamente il ruolo di nuovi farmaci innovativi nella pratica clinica.  
 Assicurare il rispetto delle condizioni registrative iniziali del farmaco.  
 Descrivere la popolazione che utilizza il farmaco. 
 Raccogliere dati sulla sicurezza e l’efficacia a medio e lungo termine. 
 Garantire l’accesso di farmaci innovativi, nonostante gli alti costi ed un profilo 

rischio/beneficio ancora non definito al momento dell’autorizzazione 
all’immissione in commercio. 



Rimborsi Managed Entry Agreements 
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I risparmi derivanti dall’uso appropriato dei farmaci, pur essendo difficili da stimare, non 
dovrebbero essere omessi quando si considerano pro e i contro dei Registri di 
monitoraggio.  

CONTRO 
 

 Complessità nell’implementazione dei MEAs e attivazione di nuovi Registri 
 Carico di lavoro crescente per gli operatori sanitari 
 Qualità dei dati legata alla compliance degli operatori sanitari 
 Elevato numero di Registri atteso: work in progress 

PRO 
 Accesso al rimborso 
 Individuazione dei pazienti non responder 
 Accesso precoce a nuove terapie 
 Raccolta dati sulla reale pratica clinica (RWD) 
 Ottimizzazione costo-efficacia delle nuove terapie 
 Disponibilità precoce di indicatori sull’attività del farmaco 
 Gestione dei controlli sulla spesa e applicazione dei MEAs a livello del 

paziente  - Modelli di rimborso personalizzato (Personalised 
Reimbursement Models) 
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 Attualmente, i MEAs (inclusi gli accordi di carattere finanziario) sono 
applicabili attraverso i Registri al termine di ciascun trattamento  

 Assicurare i rimborsi per gli accordi di carattere finanziario insieme al 
trattamento per garantire l’applicazione tempestiva dell’accordo.  

 I Registri necessari a supportare i MEAs possono porre ostacoli anche 
quando la raccolta di RWD è ampiamente possibile (qualità variabile delle 
informazioni inserite nei registri, complessità amministrativa, difficoltà a 
definire periodi precisi di raccolta dati e endpoint e conseguenti problemi 
durante il processo di negoziazione). 

 Semplificazione e disponibilità dei Registri al momento del market access 
 Non ritardare ulteriormente la pubblicazione dei dati dei Registri 
 AIFA sta attualmente finalizzando la pubblicazione dei dati raccolti 

attraverso i Registri su specifiche aree terapeutiche 



46 

 Indication-specific MEAs: accordo applicato per specifica indicazione 
terapeutica attraverso registro AIFA 
 

 L’accordo viene applicato nell’ambito delle negoziazioni di farmaci con 
indicazioni multiple, dove i risultati attesi in termini di efficacia e di impatto 
per il SSN sono sostanzialmente diversi 
 

 Lo sconto applicato tramite tale MEA viene negoziato in funzione 
dell’impatto di budget atteso per la specifica indicazione e/o attraverso il 
confronto verso le alternative terapeutiche individuate 



 maggiore appropriatezza per i nuovi trattamenti (es. terapia genica e cellulare)  
 consentono l'accesso del paziente a nuove terapie  
 minimizzano il peso economico a carico del paziente/caregiver 
 garantiscono che non ci sia disincentivazione a gestire terapie ad alto costo 
 riconoscono il valore dell’innovatività 
rispondono alle incertezze degli stakeholder sui costi e outcome delle nuove 
terapie 

 La flessibiltà dovuta all’adozione di strumenti multipli permetterebbe di 
adattare il sistema in situazioni di farmaci innovativi e particolari. 

 

Strumenti di prezzo e rimborso: prospettive 



 Pagamento di una quota fissa annuale per un periodo di tempo       specificato. 
 
 ATMP pagate come se fossero trattamenti in corso, piuttosto che addebitare 
l'intero importo al momento della somministrazione. 
 
 I pagamenti vengono interrotti se il paziente non sostiene la risposta desiderata 
 
 
 
 Riduzione dell'impatto del budget annuale per i pagatori 

 
 Riduzione dell'incertezza in merito alle prestazioni e al valore a lungo termine 

 
 Assunzione da parte del produttore del rischio degli outcome a lungo termine 
  
 Non compromissione sul valore potenziale di ATMP a causa di preoccupazioni di 

bilancio a breve termine. 

Annuity Payments per ATMP: strategie future?  



Modelli P&R Models  
Strategie tradizionali, emergenti e future 

Sconti SSN 

Tetti di spesa 

Accordi P/V 

Strategie 
Tradizionali  

Strategie  
Emerging 

Strategie 
Future  

MEA Financial Based 
(CS, Capping) 

MEA Performance Based 
(PbR) 

Indication specific  
Pricing Model 

Annuity model 



Il ruolo dei pazienti 
nei processi 

decisionali delle 
Agenzie Regolatorie  

 Approcci quantitativi, 
sistematici e centrati sul 
paziente potranno 
supportare i processi e le 
decisioni regolatorie, e di 
conseguenza sulla 
gestione della spesa. 
 

 Regolamento 536/2014 
 

 Legge n. 3/2018 
 



Patient Reported Outcome (PRO) 

 percezione diretta da parte del paziente dell’impatto di un farmaco, 
senza la mediazione o l’interpretazione di un clinico 
 

 sfida che accomuna le agenzie regolatorie 
 
 valutazioni dirette dei pazienti, soprattutto in ambito oncologico, per 

avere contezza dei reali effetti delle terapie e misurarne meglio il 
rapporto beneficio/rischio 
 

misure oggettive e rigorose, standard di raccolta dei dati riconosciuti 
internazionalmente, affidabili e applicabili in diversi contesti 



Futuro o fantasia? 

 Partendo da composti di partenza semplici e ampiamente disponibili, è 
stato prodotto con una stampante 3D il baclofen 

 
 Produzione on-demand di prodotti chimici e farmaci scarsamente  
disponibili, difficili da realizzare in strutture di grandi dimensioni? 
 Incoraggiare la produzione di medicinali usati troppo raramente per 
giustificare la produzione commerciale convenzionale? 
 Quale impatto e quali rischi per i pazienti? 
 Nuovi processi regolatori per la sicurezza dei farmaci? 
 



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: consapevolezza concreta del presente 
L’utile ed il funzionale per garantire risposte concrete ai bisogni dei pazienti 

che devono ricevere la terapia appropriata, sulla base delle linee guida  
condivise dalla Comunità Scientifica nazionale e internazionale nel miglior rapporto costo-beneficio 
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