


L’inserimento all’interno di questa definizione di ‘linee precedenti’ del riferimento a ‘trattamenti 

chirurgici’ potrebbe risultare confondente e creare incertezze nella valutazione del bisogno terapeutico. 

Con riferimento all’applicabilità della definizione, si ritiene importante sottolineare la possibile 

eterogeneità/non univocità del concetto di ‘fallimento terapeutico’ in un contesto in cui gli studi clinici 

autorizzativi possono per altro essere disegnati e condotti senza limitazioni in termini di linea di 

trattamento; 

 

3.2"Best standard of care ..omissis.. ogni altro trattamento farmacologico, chirurgico o una 

combinazione variabile di trattamenti, compresi eventuali dispositivi medici o terapie digitali, che 

costituiscono il migliore trattamento disponibile nei percorsi terapeutici assistenziali" 

Laddove non risulti ammissibile/possibile rimuovere il riferimento alle cd. ‘Best standard of care’ sarebbe 

opportuno definire un set di criteri che permettano di confrontare gli studi autorizzativi dei farmaci con 

le indagini cliniche sufficienti per la registrazione di MD, DTX, e procedure medico/chirurgiche 

considerandone la minore rigorosità; 

 

4- ‘’La richiesta di riconoscimento del requisito di innovatività dovrà essere presentata utilizzando 

l'apposito modulo predisposto da AIFA, contenente una guida sulla tipologia di informazioni e la modalità 

di presentazione delle stesse..omissis.. Appurata l’ammissibilità della richiesta sulla base degli elementi 

riportati, si procede alla valutazione del bisogno terapeutico, del vantaggio terapeutico TRACCIATO e 

della qualità delle prove.’’ 

Si richiede che venga rilasciato quanto prima il modulo ‘Allegato 2’ e che possano essere forniti ulteriori 

chiarimenti circa le modalità e le tempistiche con cui verrà appurata l’ammissimilità della richiesta anche 

alla luce del ruolo dei registri di monitaggio nel delimitare il perimetro di rimborsabilità e di valutazione; 

 

5- ‘’Il titolare dell’AIC può richiedere l’attribuzione del requisito dell'innovatività terapeutica qualora il 

medicinale, nella specifica indicazione terapeutica, abbia dimostrato rispetto alle alternative terapeutiche 

(se presenti), di essere in grado di determinare la guarigione o di ridurre il rischio di complicazioni letali o 

potenzialmente letali o di rallentare la progressione della malattia o di migliorare la qualità della vita dei 

pazienti relativamente alle dimensioni della capacità di movimento e di cura della persona, incluse le 

dimensioni del dolore e della capacità nello svolgimento delle attività abituali o lavorative, nel caso 

specifico di malattie rare e ultra-rare’’ 

Si ritiene che l’applicabilità delle dimensioni citate nel testo sopra riportato (qualità della vita, capacità di 

movimento, dolore e capacità di svolgimento delle attività abituali o lavorative) alle sole malattie rare e 

ultra-rare rischia di essere percepito come eccessivamente limitante oltre che distorsivo; 

 

6- ‘’ Tenuto conto dell’implementazione del Regolamento (UE) 2021/2282, nella valutazione GRADE, il 

disegno dello studio (randomizzato/osservazionale) viene valutato considerando il livello randomizzato 

per i confronti indiretti ancorati o le metodologie di confronto valutate come rigorose dalla CSE, solo nel 

caso in cui non sia possibile sviluppare un disegno sperimentale con confronto diretto. Di contro, le 

metanalisi a rete o le metodologie di confronto indiretto non ancorato sono considerate sul medesimo 

livello di uno studio osservazionale. 




