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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. 
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. 



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%) 



Come affrontare l’evoluzione 

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 
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 L’implementazione dei prezzi di riferimento è associata a un cambiamento significativo nella 
scelta dei farmaci e nella spesa farmaceutica di pazienti con assicurazione medica 
 I prezzi di riferimento potrebbero orientare: 
  la scelta dei pazienti sui farmaci  
  il prezzo dei farmaci a carico dei payers (assicurazioni e datori di lavoro) 



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 



 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 il nostro SSN sostenere tutto ciò? 
(tetti spesa 2017: tot-14,85%-convenzionata 7,96%-acquisti diretti 6,89%) 



Fondi innovativi 
(Legge 27/2017 n. 205) 

Farmaci  Innovativi  
500 mil €/anno 

Farmaci  innovativi oncologici 
500 mil €/anno  

Innovazione e sostenibilità: cosa è cambiato 

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 



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) 

Terapia Avanzate  

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) 

Spinraza ® (nusinersen) 

 Indicato per indicato per il trattamento dell’atrofia 
muscolare spinale 5q. 
 Determina n. 1611/2017 (GU Serie Generale n.226 del 27-
09-2017) 
 



Indicazione Autorizzazione  
EU 

atezolizumab  in monoterapia per il trattamento di pazienti 
adulti affetti da carcinoma uroteliale 

21/09/2017 

avelumab 
 

in monoterapia per il trattamento di pazienti 
adulti affetti da carcinoma a cellule di Merkel 
(Merkel Cell Carcinoma, MCC) metastatico 

18/09/2017 

nivolumab per il trattamento del melanoma, cancro 
polmonare non a piccole cellule, carcinoma 
renale, linfoma Hodgkin, cancro a cellule 
squamose testa/collo, carcinoma uroteliale 

19/06/2015 

mAb: Immunoterapia e neoplasie 

https://www.cancer.gov/ 

Terapie avanzate: CAR-T cells 
Terapie avanzate -immunoterapia 

Tisagenlecleucel: trattamento della Leucemia 
Linfoblastica Acuta in pazienti fino a 25 anni di età 
nel caso di fallimento terapeutico delle terapie 
standard;  LNH a grandi cellule B che non hanno 
risposto o hanno subito una ricaduta dopo almeno due 
precedenti trattati 
 
Axicabtagene ciloleucel: 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 



Medicinali innovativi oncologici: estensione di indicazioni 
 

 
 
KEYTRUDA (pembrolizumab) 
anticorpo monoclonale umanizzato che si lega al recettore PD-1 (programmed cell 
death-1) e blocca la sua interazione con i ligandi PD-L1 e PD-L2  
 
OPDIVO (nivolumab) 
anticorpo monoclonale immunoglobulina G4 (IgG4) umano (HuMAb), che si lega al 
recettore programmed death-1[morte programmata 1] (PD-1) e blocca la sua 
interazione con il PD-L1 e il PD-L2. 
 
LYNPARZA (olaparib) 
inibitore degli enzimi umani poli (ADP-ribosio) polimerasi (PARP-1, PARP-2 e PARP-3) 
Futuro: in arrivo della stessa classe niraparib e rucaparib 
 
IBRANCE (palbociclib) 
inibitore reversibile, altamente selettivo, delle chinasi ciclina-dipendenti CDK4/CDK6 
indicazione carcinoma mammario (first in class).  
Futuro: in arrivo della stessa classe ribociclib e abemaciclib. 
 
 

 





AIFA – Expenditure Cap and  
Price Volume agreement (population level) 

 

 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 condizionale 

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 

24 

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 
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 Attualmente, i MEAs (inclusi gli accordi di carattere finanziario) sono 
applicabili attarverso 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 



 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 alle aziende 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. 

Strumenti di prezzo e rimborso 
Annuity Payments per terapie avanzate 



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 

L’utile ed il funzionale per garantire risposte concrete ai bisogni dei pazienti 
che devono ricevere la terapia più appropriata, sulla base delle linee guida  

condivise dalla Comunità Scientifica internazionale, anche in termini di miglior  
rapporto costo-beneficio 

Il futuro: consapevolezza concreta del presente 
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