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Tutela della persona con cronicità ed outcome: quali prospettive? 

Milano, 27 gennaio 2018  
 

Il valore della presa in carico per il farmaco 



Dichiarazione di trasparenza/interessi* 
Le opinioni espresse in questa presentazione sono personali e non impegnano in alcun modo l’AIFA 

Interessi nell’industria farmaceutica NO Attualmente Da 0 a 
3 anni precedenti oltre 3 anni precedenti 

INTERESSI DIRETTI: 
1.1 Impiego per una società: Ruolo esecutivo in una 

società farmaceutica X    obbligatorio 

1.2 Impiego per una società: Ruolo guida nello sviluppo 
di un prodotto farmaceutico X    obbligatorio 

1.3 Impiego per una società: altre attività X    facoltativo 

2. Consulenza per una società X    facoltativo 

3. Consulente strategico per una società X    facoltativo 

4. Interessi finanziari X    facoltativo 

5. Titolarità di un brevetto X    facoltativo 

INTERESSI INDIRETTI: 

6. Sperimentatore principale X    facoltativo 

7. Sperimentatore X    facoltativo 

8. Sovvenzioni o altri fondi finanziari X    facoltativo 

9. Interessi Familiari X    facoltativo 

 

* Mario Melazzini, secondo il regolamento sul Conflitto di Interessi approvato dal CdA AIFA in data 25.03.2015 e pubblicato sulla 
Gazzetta Ufficiale del 15.05.2015 in accordo con la policy 0044 EMA/513078/2010 sulla gestione del conflitto di interessi dei membri 
dei Comitati Scientifici e degli esperti. 

N.B. Per questo intervento non ricevo alcun compenso 



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 



 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;  
 Garanzia per i pazienti di un accesso rapido ai nuovi farmaci, 

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

 Pazienti più informati e consapevoli  

Contesto ed evoluzione dello scenario di riferimento 



La cronicità in Italia 

Fonti: 
Piano Nazionale della Cronicità, gennaio 2016 
Rapporto Osservasalute 2016, Osservatorio Nazionale 
Sulla Salute Nelle Regioni Italiane 
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Persone con malattie croniche:23,6 milioni  



Spesa farmaceutica pubblica per le malattie croniche 
gennaio-settembre 2017  

Diabete-Insuline ATC 
A10A convenzionata tracciabilità 

del farmaco Spesa SSN 

Totale €   212.419.597    118.229.248        330.648.845  
Procapite % 3,5 2,0 5,5 

Diabete- Ipoglicemizzanti  
ATC A10B 

convenzionata tracciabilità 
del farmaco Spesa SSN 

Totale €   881.407.154    181.691.461        346.036.583  
Procapite % 2,7 3,0 5,7 

Respiratorie ATC R convenzionata tracciabilità 
del farmaco Spesa SSN 

Totale €   744.679.505      82.466.840        827.146.345  
Procapite % 12,3 1,4 13,7 

Cardiovascolari ATC C convenzionata tracciabilità 
del farmaco Spesa SSN 

Totale €    2.446.228.984     217.406.316        2.663.635.300  
Procapite % 40,4 3,6 44,0 



Aderenza al trattamento con antidiabetici 

Rapporto OSMED, 2015 

Malattie croniche in Italia 

Aderenza al trattamento con antiipertensivi 



BPCO: aderenza al trattamento  

Numero di pazienti trattati con farmaci 
per BPCO aderenti al trattamento sul 
totale dei pazienti in trattamento. 

L’aderenza al trattamento è stata valutata nei 365 giorni successivi alla data della prima 
prescrizione. Aderenti al trattamento sono stati definiti i pazienti con una proporzione di giorni 
coperti uguale o superiore all’80%.  



L’uso dei farmaci in Italia: la spesa farmaceutica 
(pubblica e privata) nel 2016. 

Totale : 
29,4 miliardi € 

77,4% SSN 

*al netto della spesa per i farmaci erogati in distribuzione diretta e per conto di fascia A e della spesa per i vaccini 

Composizione della spesa 

(Fonte: “L’uso dei Farmaci in Italia - Rapporto Nazionale 2016”) 



Impatto spesa sul SSN 

Miliardi di Euro 
antineoplastici ed immunomodulatori: (ca. 4.500 mln di euro), quindi 
antimicrobici (inclusi nuovi anti-HCV) e cardiovascolari 

Costo medio di una intera terapia antitumorale: 
 3.853 euro nel periodo 1995-1999  
 44.900 euro nel periodo 2010-2014 
 70.000-100.000 euro: proiezione nel periodo 2018-2020 
 Terapie avanzate one-shot: 350.000 – 500.000 € e oltre 
 Spesa per farmaci oncologici (ATC L), anno 2016: 2.156.790.058 € 

 
 



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  

 Altre terapie per l’epatite C;  

 Nuovi antitumorali; 

 MoAb per Alzheimer e per demenze;  

 Terapie avanzate 

 

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%) 



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 

 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) 
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Terapie anti HCV  
Trend cumulativo dei trattamenti avviati 

112.473 «avviati» sono i trattamenti 
(solo pazienti eleggibili) con almeno 
una scheda di Dispensazione 
farmaco 

(aggiornamento del 22 gennaio 2018) 

 Maviret® combinazione a dose fissa di 2 agenti antivirali ad azione diretta pan-
genotipici, glecaprevir (inibitore della proteasi NS3/4A) e pibrentasvir (inibitore di 
NS5A), (rimborsato dal 28/09/2017–Determina n. 1612/2017) 
 

 Vosevi®  sofosbuvir e velpatasvir più voxilaprevir, un inibitore pangenotipico delle 
proteasi NS3/4 (in negoziazione). 

   



Stima dei risparmi con trattamento anti-HCV 
 
 Considerando un orizzonte temporale di 10 e 15 anni, sono stati 

calcolati i risparmi (costo differenziale) sui costi (diretti e indiretti) 
evitati grazie al trattamento antivirale; 

 L’analisi è stata effettuata su tre ipotesi di costi del trattamento: 
6.500 €,15.000 €, 20.000 €.  

 
Costi totali evitati 

(milioni di €) 

Costo trattamento 
totale in milioni 

(ipotesi 15.000 €) 

Costo trattamento 
totale in milioni 

(ipotesi 20.000 €) 

Costo trattamento 
totale in milioni 
(ipotesi 6.500 €) 

15 anni 10 anni 15 anni 10 anni 15 anni 10 anni 15 anni 10 anni 

Totale € 2.901,2 € 1.867,7 € 962,4 € 1.283,1 € 417,0 
Costo 

differenziale N/A N/A € -1.938,8  € -905,3 € -1.618,0 € -584,5 € -2.484,2 € -1.450,6 



Demenze: la nuova epidemia globale 

Fonte: World Alzheimer Report 2016 

Nel mondo: 
 9,9 milioni di nuovi casi nel 
2015 
 1 caso ogni 3 secondi 

 
In Italia: 
 600.000 di nuovi casi 
 3 milioni familiari coinvolti 
 spesa 6 miliardi 

Per la malattia di Alzheimer, si passerà dai 47 milioni di casi attuali ai 131 
milioni del 2050, con un aumento vertiginoso dei relativi costi sanitari, se non ci 
saranno investimenti in prevenzione e trattamento. 



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 

pembrolizumab per il trattamento del melanoma avanzato, carcinoma polmonare non a 
piccole cellule, linfoma di Hodgkin classico (cHL), carcinoma uroteliale 

17/07/2015 

Immunoterapia: nuove armi contro le neoplasie 



Terapie avanzate: 
nuove speranze per la terapia di malattie anche rare? 



Nusinersen: 
 
 Farmaco orfano EMA nel 2012; 

programma di valutazione accelerata  
e approvato in EU giugno 2017 

 In Italia rimborsato dal 28/09/2017 
per SMA 5q. 

 Registro di monitoraggio web-based 

Atrofia Spinale Muscolare di tipo 1 

Terapie avanzate: 
nuove speranze per la terapia di malattie anche rare? 



Le CAR-T cells 

Kymriah®: trattamento della Leucemia 
Linfoblastica Acuta in pazienti fino a 25 
anni di età nel caso di fallimento 
terapeutico delle terapie standard 
 
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 

Fonte: Tran E, Longo DL, Urba WJ. A Milestone for CAR T Cells. N Engl J Med. 2017 Dec 10. 

Terapie avanzate: 
nuove speranze per la terapia di malattie anche rare? 





 

 Appropriatezza 

 Aderenza 

 Piani terapeutici web based 

 Note (incretine, NAO, BPCO) 

 Informazione 

 Farmacovigilanza 
 

 
 
 
 

MMG e AIFA 
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Processi decisionali delle Agenzie Regolatorie 
Il ruolo dei pazienti   

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

 Regolamento europeo: N 536/2014  



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 

ogni paziente deve ricevere la terapia più appropriata, sulla base delle linee guida  
condivise dalla Comunità Scientifica internazionale, anche in termini di miglior  

rapporto costo-beneficio 
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