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Innovazione farmacologica, 
medicina di precisione e

sostenibilità;
una sfida per il futuro

Giuseppe Traversa
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L’argomento

Innovazione nelle terapie e medicina di precisione 
aumentano le opportunità di cura

§ … ma sono sostenibili? è possibile garantire l’accesso 
universale?

§ e la medicina di precisione:
– cambia i modi per acquisire conoscenza?
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Un approccio possibile 
all’innovazione

§ Lasciare fare
– alla scienza, al mercato, alle aziende 

§ La ricerca è costosa
– bisogna essere disponibili a pagare di più
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Un caso emblematico di innovazione: 
sofosbuvir e nuovi DAA
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§ … it is unclear how Gilead set the price for Sofosbuvir. That 
price appears to be higher than expected given the cost of 
development and production…

§ … its pricing raises serious questions about the extent to 
which the market for this drug is operating efficiently and 
rationally

Il caso sofosbuvir
le richieste di Wyden & Grassley
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… e un approccio possibile alla 
medicina di precisione

§ Oggi trattiamo un ‘paziente medio’

§ Con le terapie ‘confezionate’ sul singolo paziente 
tratteremo il paziente per il quale il rapporto beneficio-
rischio è positivo
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… troppo costoso rispetto a cosa?

§ Rispetto al bilancio disponibile

§ Rispetto agli investimenti fatti

§ Rispetto alle alternative terapeutiche
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Ancora sul sofosbuvir

§ Prezzo iniziale negli Usa: 84.000 $ per 12 settimane
– 1000 $ per compressa

§ Stime iniziali sul numero di pazienti atteso in Italia: 1-2 
milioni
– Spesa stimata Ssn: 84-168 miliardi $ (75-150 miliardi €)

§ Totale spesa Ssn 2018: 113 miliardi €
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§ NIH funding contributed to 
everyone of the NMEs 
approved from 2010–2016

§ … funding was focused 
primarily on the drug 
targets rather than the 
drugs themselves
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§ 211 farmaci analizzati 
da IQWIG (2011-2017)

§ 74 con miglioramento 
da minore a importante
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Five Years of Cancer Drug Approvals:
Innovation, Efficacy, and Costs
(Mailankody & Prasad, Jama oncology 2015)

‘Our results suggest that current pricing models are not 
rational but simply reflect what the market will bear’
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… e la medicina di precisione?

§ Oggi trattiamo un ‘paziente medio’
§ Con le terapie ‘confezionate’ sul singolo paziente 

tratteremo il paziente per il quale il rapporto beneficio-
rischio è positivo 

§ Ma per capire se una terapia funziona, mirata o meno 
a un individuo con un determinato patrimonio genetico: 

servono studi su popolazioni di pazienti
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§ Immunodeficienza combinata 
grave da deficit di adenosina 
deaminasi (ADA-SCID)

§ I risultati hanno mostrato 
l’efficacia della terapia genica

§ Progetto Telethon (con co-
finanziamento Aifa nel 2005)
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Efficacia e sicurezza CAR-T
(fonte: Aifa 2019. Le CAR-T in Europa e in Italia)

§ Efficacia

§ Sicurezza
– sindrome da rilascio di citochine: 12-47% dei pazienti
– reazioni avverse neurologiche: 13-31% dei pazienti
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… e il da farsi?
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Valutare il valore relativo 
(e correlare il prezzo al valore relativo)

§ Farmaci uguali o terapeuticamente equivalenti devono 
avere lo stesso prezzo di rimborso a carico del SSN

§ Prezzi di rimborso più elevati possono essere 
riconosciuti solo a fronte di un valore terapeutico 
aggiunto per i pazienti
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Favorire la competizione: caso imatinib

§ Prezzo ex-factory
originatore:

– 3147 €
§ Prezzo ex-factory generico: 

– 570 €
§ Prezzo esito della gara : 

– 56 €
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§ Prezzo ex-factory
originatore:

– 424 € (1 
siringa)

§ Prezzo ex-factory
biosimilare: 

– 298 €
§ Prezzo esito della 

gara: 
– 146 €

adalimumab
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… 1 mese dopo in Toscana

L’esito della gara in 
Toscana: 

85 €

§ Prezzo ex-factory
originatore:

– 424 € (1 
siringa)

§ Prezzo ex-factory
biosimilare: 

– 298 €
§ Prezzo esito della 

gara: 
– 146 €
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Fonte: Rapporto Osmed 2018

Un fallimento informativo: il ticket di 
1,1 miliardi € sul prezzo di riferimento 
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Sorvegliare uso appropriato ed esiti

Ad esempio per i nuovi farmaci ad alto costo

§ Registri

§ Payment by result (per le CAR-T): pagamento 
condizionato alla valutazione effettuata all’infusione, a 
sei e a dodici mesi
(https://www.gazzettaufficiale.it/eli/id/2019/08/12/19A05147/SG)
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Investire in ricerca indipendente

In particolare dove manca di interesse commerciale
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DNDi is an independent, 
international not-for profit R&D 
organization, established in 2003
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In conclusione …

§ L’innovazione pone problemi di sostenibilità, ma ci sono 
strumenti per governarla

§ La medicina di precisione allarga le opportunità, ma non 
cambia i modi per acquisire le conoscenze 

E poi, non perdiamo di vista:
§ Il mondo intorno a noi
§ Da dove veniamo
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Farmaci: razionalizzare la prescrizione 
(Raschetti R et al, Prospettive sociali e sanitarie, 1992) 

§ 2. Benzidamina
§ 5. Complesso vitaminico
§ 8. Vaccino subtilico
§ 11. Calcitonina
§ 12. Ambroxolo
§ 18. Carbocisteina
§ 19. Levocarnitina
§ 20. Ganglioside
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Grazie per l’attenzione!


