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1982 INSULINA
Prodotta attraverso un meccanismo di trasduzione genica da un batterio.
E’ il primo farmaco biologico approvato dalla FDA.
1983 ORMONE DELLA CRESCITA
Inizialmente prodotto dall’estrazione dell’ormone dalla ghiandola pituitaria di 
cadavere,
successivamente prodotto utilizzando tecniche di DNA ricombinante
1986 VACCINO EPATITE B
Primo vaccino autorizzato dalla FDA, prodotto con tecniche di ingegneria genetica

I biotech costituiscono il 20% dei farmaci oggi in commercio
in Italia (circa 200) , il 50% di quelli in sviluppo e il 40% dei
nuovi farmaci registrati. In molti casi rappresentano l’unica
opzione terapeutica per patologie rilevanti e diffuse come
anemia, fibrosi cistica e alcune forme di tumore. E sono tra
le principali armi contro le malattie rare, per lo più di
origine genetica.
(AIOM 2013)

Nel 2017   1 prodotto su 2 sarà biotecnologico.
(FONTE: Report CESBIO 2014)















Le proteine terapeutiche oggi



VANTAGGI DEI FARMACI BIOTECH



AZIONE PIU’ MIRATA E SPECIFICA (sui meccanismi molecolari)



MAGGIORE SICUREZZA 
PROTEINE DEL SANGUE: proteine o fattori coinvolti nei processi della coagulazione del
sangue (fattori VII, VIII, IX) sia nei processi che degradano i coaguli (TPA).
Si sono eliminati i rischi associati alla potenziale contaminazione da parte di agenti virali (HIV, HBV,
HCV).
VACCINO CONTRO L’EPATITE B: 1° VACCINO RICOMBINANTE AUTORIZZATO

MINORE TOSSICITA’ 
Chemioterapici tradizionali: tossicità multiorgano
Es cardiotossicità del Trastuzumab



Gli outcome sanitari sono migliori se l’aderenza del paziente al trattamento farmacologico è elevata (Poluzzi 2011)
Una migliore compliance permette di ottenere outcome sanitari più soddisfacenti a fronte di un minor dispendio di risorse
miglior rapporto costo‐efficacia (Ache et al. 2011; Spector, 2011; Champman, 2010; Chung 2009; Cobde, 2010)

ADERENZA sinonimo di semplicità regime terapeutico:
posologia  (variabile da una volta a settimana a una volta ogni due mesi)

via di somministrazione (ev o sc)
eventi avversi 
invadenza abitudini e stile di vita





Tuttavia i biologici sono costosi e l’accesso a queste terapie sta diventando un 
problema a livello mondiale

Costo dei biologici, in media 22 volte quello
dei farmaci di sintesi5

Small 
molecule 
drugs

Biopharma‐
ceuticals

 L’alto costo dei biologici è un fattore
limitante all’utilizzo per molti pazienti1

 Circa ¼ dei 46 paesi europei non fornisce
accesso ai biologici per l’artrite2

 I pazienti affetti da cancro hanno il doppio
delle possibilità di andare in bancarotta a 1 
anno dalla diagnosi rispetto alla
popolazione generale3

 I costi sono considerati un’importante
barriera all’utilizzo dei biologici dal 19–
24% dei dermatologi nei paesi chiave
europei e in Canada4
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3. Ramsey SD, et al. J Clin Oncol 2011;29 (suppl; abstract 6007)
4. Nast A, et al. Arch Dermatol Res 2013;305(10):899–907
5. McCamish M & Woollett G. MAbs 2011; 3(2): 209–17 



Registri	AIFA
SCOPO:

• monitoraggio dell’utilizzo dei farmaci innovativi ad alto
costo

• assicurare il rispetto delle condizioni registrative iniziali
• descrivere la popolazione che ne fa uso
• raccogliere dati sulla sicurezza dei trattamenti

L’elevato costo di questi farmaci, la rapidità dei processi di
registrazione a livello europeo e la scarsa predittività
della risposta clinica hanno reso necessario promuovere
l’appropriatezza prescrittiva e raccogliere dati post‐
marketing per stabilire l’efficacia dei trattamenti.


