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Lo stato dell’arte della ricerca clinica in Italia
ancora stabile in un contesto europeo in calo

Sperimentazioni autorizzate

dall'Autorita competente Sperimentazioni per anno: confronto Unione europea e Italia

(parere unico favorevole rilasciato dal Comitato (quinquennio)
etico del centro coordinatore tra il 1° gennaio
2000 e il 31 dicembre 2012, contenute in 0sSC, e

autorizzazione rilasciata da AIFA nel 2013) sC %
- i q

Ao ‘ o in ltalia Italia / UE
2000 557 2009 4.609 761 16,5
2001 605 2010 ‘ 4.153 | 670 16,1
2002 560 w011 | a1 | 67 164
2003 568

2012 ‘ 3.943 | 697 17,7
2004 624
2005 664 2013 ‘ 3.383 | 583 17,2
2006 778

* numero di studi caricati nel sistema europeo

2007 796 ** numero di studi autorizzati dall’Autoritd competente
2008 880
2009 761
2010 70 Il contributo dell’ltalia alla ricerca europea
2ot e rimane stabile negli anni e vede una
2012 697 . . . . .
s - partecipazione del 17,2% dei protocolli di
sperimentazione clinica
Totale 9.419
w FARMINDUSTRIA Fonte: OsSC AIFA 2014

Le imprese farmaceutiche credono nella ‘qualita’
della ricerca clinica in Italia

Profit No profit Totale
Anno
SC % SC % SC %
2009 443 58,2 318 41,8 761 100,0
2010 431 64,3 239 35,7 670 100,0
2011 441 65,2 235 34,8 676 100,0
2012 472 67,7 225 32,3 697 100,0
2013 444 76,2 139 23,8 583 100,0
Totale 2,231 65,9 1.156 34,1 3.387 100,0
80
La ricerca clinica promossa da /
sponsor industriali rimane & I
stabile negli ultimi 5 anni. " ==
50 =Pt

—No profit

La ricerca clinica non profit
mostra invece un sensibile e
preoccupante decremento: 30
dal 41,8% (2009) al 23,8% (2013).

40

2009 2010 2011 2012 2013

!;/F\\E FARMINDUSTRIA Fonte: OsSC AIFA 2014




Sperimentazioni
per area
terapeutica

L’area terapeutica
piu rappresentata

e 'oncologia (35%
del totale), seguita a
distanza da quella
cardiovascolare,
dalle malattie del
sistema nervosa,
ematico e linfatico.
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sc

Neoplasie 204 59
Malattie del sistema cardiovascolare 50 86
Malattie del sistema nervoso 40 69
Malattie de! sistema ematico e linfatico 30 51
Malattie del metabolismo e della nutrizione 29 50
Malattie delle vie respiratorie 28 48
Malattie del sistema muscoloscheletrico 27 46
Malattie virali 2 41
Malattie del sistema immunitario 2 38
Malattie dell'occhio n 36
Malattie e anomalie neonatali 15 26
Disturbi mentali 12 21
Malattie del sistema endocring 12 21
Malattie dell'apparato digerente 1 19
Fenomeni del sistema immunitario 7 12
Infezioni batteriche e micotiche 14
Malattie dell'apparato urogenitale femminile ¢ complicanze della R s
gravidanza 2
Fenomeni fisiologici dell'apparato digerente e orale 4 07
Malattie dell'apparato urogenitale maschile q 07
Malattie della pelle e del tessuto connettivo 3 o5
Urologia 3 05
Diagnosi 2 03
Fenomeni genetici 2 03
Malattie del cavo orale e dei denti 2 03
Anestesia e analgesia 1 02
Fenomeni metabolici 1 02
Fisiologia dell'apparato & del 1 02
Malattie otorinolaringoiatriche 1 02
Attro 14 24
Totale 583 100,0

Fonte: OsSC AIFA 2014

Ricerca e sviluppo clinico dei prodotti biotech
in Italia: un asset strategico per il Paese

Analisi dei prodotti per fase di sviluppo e tipologia di impresa

Imprese del farmaco

N (A)
Discovery 9
Fase di preclinica 17
Fasel 24
Fase Il 68
Fase Il 105
Totale 223

%A/C
22%
55%
T1%
%
96%
T4%

Altre biotech del farmaco

Numero di prodotti in sviluppo per area terapeutica

Infiammazione & malattie
Malattie infettive
Malattie metaboliche, epatiche ed endocrine ~
Cardiovascolare ed ematologia | 17
Muscolo-scheletrico 10
Respiratorio 0
Gastrointestinale {10 7
Dermatologia s
Fertiits = 1

Urologla { 1

Oculistica - 1

o 20
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33

Totale (C)
Ne () %B/C
32 8% 41
14 45% 31
10 29% 34
20 23% 88
4 a% 109
80 18% 303
} d : 130
a7
60 80 100 120 140

Fonte: Farmindustria - Rapporto sulle biotecnologie del settore farmaceutico in Italia 2015
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Terapie avanzate: l'ultima frontiera dell’innovazione
farmaceutica

100%
9.1%
16,T% .
0% sz Il numero delle aziende del
80% campione del rapporto
70% - 2015, attive nelle terapie
o avanzate, nel 2013 hanno:
50.0%
50% . generato un fatturato,
40% comprensivo
, .
o 18.2% de_ll_ex_po_rt, di 1.449
milioni di euro;
20% 33.3% 18.2% . investito in R&S in Italia
10% 62 milioni di euro;
0% m . dedicato 365 addetti
rigenerotiva i ks in R&S biotech.
B Dermatologia B Muscolo-scheletrico
Neurologia Infiammazione & malattie autoimmuni
Oncologia I Urologia
Cardievascolare ed ematologia
m FARMINDUSTRIA Fonte: Rapporto sulle biotecnologie del settore farmaceutico in Italia, 2015

Complessita crescente per la ricerca clinica:
barriera da superare per rimanere competitivi

Trends in Clinical Trial Protocol Complexity

2000-200: 2008-2011 Increase.ln
Source: Getz KA, et al. and Tufts CSDD* Complexity

Total Procedures per Trial Protocol (median)

(eg, bloodwork, routine exams, x-rays, etc) 1023 isee 7%
Total Investigative Site Wor.k Burdgn 289 475 64%
(median units)
Total Eligibility Criteria 31 46 48%
Clinical Trial Treatmgnt Perm:! 140 175 25%
(median days)
Number of Case Report Form Pages per 55 171 211%

Protocol (median)

F %l
ﬁ Nanotecnologia Strategie e Bersagli molecolari !

tecnologie
innovative:

Biomarcatori parti integranti Genomica, proteomica
della metodologia
di ricerca . )
Robotica Bioinformatica
@g@ FARMINDUSTRIA Fonte: PhRMA, 2013
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Developing a new medicine takes an average of 10-15 years;
For every 5,000-10,000 compounds in the pipeline, only 1is approved.

Rl cerca CI | n | ca Drug Discovery and Development: A LONG, RISKY ROAD

PRECLINICAL CLINICAL TRIALS FDA REVIEW

e innovazione:

un processo lungo,
complesso, rischioso
e molto costoso

PHASE  PHASE PHASE
1 2 3

NUMBER OF VOLUNTEERS

PRE-DISCOVERY

20-80  100-300  1,000-3,000

PHASE 4; POST-MARKETING SURVEILLANCE

P NDA SUBMITIED

6-7 YEARS.

F Clinical Pharmaco-
research develop. medicine develop. vigilance The Average Cost to Develop One
New Approved Drug—Including

the Cost of Failures [Constant

2013 Dollars)

Ki

nowledge Management
Education & Training

Predicive  Predictive  Identification  Patient  Validation of  BenefitRisk @ @
den dent Ve

pharmacology toxicology

with regulatory _
authorities 1970s  1980s 1990s - 2000s -

M cre B soe B S,
@ﬂﬁ FARMINDUSTRIA Fonte: PhRMA, 2015

Dalla ricerca clinica grandi opportunita
per il benessere e la qualita di vita

Malattie prima letali, oggi croniche: diminuisce la mortalita, aumenta la qualita di vita

73% contributo dell’innovazione . . .
farmaceutica all’allungamento Effetti della vaccinazione
della vita media nelle Economie
Avanzate dal 2000

-30% riduzione del tasso di mortalita
in Italia dal 1994 ad oggi

-40/45% calo della mortalita negli ultimi 20
anni nelle malattie dell’apparato
digerente e in quelle dell’apparato
circolatorio. (-28% per le patologie
respiratorie, -21% per le tumorali)

1,5 milioni di over 65 in piu rispetto
a 10 anni fa si dichiarano in
buone condizioni di salute

Centers for Disease Control &
Prevention
www.cdc.gov/vaccines/pubs/pin

kbook/downloads/appendices/G
fimpact-of-vaccines.pdf
7~V FARMINDUSTRIA
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Grazie alla ricerca e all’innovazione
si vive di piu e meglio: I’esempio dell’HIV-AIDS

HIV/AIDS: Treatment Advances Build Over Time

Source: Boston Healthcare'?

2012

First approval of

) et
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First one-pillonce-sday
treatment approved

Actual vs Projected Death Rates for HIV/AIDS in the United States

Sources: CDCY; Truven Health Analytics!?
HIV/AIDS: Decline in Death Rates

The number of US AIDS deaths decreased dramatically following the introduction of highly active antiretroviral
treatment (HAART).1 As a result of HAART and all the important medical innavations that followed, it is
estimated that over 862,000 premature deaths have been avoided in the United States alone.!?

Annual Montality Rate

ACTUAL

MORTALITY

@ﬂﬁ FARMINDUSTRIA Year

862,000

2006 008 2010

| farmaci innovativi modificano I’epidemiologia
in oncologia e nell’area cardiovascolare

Percent Change by Decade in US Death Rates From Cancer'* 5-Year Survival Rates for CML Patients.20
Sources: NCI™: Sun E, et al.25 100% - Sources: Buston Healthcare™; PRRMAY; Gambacorti-Passerini C, et al. %
4% 90%
89%
0%
1%
50%
o 7.5% 0%
30%
31%
115 20%
0%
15.1%
o% 1
a5 ) Prior to Introduction of After Introduction of
1990-2000 2000-2011 Imatinib Imatinib

US Death Rates Due to Diseases of the Heart*
450 1 432 Source: CDCB2*
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Age-adjusted Death Rates per 100,000
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Nuovi farmaci ed Epatite C (HCV):
verso I’eradicazione della malattia

HCV GENOTYPE 1 s 0 3RD GENERATION
PREVALENCE ! ) 20132014
million
people
have
GENOTYPE 1 nteron Protcasa inbfors Pobmeras Initors
HCV and Ribaarin (IFNR) with IFN with IPN
p 4B-week 24- to 48-week 12-week 8- to 12-week 75
MORE

MEDICINES

n lale stage

INTERFERON FREE SRl

with greater

potential for

cures, shorter

duration, and

with fewer
side effects
m -
W Sources: Armstrong GL, et al.2%; FDA; PhRMA?”
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L’impegno nella ricerca delle imprese del farmaco

La ricerca farmaceutica

- e In Italia I'industria farmaceutica é il

terzo settore manifatturiero per valore
1.3 miliardi e degli investimenti in. R&S e il primo in
rapporto agli addetti.

6.000 ricercatori

1° settore per investimenti/addelio Ogni anno, nel mondo, le imprese

investono oltre 50 miliardi, in Italia
800 milioni circa, un valore che puo
crescere migliorando I’attrattivita del
Paese.

+11% crescita rispetto ol 2013

ot Famnduto bt

Gli studi clinici assumono un ruolo centrale per:

- produrre innovazione;

- offrire nuove opportunita di salute per i pazienti;

- favorire I'occupazione per i ricercatori e il personale addetto alla ricerca
- generare risparmio per il SSN.

@ﬂﬁ FARMINDUSTRIA
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Le imprese del farmaco di fronte al Regolamento UE

Giudizio positivo sul Regolamento che si prefigge di:

snellire le procedure burocratiche, migliorare
I’efficienza del processo regolatorio e garantire
il rispetto dei tempi previsti;

sostenere la competitivita dell’Europa in ricerca
clinica

» favorire I’accesso dei pazienti a trattamenti
innovativi.

Il successo della norma dipende fondamentalmente
dalla maniera in cui essa sara applicata

A fronte di una singola presentazione di domanda (Portale Unico UE) e di una ben
definita procedura di valutazione che comprende I'esame delle Autorita competenti e dei
Comitati etici, I’esito del processo conduce ad una unica decisione amministrativa per
ciascuno Stato membro.

Sara, quindi, facolta di ogni singolo Stato
membro stabilire procedure che, in linea
con i tempi previsti dalla norma, potranno
essere considerate competitive in
confronto con gli altri Paesi

@/R\@ FARMINDUSTRIA

Collaborazioni gia avviate per migliorare
il sistema della ricerca clinica in Italia
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