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FARMACI ONCOLOGICI INNOVATIVI:
SCENARIO ATTUALE E LORO VALUTAZIONE

Quali strategie per un utilizzo razionale dei 
farmaci oncologici innovativi?

L’esperienza della Regione Veneto

Roberto Leone
Dipartimento di Diagnostica e Medicina di Comunità

- sezione di Farmacologia - Università di Verona
Commissione Tecnica Regionale sui Farmaci del Veneto

Un grazie alle Dott.sse Silvia Adami e Chiara Roni per la collaborazione



02/11/2015

2

Il costo dei farmaci oncologici innovativi è un
problema rilevante per il SSN e i SSR. Ma il
primo dovere è garantire la salute dei pazienti

Organizzazione delle Commissioni 
Terapeutiche nella Regione Veneto

(1976‐2015)

Una breve premessa normativa 
per inquadrare il contesto
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 DGR n. 1024/1976 Istituzione della CTR cui affidare
la realizzazione del PTORV

 DGR n. 4690/1996 PTORV strumento vincolante

 DGR n. 3982/2006 PTORV rivisto per renderlo strumento di facile
consultazione da parte di medici e farmacisti ospedalieri;
revisione delle equivalenze tra vari principi attivi,
armonizzandole con le decisioni adottate dalla Commissione che
ha stilato il prontuario per le strutture sanitarie protette e le
decisioni adottate per l'indizione della gara regionale farmaci

 Legge n. 189/2012 (Decreto Balduzzi): immediata disponibilità dei
medicinali innovativi, operare una razionalizzazione dell’impiego
dei farmaci e guidare i clinici con PDTA

 Legge n. 221/2012 (Decreto Sviluppo): le Regioni devono attenersi
alle motivate e documentate valutazioni espresse da AIFA per
l’adozione delle equivalenze terapeutiche tra principi attivi diversi

 DGR n. 952/2013 «Nuova disciplina di riordino della rete regionale
delle Commissioni Terapeutiche preposte al controllo
dell’appropriatezza prescrittiva, al governo della spesa
farmaceutica e alla definizione dei Prontuari Terapeutici Aziendali
(PTA). Abrogazione DGR n. 1024/1976 e s.m.i.»

‐ Istituzione nuova Commissione Tecnica Regionale Farmaci
‐ Istituzione nuove Commissioni Tecniche Aziendali
‐ Abrogazione PTORV
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La CTRF promuove, a livello regionale, azioni di governo sull’assistenza farmaceutica in 
ambito ospedaliero, specialistico‐ambulatoriale, di cure primarie e di strutture di ricovero 
intermedie mediante:

 emanazione di pareri o raccomandazioni;
 redazione di Linee Guida e di documenti d’indirizzo;
 supporto all’Area Sanità e Sociale nell’aggiornamento dell’elenco dei farmaci della 

mobilità sanitaria intra‐regionale;
 promozione e validazione di Percorsi Diagnostico Terapeutici Assistenziali (PDTA);
 supporto al CRAS nella definizione dei lotti in equivalenza nelle gare regionali;
 supporto all’Area Sanità e Sociale nella revisione ed aggiornamento dei Centri 

autorizzati alla prescrizione di farmaci sottoposti a Registri AIFA o  Piano Terapeutico;
 supporto all’Area Sanità e Sociale nel monitoraggio dell’appropriatezza prescrittiva, 

della sicurezza e della spesa dei medicinali nei diversi ambiti assistenziali;
 supporto all’Area Sanità e Sociale nella definizione ed attuazione di interventi tesi a 

migliorare l’uso corretto e sicuro dei farmaci;
 coordinamento e sorveglianza delle attività delle Commissioni Terapeutiche Aziendali 

(in composizione ristretta, Comitato di Coordinamento della CTA).

Commissione Tecnica Regionale Farmaci: compiti

Laddove ne ravvisi l’opportunità, la CTRF può rilasciare
raccomandazioni tenendo conto – ove esistente ‐ del giudizio della
Rete regionale di patologia competente per materia.

Rete Oncologica Veneta e Gruppo Farmaci 
Innovativi: istituiti con decreti regionali

 DGR n. 2067/2013: Istituzione Rete Oncologica Veneta (ROV)

 Decreto n. 199/2014: Istituzione del “Gruppo di Lavoro sui 
Farmaci Innovativi” nell’ambito del Coordinamento della Rete 
Oncologica Veneta (CROV)
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Farmacovigilanza

Gruppo di lavoro
Farmaci Oncologici 

Innovativi

Oncologi
 Farmacologi
 Farmacisti
Associazioni di pazienti/volontariato
 Esperti di economia e HTA
Direzione sanitaria

Gruppo farmaci oncologici innovativi

Da gennaio 2015 ad oggi
valutati 17 farmaci
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In analogia con il metodo GRADE (Grading of Recommendations 

Assessment, Development and Evaluation) produrre

Raccomandazioni Evidence Based prendendo in esame le 

evidenze scientifiche disponibili e la qualità complessiva delle 

stesse, il rapporto rischio/beneficio, il rapporto beneficio/costo, 

il costo incrementale rispetto alle alternative disponibili, 

indicandone la forza e gli indicatori d’utilizzo atteso 

Nulla di nuovo! Ma 
cercare di imitare bene!

Obiettivo del gruppo

Ai componenti del gruppo vengono forniti, per ciascuno dei 
farmaci da valutare, dei quesiti clinici, predisposti dalla 
segreteria scientifica in collaborazione con l’oncologo/i di 
riferimento per la specifica patologia neoplastica d’impiego 
del farmaco. Vengono altresì forniti gli articoli disponibili in 
letteratura e le schede tecniche dei farmaci.

Metodologia di lavoro (1)

Prima della riunione 

Ad esempio:
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 Presentazione, da parte dell’oncologo di riferimento, 
del contesto clinico/epidemiologico per la specifica 
patologia (es. prevalenza nella popolazione, 
sottopopolazioni, aspettativa di vita, qualità della vita, 
farmaci già disponibili, ecc.)

 Presentazione da parte dei farmacisti della CRUF dei 
dati disponibili per il farmaco in esame

Metodologia di lavoro (2)

Durante la riunione 

Prendiamo ad esempio il regorafenib:

Scheda
Tecnica con 

i dati 
essenziali 

sul farmaco
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Principali risultati degli studi disponibili
(nell’esempio Overall Survival)

CORRECT
Regorafenib
n = 505

Placebo
n = 255

Median OS, months 6.4  5.0

HR (95% CI) 0.77 (0.64–0.94)

P value .0052
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CORRECT: riduzione del 
rischio di morte pari al 
23%

CONCUR: riduzione del 
rischio di morte pari al 
45%

CONCUR
Regorafenib
n = 136

Placebo
n = 68

Median OS, months 8.8 6.3

HR (95% CI) 0.550 (0.395‐0.765)

P value .0002 (1‐sidded)

Eventi avversi di grado ≥ 3
sono stati riportati nel 54%
dei pazienti trattati con
regorafenib e nel 14% dei
pazienti trattati con
placebo.

Si sono verificate 11 morti
(su 110 totali) per aventi
avversi non associati a
progressione della
patologia.

La Tollerabilità 
del farmaco
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Il costo della terapia

La dose raccomandata di regorafenib è di 160 mg (4 compresse da 40 mg) da assumersi una
volta al giorno per 3 settimane, seguite da 1 settimana senza terapia, per ciascun ciclo. Il
trattamento deve proseguire fino a che si osservi un beneficio o fino alla comparsa di tossicità
inaccettabile.
Il costo del trattamento, calcolato considerando come durata della terapia la media di
trattamento come da studio clinico, è di circa € 5.560.

Regime terapeutico Schedula Durata Costo terapia

Regorafenib
160 mg/die per 3 

settimane seguite da 1 
settimana senza terapia

2.8 mesi  € 5.560

*Costo incluso di IVA 10%

Farmaco valutato Comparator da studio 
clinico

Δ OS (mesi) Costo per anno di vita 
guadagnato (€/anno)

Regorafenib + BSC Placebo + BSC +1.4
(CORRECT)

38.000

Dopo le presentazioni dell’oncologo e del/i farmacisti e 
dopo le eventuali domande, richieste di chiarimento, 
osservazioni, ciascuno dei componenti del gruppo 
compila per proprio conto una scheda di valutazione 
(diversa per ciascuno dei quesiti clinici proposti) che 
considera i seguenti elementi:

Metodologia di lavoro (3)

Alternative disponibili
Qualità delle evidenze
Rapporto benefici/rischi
Sostenibilità per il SSN
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La scheda di valutazione

Risultato:

QUALITÀ EVIDENZE

ALTA
4

MODERATA
3

BASSA
2

MOLTO BASSA
≤ 1



02/11/2015

11



02/11/2015

12

Livello di Raccomandazione Significato

RACCOMANDATO (R)  “utilizzabile nella maggioranza dei pazienti”

MODERATAMENTE RACCOMANDATO (MR)  “Si nutrono dei dubbi sul fatto che il farmaco 
debba essere utilizzato nella maggioranza dei 
pazienti, ma si ritiene che il suo impiego debba 

essere tenuto in considerazione”

RACCOMANDATO IN CASI SELEZIONATI (RS)  “utilizzabile solo in casi selezionati di pazienti”

NON RACCOMANDATO (NR)  “si sconsiglia l’utilizzo del farmaco”

In base alla propria valutazione degli elementi contenuti 
nella scheda ciascuno dei componenti del gruppo, anche 
con l’ausilio di un algoritmo decisionale condiviso, 
esprime il livello di raccomandazione per il farmaco in 
relazione allo specifico quesito clinico

Metodologia di lavoro (4)

Raccomandazione Tasso di utilizzo atteso

RACCOMANDATO (R)  > 60%

MODERATAMENTE RACCOMANDATO (MR)  30% – 60%

RACCOMANDATO IN CASI SELEZIONATI (RS)  10% – 30%

NON RACCOMANDATO (NR)  < 10%

Metodologia di lavoro (5)

Una testa = un voto

Il livello di raccomandazione viene definito a maggioranza; in caso di 
pareggio o incertezza, la decisione viene assunta collegialmente.
Sulla base della raccomandazione formulata, il Gruppo di Lavoro prevede 
una percentuale di utilizzo atteso che viene esplicitata per singola 
raccomandazione.
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Approvazione da parte della Commissione Tecnica 
Regionale Farmaci

Decreto del Direttore Generale Area Sanità e Sociale

Le raccomandazioni uscite dal Gruppo Farmaci 
Innovativi vengono trasmesse alla CTRF

Divulgazione agli operatori sanitari

Metodologia di lavoro (6)

http://www.regione.veneto.it/web/sanita/ctrf
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Sintesi quesito/i e raccomandazione/i

Trasparenza
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Le basi della raccomandazione

Da dove si sono ricavati i dati
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Le stesse informazioni si ottengono 
collegandosi alla Rete Oncologica Veneta

https://salute.regione.veneto.it/web/rov/coordinamento-rete-oncologica-veneta

Ma le raccomandazioni vengono seguite?

Il lavoro è molto impegnativo, coinvolge molte 
persone e richiede notevole tempo.
E’ fondamentale per noi capire se tutto questo 
produce un risultato positivo in termini di 
aderenza alle raccomandazioni. Come fare? 
Questo è un problema di non facile soluzione in 
corso di discussione! 
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 Sicuramente influenzano le decisioni delle CTA!

 La ROV dovrebbe essere una garanzia per l’adesione!

 Quali indicatori utilizzare per la verifica dell’adesione?

 Dati di consumo? Ma i quesiti sono molto specifici, 

problema denominatore!

 Registri? Problema accesso registri AIFA e gli oncologi 

non vogliono compilare registri ulteriori ad hoc!

 Dati epidemiologici e di letteratura? SI se disponibili!

Ma le raccomandazioni vengono seguite?

Grazie per la Vostra attenzione!
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