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INNOVATIVITAINNOVATIVITA’’

CLINICACLINICA



REGISTRAZIONEREGISTRAZIONE
FARMACI INNOVATIVI BIOFARMACI INNOVATIVI BIO

PROCEDURA CENTRALIZZATA (EMEA)PROCEDURA CENTRALIZZATA (EMEA)

INTRODOTTA NEL 1993INTRODOTTA NEL 1993

REGOLAMENTATA DAL REGOLAMENTO CE REGOLAMENTATA DAL REGOLAMENTO CE 
726/04726/04

VALUTAZIONE SCIENTIFICA DEL DOSSIER VALUTAZIONE SCIENTIFICA DEL DOSSIER 



MISURARE LMISURARE L’’INNOVAZIONEINNOVAZIONE

1.1. TERAPEUTICATERAPEUTICA

2.2. COMUNECOMUNE

3.3. INDUSTRIALEINDUSTRIALE

NEC malattie senza NEC malattie senza 
trattamento;trattamento;
NEC nuova classe NEC nuova classe 
farmacologica; farmacologica; 
Farmaco giFarmaco giàà noto con nuova noto con nuova 
indicazioneindicazione

NEC in classe farmacologica giNEC in classe farmacologica giàà
nota per indicazioni simili;nota per indicazioni simili;
Farmaco giFarmaco giàà noto ma ottenuto noto ma ottenuto 
con tecnologie innovativecon tecnologie innovative

Farmaco giFarmaco giàà noto con differente noto con differente 
grado di innovazione della grado di innovazione della 
forma farmaceutica e/o forma farmaceutica e/o 
modalitmodalitàà somministrazionesomministrazione



FARMACI INNOVATIVIFARMACI INNOVATIVI
EMEAEMEA

L'innovativitL'innovativitàà legata al processo produttivo legata al processo produttivo èè cosa ben cosa ben 
diversa dall'innovativitdiversa dall'innovativitàà clinica e terapeuticaclinica e terapeutica

Le registrazioni centralizzate avvengono secondo il Le registrazioni centralizzate avvengono secondo il 
regolamento approvato del CPMP, sulla base della regolamento approvato del CPMP, sulla base della 
sicurezza e dell'efficacia (sicurezza e dell'efficacia (safe and effectivesafe and effective) e ) e 

NONNON
necessariamente a seguito di studi comparativi che necessariamente a seguito di studi comparativi che 
dimostrino un profilo di efficacia e/o tossicitdimostrino un profilo di efficacia e/o tossicitàà
superiore superiore rispetto a quello delle alternative rispetto a quello delle alternative 
terapeutiche disponibili.terapeutiche disponibili.
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COMPARATORI UTILIZZATI NEI PRINCIPALI COMPARATORI UTILIZZATI NEI PRINCIPALI 
TRIAL PRETRIAL PRE--REGISTRATIVIREGISTRATIVI

Russo P, Russo P, ““La valutazione farmacoeconomica nel processo regolatorio: criticLa valutazione farmacoeconomica nel processo regolatorio: criticititàà e linee di e linee di 
svilupposviluppo”” Economia e politica del farmaco Economia e politica del farmaco –– Anno 4, numero 10, luglio 2007 Anno 4, numero 10, luglio 2007 



Artrite reumatoide:Artrite reumatoide:
COMPARATORI UTILIZZATI NEI PRINCIPALI COMPARATORI UTILIZZATI NEI PRINCIPALI 

TRIAL PRETRIAL PRE--REGISTRATIVIREGISTRATIVI

Infliximab (REMICADE)Infliximab (REMICADE) PLACEBO/MTXPLACEBO/MTX

Etanercept (ENBREL)Etanercept (ENBREL) PLACEBO/MTXPLACEBO/MTX

Anakinra (KINERET)Anakinra (KINERET) PLACEBO/MTXPLACEBO/MTX

Adalimumab (HUMIRA)Adalimumab (HUMIRA) PLACEBO/MTXPLACEBO/MTX

Rituximab (MABTHERA)Rituximab (MABTHERA) PLACEBO/MTXPLACEBO/MTX

Abatacept (ORENCIA)Abatacept (ORENCIA) PLACEBO/MTXPLACEBO/MTX
(pz resistenti TNF)(pz resistenti TNF)



FARMACI INNOVATIVIFARMACI INNOVATIVI
EMEAEMEA

LA REGISTRAZIONE EMEA LA REGISTRAZIONE EMEA NON NON GARANTISCE DI GARANTISCE DI 

PER SEPER SE’’ UN MARCHIO E UN CARATTERE DI UN MARCHIO E UN CARATTERE DI 

INNOVATIVITAINNOVATIVITA’’ CLINICOCLINICO--TERAPEUTICATERAPEUTICA



Agenzia Italiana FarmacoAgenzia Italiana Farmaco

Nessuna discrezionalitNessuna discrezionalitàà su valutazione su valutazione 
scientifica EMEAscientifica EMEA

AICAIC
CLASSE RIMBORSABILITACLASSE RIMBORSABILITA’’
PREZZO AMMINISTRATOPREZZO AMMINISTRATO



VALUTAZIONE VALUTAZIONE 
EFFICACIA/SICUREZZAEFFICACIA/SICUREZZA

EX ANTEEX ANTE

TRIAL CLINICITRIAL CLINICI
EFFICACYEFFICACY

EX POSTEX POST

PRATICA CLINICAPRATICA CLINICA
EFFECTIVENESSEFFECTIVENESS

REGISTRAZIONE DEL FARMACOREGISTRAZIONE DEL FARMACO



REGIONE LOMBARDIAREGIONE LOMBARDIA

16.11.2004 DG Sanità
“Ruolo del Servizio Farmaceutico ospedaliero nella verifica 

di appropriatezza d’uso del File F”

COMPITI DEL FARMACISTA

1. Aderenza a indicazioni ministeriali e regionali sull’uso 
dei farmaci a carico del SSN

2. Interpretazione e valutazione dei dati prodotti

3. Fornire alla DS gli elementi utili al governo del file F, 
in relazione anche al budget assegnato.



REGIONE LOMBARDIAREGIONE LOMBARDIA

SERVIZIO FARMACEUTICO SERVIZIO FARMACEUTICO 
OSPEDALIEROOSPEDALIERO

GARANTEGARANTE
APPROPRIATEZZAAPPROPRIATEZZA



APPROPRIATEZZAAPPROPRIATEZZA

““Distanza che intercorre tra un Distanza che intercorre tra un 
comportamento osservato ed un comportamento osservato ed un 
comportamento atteso in base a comportamento atteso in base a 

conoscenze scientifiche e/o ad aspetti conoscenze scientifiche e/o ad aspetti 
normativinormativi””

A Federici, Care 1: 1999A Federici, Care 1: 1999



APPROPRIATEZZAAPPROPRIATEZZA
LE EVIDENZELE EVIDENZE

CONOSCENZECONOSCENZE
SCIENTIFICHESCIENTIFICHE

ASPETTIASPETTI
NORMATIVINORMATIVI











FARMACISTAFARMACISTA

FarmacoepidemiologiaFarmacoepidemiologia
FarmacoutilizzazioneFarmacoutilizzazione

Utilizzo farmaci vs Linee GuidaUtilizzo farmaci vs Linee Guida



PAZIENTI TRATTATI CON FARMACI BIOLOGICIPAZIENTI TRATTATI CON FARMACI BIOLOGICI
IN AMBITO REUMATOLOGICO IN AMBITO REUMATOLOGICO –– H SACCOH SACCO
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APPROPRIATEZZAAPPROPRIATEZZA
FARMACO 2FARMACO 2°° LINEALINEA

RITUXIMABRITUXIMAB 100%100%

ABATACEPT ABATACEPT 100%100%



SWITCHSWITCH

GENNAIO 2005 GENNAIO 2005 –– SETTEMBRE 2008SETTEMBRE 2008

PazientiPazienti 680680

Nr pazienti c/switchNr pazienti c/switch 7777 11,3%11,3%

Nr paz. c/switch Nr paz. c/switch 2 (2008)2 (2008) 25 (200525 (2005--7)7)



SWITCH PIUSWITCH PIU’’ FREQUENTIFREQUENTI

Tipologia switchTipologia switch 2424
Switch Switch ““semplicisemplici”” 14/2414/24 67/68067/680

Switch Switch ““doppidoppi”” 5/245/24 5/6805/680
Switch Switch ““triplitripli”” 5/245/24 5/6805/680



FARMACI BIOLOGICIFARMACI BIOLOGICI
NECESSITANECESSITA’’ DIDI

STUDI SUL LUNGO PERIODOSTUDI SUL LUNGO PERIODO

STUDI STUDI COMPARATIVICOMPARATIVI EFFICACIA E EFFICACIA E 
SICUREZZASICUREZZA

VALUTAZIONI ECONOMICHEVALUTAZIONI ECONOMICHE



LL’’OBIETTIVO EOBIETTIVO E’’ DUPLICEDUPLICE

CONSENTIRECONSENTIRE

1.1. LL’’ACCESSO DEI PAZIENTI ALLE TERAPIE ACCESSO DEI PAZIENTI ALLE TERAPIE 
NECESSARIE ED EFFETTIVAMENTE INNOVATIVENECESSARIE ED EFFETTIVAMENTE INNOVATIVE

2.2. LL’’UTILIZZO APPROPRIATO DELLE RISORSE UTILIZZO APPROPRIATO DELLE RISORSE 
DISPONIBILIDISPONIBILI



PREVISIONI DI VARIAZIONE PREVISIONI DI VARIAZIONE 
PRODOTTO INTERNO LORDO  vs SPESA SANITARIAPRODOTTO INTERNO LORDO  vs SPESA SANITARIA
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IPOTESI FUTUREIPOTESI FUTURE

MAGGIORE  RESTRITTIVITAMAGGIORE  RESTRITTIVITA’’ REGISTRATIVAREGISTRATIVA
EMEAEMEA

LIMITAZIONI LIMITAZIONI AIFAAIFA /REGIONI/REGIONI

PTOReg FARMACI INNOVATIVI ?PTOReg FARMACI INNOVATIVI ?
ISTITUZIONE DI REGISTRI ?ISTITUZIONE DI REGISTRI ?
SCHEDE DI MONITORAGGIO ?SCHEDE DI MONITORAGGIO ?
GRUPPI INTERDISCIPLINARI PER LA VALUTAZIONE DEGLI GRUPPI INTERDISCIPLINARI PER LA VALUTAZIONE DEGLI 
ESITI ?ESITI ?



REGIONE LOMBARDIAREGIONE LOMBARDIA
Health Technology AssessmentHealth Technology Assessment

Determinazione della Giunta Regionale 7856/2008Determinazione della Giunta Regionale 7856/2008
““Determinazione in merito alla valutazione dellDeterminazione in merito alla valutazione dell’’appropriatezza dappropriatezza d’’uso dei uso dei 

farmaci, dispositivi biofarmaci, dispositivi bio--medici e tecnologie diagnostico terapeutiche medici e tecnologie diagnostico terapeutiche 
al fine del loro impiego nellal fine del loro impiego nell’’ambito del servizio sanitario regionaleambito del servizio sanitario regionale””

Obiettivo generaleObiettivo generale
Facilitare la diffusione nella pratica clinica delle tecnologie Facilitare la diffusione nella pratica clinica delle tecnologie pipiùù sicure, efficaci ed sicure, efficaci ed 

efficienti in sostituzione/alternativa di tecnologie meno efficaefficienti in sostituzione/alternativa di tecnologie meno efficaci, sicure ed ci, sicure ed 
efficienti, secondo modalitefficienti, secondo modalitàà condivise, trasparenti, monitorabili e verificabili, condivise, trasparenti, monitorabili e verificabili, 
che attribuiscano chiare responsabilitche attribuiscano chiare responsabilitàà ai soggetti coinvoltiai soggetti coinvolti…………………………. . 
…………………………..all..all’’interno di un processo decisionale orientato alla sostenibilitinterno di un processo decisionale orientato alla sostenibilitàà
economica ed alleconomica ed all’’appropriatezza specifica.appropriatezza specifica.



ISTITUZIONI ISTITUZIONI 
NAZIONALI e/o REGIONALINAZIONALI e/o REGIONALI

GARANZIAGARANZIA

EFFICACIAEFFICACIA

EQUITAEQUITA’’



RUOLO DEL RUOLO DEL 
PROFESSIONISTA SANITARIOPROFESSIONISTA SANITARIO

NON NON 
risolvere il problema dellrisolvere il problema dell’’esiguitesiguitàà delle delle 

risorse disponibilirisorse disponibili

MAMA
assicurare lassicurare l’’appropiatezza delle appropiatezza delle 

prestazioni erogateprestazioni erogate


