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Malattie rare, in arrivo terapie sempre pill specifiche

Farmacologi puntano sulla sostenibilita

(ANSA)- ROMA, 15 APR - |l settore delle malattie rare
rappresenta una reale sfida per il Sistema Sanitario Nazionale
italiano. Si tratta di un gruppo eterogeneo che raccoglie circa
Tmila patologie diverse, alcune ancora senza nome, e sono
interessate, a livello globale nel mondo, circa 300 milioni di
persone. In arrivo per queste malattie ci sono terapie sempre
piu specifiche. Un punto di partenza per la ricerca del futuro
sono ad esempio le terapie avanzate (geniche, cellulari,
rigenerazione tissutale) note come AtmO (Prodotti Medicinali di
Terapia Avanzata), che forniscono ulteriori approcci che non
sostituiscono totalmente le cure tradizionali, ma possono
affiancare le classiche terapie di tipo farmacologico. Se n'é
parlato a Roma al convegno "L'accesso al mercato dei farmaci per
le malattie rare: nuove sfide € priorita per il Sistema

Sanitario Nazionale", da dove i farmacologi mostrano di puntare
sulla sostenibilita.

In ttalia, la quota di spesa dell'Ssn per farmaci orfani

sulla spesa complessiva per farmaci & salita dal 3,5% nel 2002
al 7,2% nel 2007.

"I farmari ner natnlnnie rare ner la anali nan acictana
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Ansa 15-04-2019 19:49 [ Cronaca ] Malattie rare, in arrivo
terapie sempre piu specifiche Farmacologi puntano sulla
sostenibilita (ANSA)- ROMA, 15 APR - |l settore delle
malattie rarerappresenta una reale sfida per il Sistema
Sanitario Nazionaleitaliano. Si tratta di un gruppo
eterogeneo che raccoglie circa7mila patologie diverse,
alcune ancora senza nome, e sonointeressate, a livello
globale nel mondo, circa 300 milioni dipersone. In arrivo per
gueste malattie ci sono terapie semprepiu specifiche. Un
punto di partenza per la ricerca del futurosono ad esempio
le terapie avanzate (geniche, cellulari,rigenerazione
tissutale) note come AtmO (Prodotti Medicinali diTerapia
Avanzata), che forniscono ulteriori approcci che
nonsostituiscono totalmente le cure tradizionali, ma
possonoaffiancare le classiche terapie di tipo farmacologico.
Se n'eparlato a Roma al convegno "L'accesso al mercato dei
farmaci perle malattie rare: nuove sfide e priorita per il
SistemaSanitario Nazionale", da dove i farmacologi
mostrano di puntaresulla sostenibilita.
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In Italia, la quota di spesa dell'Ssn per farmaci orfanisulla spesa
complessiva per farmaci e salita dal 3,5% nel 2002al 7,2% nel
2007. "l farmaci per patologie rare per le quali non
esistonoalternative terapeutiche rappresentano naturalmente
una prioritaper il Servizio Sanitario Nazionale - evidenzia il
professorClaudioJommi, Professore della Sda Bocconi -
importante cheanche in guesto ambito vi sia una corretta
valutazione delvalore dei farmaci, che tenga conto
dell'equilibrio tra valore ecosto e della gestione appropriata
delle condizioni di accesso,dalla diagnosi per l'identificazione
dei pazienti eleggibili altrattamento alla gestione del fondo
farmaci innovativi che hariguardato anche tali farmaci". "Trai
provvedimenti necessari per il futuro - sottolineainvece la
professoressa Anna Maria De Luca, componente delconsiglio
direttivo della Societa Italiana di Farmacologia -riteniamo
prioritario che vengano destinati incentivi e risorsealla ricerca e
una maggiore sensibilizzazione di tutti glistakeholders per

garantire I'accesso dei pazienti rari a terapieefficaci e sicure".
(ANSA).
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(ANSA)- ROMA, 15 APR - 11 settore delle malattie rare rappresenta una

reale sfida per il Sistemna Sanitario Nazionale italiano. Si ratta di un gruppo
eterogeneo che raccoglie circa 7mila patologie diverse, alcune ancora senza
nome, e sono interessate, a livello globale nel mondo, circa 300 milioni di
persone. In arrivo per queste malattie ci sono terapie sempre pin
specifiche. Un punto di partenza per la ricerca del futuro sono ad esempio
le terapie avanzate (geniche. cellulari, rigenerazione tissutale) note come
AmmO (Prodotti Medicinali di Terapia Avanzata), che forniscono ulteriori
approcci che non sostituiscono totalmente le cure tradizionali. ma possono
affiancare le classiche terapie di tipo farmacologico. Se n'é parlato a Roma
al convegno "L'accesso al mercato del farmaci per 1e malattie rare: nuove
sfide e priorita per il Sistema Sanitario Nazionale”, da dove i farmacologi
mostrano di puntare sulla sostenibilita. In Italia, 1a quota di spesa dell'Ssn
per farmaci orfani sulla spesa complessiva per farmaci @ salita dal 3.5% nel
2002 al 7,2% nel 2007, "I farmaci per patologie rare per le quali non
esistono alternative terapeutiche rappresentanco naturalmente una priorita
per il Servizio Sanitario Nazionale - evidenzia il professor Claudio Jomrmi,
Professore della Sda Bocconi - & importante che anche in questo ambito vi
sia una corretta valutazione del valore dei farmaci, che tenga conto
dell'equilibrio tra valore e costo e della gestione appropriata delle
condizioni di accesso, dalla diagnosi per l'identificazione dei pazient
elegoibili al rattamento alla gestione del fondo farmaci innovativi che ha
riguardato anche tali farmaci”. "Tra 1 provvedimenti necessari per il futuro
- sottolinea invece la professoressa Anna Maria De Luca, componente del
consiglio direttivo della Societa Italiana di Farmacologia - riteniamo
prioritario che vengano destinati incentivi e risorse alla ricerca e una
maggiore sensibilizzazione di outt gli stakeholders per garantre 1'accesso
dei pazient rari a terapie efficaci e sicure”. (ANSA).
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AGI 15-04-2019 13:15 [ Cronaca]

Salute: Iss, esperti a confronto su terapie e screening malattie rare =

(AGI) - Roma, 15 apr. - Nuove terapie sempre piu' specifiche, ma anche un potenziamento della ricerca e degli screening neonatali per le malattie rare. Con un occhio sulla sostenibilita’ e sul rapporto
costo-valore. Questi sono alcuni dei temi affrontati stamattina presso I'Aula Pocchiari dell'lstituto Superiore di Sanita' a Roma, in occasione del convegno "L'accesso al mercato dei farmaci per le malattie
rare: nuove sfide e priorita’ per il Sistema Sanitario Nazionale - lll EDIZIONE". Le malattie rare sono un gruppo eterogeneo che raccoglie circa 7mila patologie diverse, alcune ancora senza nome; sono
interessate, a livello globale, circa 300 milioni di persone, una cifra pari all'8-10 per cento della popolazione mondiale. Secondo I'ultima rapporto di Evaluate Pharma la crescita della spesa mondiale per
farmaci orfani (quindi non tutti e non solo i farmaci per malattie rare) sara' pari all't 1 per cento annuo, superiore a quella complessiva per farmaci. In Italia, la quota di spesa del Servizio Sanitario Nazionale
per farmaci orfani sulla spesa complessiva per farmaci e' salita dal 3.5 per cento nel 2002 al 7,2 per cento nel 2007. | farmaci orfani si rivolgono a malattie rare con assenza di alternative terapeutiche e per
un target di popolazione limitato: il loro costo per paziente in trattamento &' mediamente maggiore degli altri farmaci, ma l'impatto complessivo sulla spesa inferiore per effetto del minor numero di pazienti in
trattamento. "l farmaci per patologie rare per le quali non esistono alternative terapeutiche rappresentano naturalmente una priorita’ per il Servizio Sanitario Nazionale", dichiara Claudio Jommi, professore

della SDA Bocconi. (AGI)Red/Pgi (Segue)
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AGI 15-04-2019 13:15 [ Cronaca ] Salute: Iss, esperti a
confronto su terapie e screening malattie rare = (AGI) -
Roma, 15 apr. - Nuove terapie sempre piu' specifiche, ma
anche un potenziamento della ricerca e degli screening
neonatali per le malattie rare. Con un occhio sulla
sostenibilita' e sul rapporto costo-valore. Questi sono
alcuni dei temi affrontati stamattina presso I'Aula
Pocchiari dell'lstituto Superiore di Sanita' a Roma, in
occasione del convegno "L'accesso al mercato dei
farmaci per le malattie rare: nuove sfide e priorita' per il
Sistema Sanitario Nazionale - Il EDIZIONE". Le malattie
rare sono un gruppo eterogeneo che raccoglie circa
7mila patologie diverse, alcune ancora senza nome; sono
interessate, a livello globale, circa 300 milioni di persone,
una cifra pari all'8-10 per cento della popolazione
mondiale.
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Secondo |'ultimo rapporto di EvaluatePharma la crescita della
spesa mondiale per farmaci orfani (quindi non tutti e non solo
i farmaci per malattie rare) sara' pari all'11 per cento annuo,
superiore a quella complessiva per farmaci. In Italia, la quota
di spesa del Servizio Sanitario Nazionale per farmaci orfani
sulla spesa complessiva per farmaci e' salita dal 3,5 per cento
nel 2002 al 7,2 per cento nel 2007. | farmaci orfani si rivolgono
a malattie rare con assenza di alternative terapeutiche e per
un target di popolazione limitato: il loro costo per paziente in
trattamento e' mediamente maggiore degli altri farmaci, ma
I'impatto complessivo sulla spesa inferiore per effetto del
minor numero di pazienti in trattamento. "l farmaci per
patologie rare per le quali non esistono alternative
terapeutiche rappresentano naturalmente una priorita' per il
Servizio Sanitario Nazionale", dichiara Claudio Jommi,
professore della SDA Bocconi. (AGI)Red/Pgi (Segue)
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AGI 15-04-2019 13:15 [ Cronaca ] Salute: Iss, esperti a
confronto su terapie e screening malattie rare = (AGI) -
Roma, 15 apr. - Nuove terapie sempre piu' specifiche, ma
anche un potenziamento della ricerca e degli screening
neonatali per le malattie rare. Con un occhio sulla
sostenibilita' e sul rapporto costo-valore. Questi sono alcuni
dei temi affrontati stamattina presso I'Aula Pocchiari
dell'lstituto Superiore di Sanita' a Roma, in occasione del
convegno "L'accesso al mercato dei farmaci per le malattie
rare: nuove sfide e priorita' per il Sistema Sanitario
Nazionale - Ill EDIZIONE". Le malattie rare sono un gruppo
eterogeneo che raccoglie circa 7mila patologie diverse,
alcune ancora senza nome; sono interessate, a livello
globale, circa 300 milioni di persone, una cifra pari all'8-10
per cento della popolazione mondiale.
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Secondo l'ultimo rapporto di EvaluatePharma la crescita
della spesa mondiale per farmaci orfani (quindi non tutti e
non solo i farmaci per malattie rare) sara' pari all'11 per
cento annuo, superiore a quella complessiva per farmaci. In
Italia, la quota di spesa del Servizio Sanitario Nazionale per
farmaci orfani sulla spesa complessiva per farmaci e' salita
dal 3,5 per cento nel 2002 al 7,2 per cento nel 2007. |
farmaci orfani si rivolgono a malattie rare con assenza di
alternative terapeutiche e per un target di popolazione
limitato: il loro costo per paziente in trattamento e’
mediamente maggiore degli altri farmaci, ma l'impatto
complessivo sulla spesa inferiore per effetto del minor
numero di pazienti in trattamento. "l farmaci per patologie
rare per le quali non esistono alternative terapeutiche
rappresentano naturalmente una priorita' per il Servizio
Sanitario Nazionale", dichiara Claudio Jommi, professore
della SDA Bocconi. (AGI) Red/Pgi (Segue) 151314 APR 19
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AGI 15-04-2019 13:15 [ Cronaca ]

Salute: Iss, esperti a confronto su terapie e screening malattie rare (2)=

(AGI) - Roma, 15 apr. - "E' importante che anche in questo ambito vi sia una corretta valutazione del valore dei farmaci - continua - che tenga conto dell'equilibrio tra valore e costo e della gestione
appropriata delle condizioni di accesso, dalla diagnosi per l'identificazione dei pazienti eleggibili al trattamento alla gestione del fondo farmaci innovativi che ha riguardato anche tali farmaci. Tutti i paesi
comunque sono alle prese con la ricerca di soluzioni per conciliare accesso e risorse”. |l problema delle malattie rare ha una rilevanza tanto sociale quanto clinica ed e' stato affrontato da tutte le agenzie
regolatorie per stimolare la ricerca per nuove possibilita’ terapeutiche. "Questo convegno &' volto a sottolineare la necessita' di potenziare la ricerca clinica e preclinica e limportanza di effettuare degli
screening neonatali per identificare eventuali patologie e fare diagnosi gia' nei primi giorni di vita", sottolinea Pier Luigi Canonico, direttore del Dipartimento di Scienze del Farmaco, Universita' del Piemonte
Orientale A Avogadro di Novara. "Tra gli impegni che le istituzioni devono garantire c'e’ anche l'individuazione di centri di eccellenza per malattie specifiche - prosegue - e |a collaborazione tra i decisori
politici e le associazioni pazienti. In tal senso e' fondamentale il coordinamento centrale dell'stituto Superiore di Sanita' nell'individuazione dell'epidemiologia e dell'incidenza di queste patologie”. Un punto di
partenza per la ricerca del futuro sono le terapie avanzate (geniche, cellulari, rigenerazione tissutale) note come ATMP (Prodotti Medicinali di Terapia Avanzata). "Le ATMP forniscono ulteriori approcci
terapeutici che non sostituiscono totalmente le cure tradizionali, ma possono affiancare le classiche terapie di tipo farmacologico”, aggiunge Canenice. "Poiche’ molte malattie rare sono su base genetica,
I'approccio di una terapia genetica potra’ risultare particolarmente vantaggioso in determinate patologie. In breve, abbiamo a disposizione una nuova arma per specifiche patologie”, conclude. (AGI)Red/Pgi
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AGI 15-04-2019 13:15 [ Cronaca ] Salute: Iss, esperti a
confronto su terapie e screening malattie rare (2)= (AGI) - Roma,
15 apr. - "E' importante che anche in questo ambito vi sia una
corretta valutazione del valore dei farmaci - continua - che
tenga conto dell'equilibrio tra valore e costo e della gestione
appropriata delle condizioni di accesso, dalla diagnosi per
I'identificazione dei pazienti eleggibili al trattamento alla
gestione del fondo farmaci innovativi che ha riguardato anche
tali farmaci. Tutti i paesi comunque sono alle prese con la
ricerca di soluzioni per conciliare accesso e risorse". Il problema
delle malattie rare ha una rilevanza tanto sociale quanto clinica
ed e' stato affrontato da tutte le agenzie regolatorie per
stimolare la ricerca per nuove possibilita' terapeutiche. "Questo
convegno e' volto a sottolineare |la necessita' di potenziare la
ricerca clinica e preclinica e I'importanza di effettuare degli
screening neonatali per identificare eventuali patologie e fare
diagnosi gia' nei primi giorni di vita", sottolinea Pier Luigi
Canonico, direttore del Dipartimento di Scienze del Farmaco,
Universita' del Piemonte Orientale A. Avogadro di Novara.
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"Tra gli impegni che le istituzioni devono garantire c'e' anche
I'individuazione di centri di eccellenza per malattie specifiche -
prosegue - e la collaborazione tra i decisori politici e le
associazioni pazienti. In tal senso e' fondamentale il
coordinamento centrale dell'lstituto Superiore di Sanita’
nell'individuazione dell'epidemiologia e dell'incidenza di
gueste patologie"”. Un punto di partenza per la ricerca del
futuro sono le terapie avanzate (geniche, cellulari,
rigenerazione tissutale) note come ATMP (Prodotti Medicinali
di Terapia Avanzata). "Le ATMP forniscono ulteriori approcci
terapeutici che non sostituiscono totalmente le cure
tradizionali, ma possono affiancare le classiche terapie di tipo
farmacologico", aggiunge Canonico. "Poiche' molte malattie
rare sono su base genetica, I'approccio di una terapia genetica
potra' risultare particolarmente vantaggioso in determinate
patologie. In breve, abbiamo a disposizione una nuova arma
per specifiche patologie", conclude. (AGI)Red/Pgi
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Malattie rare: in arrivo nuove terapie
sempre piu specifiche

& Redazions ™ 15/04/2019 W% Sanitd

All'ISS i farmacologi puntano sulla sostenibilita e sul rapporto costo-
valore

ROMA - 51 & aperto stamattina presso l'Aula Pocchian dell’'Istituto Superiore di
Sanitd 2 Roma il comvegno “Laccesso al mercato dei farmaci per le malattie

rare: nuove sfide e priorita per il Sistema Sanitario Nazionale - 111 EDIZIONE".

Il settore delle malattie rare rappresenta una reale sfida per il Sistema Sanitario
Mazionale italiano. Le malattie rare sono un gruppo eterogeneo che raccoglie
circa 7mila patologie diverse, alcune ancora senza nome; sono interessate, a
livello globale, circa 300 milioni di persone, una cifra pari all'8-10% della
popalazione mondiale. Affrontare questo spinoso tema significa dungue

trattare un argomento di grande interesse e attualita.

LA SPESA PER | FARMACI A DESIGNAZIOMNE ORFANA

Seconda ultimo rapparta di Evaluate Pharma la crescita della spesa mondiale
per farmaci orfani (quindi non tutti e non solo | farmaci per malattie rare) sara
pari all'11% annuo, superiore a quella complessiva per farmaci. In 1talia, |3 quota
di spesa del Servizio Sanitario Mazionale per farmaci orfani sulla spesa
complessiva per farmaci & salita dal 3,5% nel 2002 al 7,2% nel 2007 | farmaci
arfani si rivalgono a malattie rare con assenza di alternative terapeutiche e per
un target di popolazione limitato: il loro costo per paziente in trattamento 2
mediamente maggiore degli altri farmaci, ma limpatto complessivo sulla spesa
inferiore per effetto del minor numera di pazienti in trattamento. Una recente
revisione degli studi di costo-efficacia sui farmaci a designazione orfana
evidenziano un costo medio per anna di vita corretto per la qualita (Qaly) di
circa 40k per QALY concirca il 30% dei casi al di sotto dei valori saglia stabiliti

dal Mational Institute for Health and Care Excellence inglese.
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“| farmaci per patologie rare per le quali non esistono alternative terapeutiche
rappresentano naturalmente una priorita per il Servizio Sanitario Mazionale”
dichiarail Prof. Claudio Jommi, Professore della SDA Bocconi. °E importante
che anche in guesto ambito vi sia una corretta valutazione del valore dei
farmaci, che tenga conto dell’'equilibrio tra valore e costo e della gestione
appropriata delle condizioni di accesso, dalla diagnosi per l'identificazione dei
pazienti elegzgibili al trattamento alla gestione del fondo farmaci innovativi che
ha riguardato anche tali farmaci. Tutti | paesi comungue sono alle prese con la

ricerca di soluzioni per conciliare acceszo e risorse”.

LA POSIZIONE DELLA SOCIETA' DI FARMACOLOGIA

“Gli ultimi anni hanno visto Fapprovazione o Finizio di studi clinici di terapie
innowvative per severe patologie rare di origine genetica, basate su strategie
maolecolar, cellular e geniche” ha sottolineato |a Professoressa Anna Maria De
Luca, Professore Ordinario di Farmacologia pressa il Dipartimento di Farmacia
- 5cienze Del Farmaco all' Universita di Bari e Componente del Consiglio
Direttivo della Societa Italiana di Farmacologia. “Var gruppi di farmacolog
italiani si cccupano di ricerca scientifica su terapie innovative e farmaci orfani
per malattie rare di origine genetica. La Societa Italiana di Farmacologia &
particolarmente sensibile alla promozione di questi argomenti, dalla ricerca di
base e pre-clinica agli studi clinici. Tra | provvedimenti necessari per il futurao,
riteniamo prioritario che vengano destinati incentivi e risorse alla ricerca e una
maggiore sensibilizzazione di tutti gli stakeholders per garantire 'accesso dei

pazienti rari a terapie efficaci e sicure”.
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LAPPELLO ALLE ISTITUZIONI

Il problema delle malattie rare ha una rilevanza tanto sociale quanto clinicaed &
stato affrontato da tutte le agenzie regolatorie per stimolare la ricerca per
nuove possibilita terapeutiche. “Questo convegno & volto a sottolineare la
necessita di potenziare la ricerca clinica e preclinica = limportanza di
effettuare degli screening neonatali per identificare eventuali patologie e fare
diagnosi gia nei primi giorni di vita® sottolinea il Prof Pier Luigi Canonico,
Direttore del Dipartimento di Scienze del Farmaco, Universita del Piemonte
Crientale "A. fvopadro” di Movara, “Tra gli impegni che le istituzioni devono
garantire '@ anche Findividuazione di centri di eccellenza per malattie
specifiche e la collaborazione tra i decisori politici e le associazioni pazienti. In
tal senso @ fondamentale il coordinamento centrale dell’lstituto Superiare di
Sanita nell'individuazione dell’'epidemiologia e dell'incidenza di queste

patologie®

LE ATMP: TERAPIE DI UN FUTURO CHE E GIA PRESENTE

Un punto di partenza per la ricerca del futuro sono le terapie avanzate
[zeniche, cellulari, rigenerazione tissutale) note come ATMP (Prodotti
Medicinali di Terapia Avanzata). “Le ATMP forniscono ulteriori approcci
terapeutici che non sostituiscono totalmente le cure tradizionali, ma possono
affiancare le classiche terapie di tipo farmacologico” aggiunge il Prof Canonico.
“Poiché molte malattie rare sono su base genetica, 'approccio di una terapia
genetica potra risultare particolarmente vantagzioso in determinate patologie.

In breve, abbiamo a disposizions una nuova arma per specifiche patologie®
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Malattie rare: in arrivo nuove terapie sempre piu specifiche

5i & aperto stamattina presso FAula Pocchiari dell’lstituto Superiore di Sanita a Roma il convegno “Laccesso al mercato dei farmaci
per le malattie rare: nuove sfide e prioritd per il Sistema Sanitario Mazionale.
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Malattie rare, in arrivo terapie
sempre piu specifiche

152prile 2019 A- A+ P < E

(ANSA)- ROMA, 15 APR - 1 settore delle malattie rare rappresenta una

reale sfida per il Sisterna Sanitario Nazionale italiano. Si tratta di un gruppo
eterogeneo che raccoglie circa 7mila patologie diverse, alcune ancora senza
nome, e sono interessate, a livello globale nel mondo, circa 300 milioni di
persone. In arrivo per queste malattie ci sono terapie sempre pin
specifiche. Un punto di partenza per la ricerca del futuro sono ad esempio
le terapie avanzate (geniche. cellulari. rigenerazione tissutale) note come
AmmO (Prodotti Medicinali di Terapia Avanzata), che forniscono ulteriori
approcci che non sostmiscono totalmente le cure tradizionali. ma possono
affiancare le classiche terapie di tipo farmacclogico. Se n'e parlato a Roma
al convegno "L'accesso al mercato del farmaci per le malattie rare: nuove
sfide e priorita per il Sistema Sanitario Nazionale”, da dove 1 farmacologi
mostrano di puntare sulla sostenibilita. In Italia. la quota di spesa dell'Ssn
per farmaci orfani sulla spesa complessiva per farmaci @ salita dal 3.5% nel
2002 al 7,2% nel 2007, "I farmaci per patologie rare per le quali non
esistono alternative terapeutiche rappreseniano naturalmente una priorita
per il Servizio Sanitario Nazionale - evidenzia il professor Claudio Jormmi,
Professore della Sda Bocconi - & importante che anche in questo ambito vi
sia una corretta valutazione del valore dei farmaci, che tenga conto
dell'equilibrio tra valore e costo e della gestione appropriata delle
condizioni di accesso. dalla diagnosi per l'identificazione dei pazient
eleggibili al wattamento alla gestone del fondo farmaci innovativi che ha
riguardato anche tali farmaci”. "Tra 1 provvedimenti necessari per il futuro
- sottolinea invece 1a professoressa Anna Maria De Luca, componente del
consiglio direttivo della Societa Italiana di Farmacologia - riteniamo
prioritario che vengano destinati incentivi e risorse alla ricerca e una
maggiore sensibilizzazione di ot gli stakeholders per garantire 1'accesso
dei pazient rari a terapie efficaci e sicure”. (ANSA).
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Malattie rare, in arrivo terapie
sempre piu specifiche

15eprile 2015 A- A+ P < E

(ANSA)- ROMA, 15 APE - 1l settore delle malattie rare rappresenta una

reale sfida per 1l Sistema Sanitario Nazionale italiang. 51 ratta di un gruppo
eterogeneo che raccoglie circa 7mila patologie diverse, alcune ancora senza
nome, e sono interessate, a livello globale nel mondo, circa 300 milioni di
persone. In arrivo per queste malattie ci sono terapie sempre piu
specifiche. Un punto di partenza per la ricerca del futuro sono ad esempio
le terapie avanzate (geniche, cellulari, rigenerazione tissutale) note come
AmnO (Prodotd Medicinali di Terapia Avanzata), che forniscono ulteriori
approcci che non sostimuiscono totalmente le cure tradizionali. ma possono
affiancare le classiche terapie di tipo farmacologico. Se n'eé parlato a Roma
al convegno "L'accesso al mercato dei farmaci per le malattie rare: nuove
sfide e priorita per il Sistema Sanitario Nazionale”, da dove i farmacologi
mostrano di puntare sulla sostenibilita. In Italia, la quota di spesa dell'Ssn
per farmaci orfani sulla spesa complessiva per farmaci e salita dal 3,5% nel
2002 al 7.2% nel 2007. "I farmaci per patologie rare per le quali non
esistono alternative terapeutiche rappresentano naturalmente una priorita
per il Servizio Sanitario Nazionale - evidenzia il professor Claudio Jornmi,
Professore della 5da Bocconi - & importante che anche in questo ambito vi
sia una corretta valutazione del valore dei farmaci. che tenga conto
dell'equilibrio tra valore e costo e della gestone appropriata delle
condizioni di accesso, dalla diagnosi per I'identificazione dei paziend
elegoibili al rattarnento alla gestione del fondo farmaci innovativi che ha
riguardato anche tali farmaci®. "Tra i provvedimenti necessari per il futuro
- sottolinea invece la professoressa Anna Maria De Luca, componente del
consiglio direttivo della Societa Italiana di Farmacologia - riteniamo
prioritario che vengano destinati incentivi e risorse alla ricerca e una
maggiore sensibilizzazione di tutt gli stakeholders per garantire l'accesso
dei pazienti rari a terapie efficaci e sicure”. (ANSA).

MA Provider Srl. ISO 9001:2015 certification for consultancy in health
care. Unauthorized reproduction is prohibited for all content



N

MAProvider

MARKET ACCESS PROVIDER

Data: 20/4/2019

" (Quotidiano.it
bero

TERAPIA AVANZATA - ATMP

Convegno all'lss sulle malattie rare:
in arrivo cure sempre piu specifiche

Secondo gli esperti “& ormai chiara la necessita di potenziare |a ricerca clinica € preclinica
e I'importanza di effettuare screening necnatali per identificare eventuali patologie e fare
diagnosi gia nei primi giorni di vita"

Importante meeting all'lstituto Superiore di Sanita a Roma per la 3° edizione
dell'evento dal titolo 'L'accesso al mercato dei farmacdci per le malattie rare: nuove
sfide e priorita per il Servizio sanitario nazionale'. |l settore delle malattie rare
rappresenta una reale sfida per il Servizio sanitario nazicnale (Ssn) italiano. Le
malattie rare sono un gruppo eterogenec che raccoglie circa 7mila patologie
diverse, alcune ancora senza nome; song interessate, a livello globale, circa 300
milioni di persone, una cifra pari all'8-10 per cento della popolazione mondiale.
Affrontare questo spinoso terma significa dungue trattare un argomento di
grande interesse € attualita: "Fondamentale la necessaria collaborazione tra i
decisori politici € le associazioni pazienti” ha sottolineato il professor Pier Luigi
Canonico, Universita del Piemonte Orientale 'A. Avogadro' di Movara.

La spesa per i farmaci a designazione orfana. Secondo I'ultimo rapporto di

Evaluate Pharma la crescita della spesa mondiale per farmadci orfani {quindi non
tutti & non solo i farmaci per malattie rare) sara pari all'11 per cento annuo,
superiore a guella complessiva per farmaci. In ltalia, la guota di spesa del Ssn per
farmaci orfani sulla spesa complessiva per farmadi & salita dal 3.5 per cento nel
2002 al 7.2 per cento nel 2007 . | farmaci orfani si rivolgono a malattie rare con
assenza di alternative terapeutiche e per un target di popolazione limitato: il loro
costo per paziente in trattamento & mediamente maggiores degli altri farmaci, ma
limpatto complessivo sulla spesa inferiore per effetto del minor numero di
pazienti in trattamento. Una recente revisione degli studi di costo-efficacia sui
farmaci a designazione orfana evidenziano un costo medio per anno di vita
corretto per la qualitd (QALY) di circa 40k per QALY con circa il 50 per cento dei
casi al di sotto dei valori soglia stabiliti dal National Institute for Health and Care
Excellence inglese. "I farmaci per patologie rare per le guali non esistono
alternative terapeutiche rappresentano naturalmente una priorita per il Ssn - ha
dichiarato il professor Claudio Jommi della SDA Bocconi - E importante che
anche in guesto ambito vi sia una corretta valutazione del valore dei farmaci. che
tenga conto dell’equilibrio tra valore e costo e della gestione appropriata delle
condizioni di accesso, dalla diagnosi per 'identificazione dei pazienti eleggibili al
trattamento alla gestione del fondo farmadci innovativi che ha riguardatoe anche
tali farmaci. Tutti | paesi comunque sono alle prese con la ricerca di soluzioni per

conciliare accesso e risorse”™.
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La posizione della societa di farmacologia. “Gli ultimi anni hanno visto

l'approvazione o l'inizio di studi clinici di terapie innovative per severe patologie
rare di origine genetica, basate su strategie molecolari, cellulan e geniche”™ ha
sotiolineato la professoressa Anna Maria De Luca, ordinario di Farmacologia
presso il Dipartimento di Farmacia, Scienze Del Farmaco all'Universita di Bari e
componente del Consiglio Direttivo della Societa italiana di farmacologia (Sif) -
“ari gruppi di farmacologi italiani si occupano di ricerca scientifica su terapie
innovative e farmaci orfani per malattie rare di origine genetica. La Sif
particolarmente sensibile alla promozione di guesti argomenti, dalla ricerca di
base e pre-clinica agli studi clinici. Tra i provvedimenti necessari per il futura,
riteniamo priaritario che vengano destinati incentivi e risorse alla ricerca e una
maggicre sensibilizzazione di tutti gli stakeholder per garantire I'accesso dei
pazienti rari a terapie efficaci e sicure™.

Lappello alle istituzioni. Il problema delle malattie rare ha una rilevanza tanto
sociale quanto clinica ed & stato affrontato da tutte le agenzie regolatorie per
stimolare |a ricerca per nuave possibilitd terapeutiche. "Questo convegno & volto
& sottolineare la necessita di potenziare la ricerca clinica e preclinica e
limportanza di effettuare degli screening neonatali per identificare eventuali
patologie e fare diagnosi gia nei primi giorni di vita - sottolinea il professaor Pier
Luigi Canonico - Tra ali impegni che le istituzioni devono garantire ¢'& anche
lindividuazione di centri di eccellenza per malattie specifiche e la collaborazicne
tra i decisori politici e le associazioni pazienti. In tal senso & fondamentale il
coordinamento centrale dell’lstituto Superiore di Sanita nell'individuazione
dell'epidemiclogia & dell'incidenza di gueste patologie”™

Le Atmp: terapie di un futuro che & gia presente. Un punto di partenza per la
ricerca del futuro sono le terapie avanzate (geniche, cellulari, rigenerazione

tissutale) note come Prodottl medicinali di terapia avanzata (Atmp). “Le Atmp
forniscono ulteriori approcci terapeutici che non sostituiscono totalmente le cure
tradizionali, ma possono afflancare le classiche terapie di tipo farmacologico -
conclude il professore - Poiché molte malattie rare sono su base genstica,
'approccio di una terapia genetica potra risultare particolarmente vantaggioso in
determinate patologie. In breve, abbiame a disposizione una nuova arma per
specifiche patologie”. (FABRIZIA MASELLI)
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Malattie rare: in arrivo nuove terapie sempre
piu specifiche. AI'ISS i farmacologi puntano
sulla sostenibilita e sul rapporto costo-valore

farmaci per le malattie rare Si & svolte di recente, presso 'Aula Pocchiari delllstituto Superiore di Sanitd a Rema, il
convegno “L'accesso al mercato dei farmaci per le malattie rare: nuove sfide e priorita per il Sistermna Sanitario Mazionale - 111
EDIZIOME™. Il settore delle malattie rare rappresenta una reale sfida per il Sisterna Sanitario Nazionale [...]

| farmaci per le malattie rare

1 Ty, 7
G eI

5i & svolto di recente, presso I'Aula Pocchiari dell'lstituto Superiore di Sanita a Roma, il
convegneo “L'accesso al mercato dei farmaci per le malattie rare: nuove sfide e priorita per il
Sistema Sanitario Nazionale - 11l EDIZIONE".

Il settore delle malattie rare rappresenta una reale sfida per il Sistema Sanitario Nazionale italiane.
Le malattie rare sono un gruppo eterogenec che raccoglie circa 7mila patologie diverse, alcune
ancora senza nome; sono interessate, a livello globale, circa 300 milioni di persone, una cifra pari
all'8-10% della popeolazione mondiale. Affrontare questo spinoso temna significa dungue trattare un
argomento di grande interesse e attualita.

La spesa per i farmaci a designazione orfana

Secondo l'ultimo rappeorto di Evaluate Pharma la crescita della spesa mondiale per farmaci orfani
{guindi non tutti e non solo i farmaci per malattie rare) sara pari all'1 1% annuo, superiore a quella
complessiva per farmaci. In Italia, 1a gquota di spesa del Servizio Sanitaric Mazionale per farmaci
orfani sulla spesa complessiva per farmaci & salita dal 3,5% nel 2002 al 7,2% nel 2007, | farmaci
orfani si rivolgono 2 malattie rare con assenza di alternative terapeutiche e per un target di
popolazione limitato: il loro costo per paziente in trattamento & mediamente maggiore degli altri
farmaci, ma lmpatto complessivo sulla spesa inferiore per effetto del minor numerco di pazienti in
trattamento. Una recente revisione degli studi di costo-efficacia sui farmad a designazione orfana
evidenziano un costo medio per anno di vita corretto per la qualita (QALY) di circa 40k per QALY
con circa il 50% dei casi al di sotto dei valori sogliz stakiliti dal Mational Institute for Health and
Care Excellence inglese.
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«l farmaci per patologie rare per le quali non esistone alternative terapeutiche rappresentanc
naturalmente una pricrita per il Servizio Sanitaric Mazionale - ha dichiarato il Professor Claudio
Jommi, Professore della SDA Bocconi - . E importante che anche in questo ambito vi sia una
corretta valutazione del valore dei farmaci, che tenga conto dell'eguilibrio tra valore e costo e della
gestione appropriata delle condizioni di accesso, dalla diagnosi per lidentificazione dei pazienti
eleggibili al trattamento alla gestione del fondo farmadi innovativi che ha riguardato anche tali
farmaci. Tutti | paesi comungue sono alle prese con la ricerca di soluzioni per conciliare accesso e
risorses.

La posizione della Societa di Farmacologia

«Gli ultimi anni hanno visto l'approvazione o Finizio di studi clinici di terapie innovative per sevare
patologie rare di origine geneftica, basate su strategie molecolari, cellulari e geniche - ha
sottolineato la Professoressa Anna Maria De Luca, Professore Ordinario di Farmacologia presso
il Dipartimento di Farmacia, Scienze Del Farmaco all'Universita di Bari e Componente del Consiglio
Direttivo della Societa Italiana di Farmacologia - . Vari gruppi di farmacologi italiani si occupano di
ricerca scientifica su terapie innovative e farmaci orfani per malattie rare di origine genetica. La
Societa Italiana di Farmacologia & particolarmente sensibile alla promozione di guesti argomenti,
dalla ricerca di base e pre-clinica agli studi clinici. Tra i provwedimenti necessari per il futuro,
riteniamo prioritario che vengano destinati incentivi e risorse alla ricerca e una maggiore
sensibilizzazione di tutti gli stakeholders per garantire I'accesso dei pazienti rari a terapie efficaci e
sicures.

L'appello alle istituzioni

Il problema delle malattie rare ha una rilevanza tanto sociale guanto clinica ed & stato affrontato
da tutte le agenzie regolatorie per stimolare la ricerca per nuove possibilita terapeutiche. «Questo
convegno ha scttelineato |a necessita di potenziare la ricerca clinica e preclinica & limportanza di
effettuare degli screening neonatali per identificare eventuali patologie e fare diagnosi gia nei primi
giorni di vita - ha spiegato il Professor Pier Luigi Canonico, Direttore del Dipartimento di Scienze
del Farmaco, Universita del Piemonte Orientale “A. Avogadro” di Movara - . Tra gli impegni che le
istituzioni devono garantire c'e anche lindividuazione di centri di eccellenza per malattie specifiche
e la collaborazione tra | decisori politici e le associazioni pazienti. In tal senso & fondamentale il
cocrdinamento centrale dellistituto Superiore di Sanita nellindividuazione dell'epidemiologiz e
dell'incidenza di queste patologies.

Le ATMP: terapie di un futuro che & gia presente

Un punto di partenza per la ricerca del futuro sono le terapie avanzate (geniche, cellulari,
rigenerazione tissutale) note come ATMP (Prodotti Medicinali di Terapia Avanzata). «Le ATMP
forniscono ulteriori approcci terapeutici che non sostituiscono totalmente le cure tradizionali, ma
possono affiancare le classiche terapie di tipo farmacologico - ha concluso il Professor Canonico - .
Poiché molte malattie rare sono su base genetica, l'approccio di una terapia genetica potra
risultare particolarmenta vantaggioseo in determinate patclogie. In breve, abbiame a disposizicne
una nuova arma per specifiche patclogies.
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Malattie rare, Iss: terapie sempre piu
2010 spe-::lﬁche sostenibili e basate su CDStD valore
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Malattie rare, al convegno dellTss viene afftontaio il fema
dei farmaci orfani tra sostenibilitd, accesso alle cure e
innovazione

La quota di spesa del Servizio Sanitario Nazionale per farmaci orfani
sulla spesa complessiva € salita dal 3,5% del 2002 al 7,2% del 2007.
Le ultime stime del rapporto Ev aluate Pharma mdu'iduann un trend
l- in crescita a livello mondiale nella spesa per farmaci orfani, che
l 8|  raggungera '11% annuo. Questi alcund dei dati emersi in occasione
I del convegno "L'accesso al mercato dei farmaci per le malattie rare:
muove sfide e priorita per 1] Siztema Sanitario Nazionale - 11T
edizione", tenotosi presso I'Aula Pocchiar dellTstituto Superiore di Sanita a Roma
Oggetto dell'incontro, 1a sostenibalita economica e il progresso scientifico nell'ambito det
farmaci destinati al trattamento delle patologie rare. I farmaci orfand infath "si rivolgono a
malattie rare con aszenza di alternative terapeutiche e per un target di popolazione limitato: 1l
loro costo per paziente in trattamento & mediamente maggiore degli altri farmaci, ma l'impatto
complessivo sulla spesa inferiore per effetto del minor snumero di pazienti in trattamento”, come
si legge nella nota dell'evento.
«I farmaci per patologie rare per le quali non esistono alternative terapeutiche rappresentanc
naturalments una priorita per 1l Servizio Santtario Nazionale - zpiega Clandio Jommi,
Professore della Sda Bocconi - E importante che anche i questo ambito vi sia una corretta
valutazione del valore dei farmaci, che tenga conto dell'equilibric tra valore e costo e della
gestichie appropriata delle condiziond di aceesso, dalla diagnosi per lidentificazione ded pazienti
eleggibili al trattamento alla gestione del fondo farmaci innovativi che ha riguardato anche tali
farmaci. Tuothi i paes1 comungoe sono alle prese con la ricerca di soluzioni per conciliare accesso
£ TISOT3en.

'r%, ﬁ‘m

w3k ultimi anm hanno visto l'approvazione o l'inizio di studi clindei di terapie innovative per
severe patologie rare di origine genetica, basate su strategie molecolari, cellular e geniche” - il
commento di Anna Maria De Luca, Professore Ordinario di Farmacologia prezso il
Dipartimento di Farmacia e Scienze Del Farmaco allTniversita di Bari e Componente del
Conziglio Direftive della Societa Italiana di Farmacologia - Van groppd di farmacologi italiand
si occopano di ricerca scientifica su terapie innovative e farmaci orfani per malattie rare di
origine genetica. La Societa Italiana di Farmaceologia e particolarmente sensibile alla
promozione di questi argomenti. dalla ricerca di base e preclinica agli studi clinici. Tra i
provvedimenti neceszari per il futuro, riteniamo prieritario che vengano destinati incentivi e
risorse alla ricerca & una maggiore sensibilizzazione di toth gli stakeholders per garantire
l'accesso dei pazienti rari a terapie efficaci e sicurexs.
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Essenziale poi «sottolineare la necessita di potenziare la ricerca clinica e preclinica e
I'importanza di effettuare degli screening neonatali per identificare eventuali patologie e fare
diagnosi gia nei primi giornd di vitas, spiega Pier Luigi Canonico, Direttore del Dipartimento
di Scienze del Farmaco, Universita del Piemonte Orientale "A. Avogadro” di Novara. «Tra gl
mmpegm che le 1stituziont devono garantire c'e anche I'individuazione di centr di eccellenza per
malattie specifiche e la collaborazione tra 1 decisori politict e le associazion pazients. In tal
senso & fondamentale il coordinamento centrale dellTstituto Superiore di Sanita
nell'individuazione dell'epidemiologia e dell'incidenza di queste patologies.

Sulle terapie avanzate (geniche, cellulari, rigenerazione tizsutale), «le Atmp (Prodotti Medicinali
di Terapia Avanzata) forniscono ulteriori approcci terapeutici che non sostituiscono totalmente
le cure tradizionali, ma possono affiancare le classiche terapie di tipo farmacologico - conclude
Canonico -. Poiché molte malattie rare sono su base genetica, 'approccio di una terapia genetica
potra rizultare particolarmente vantaggiozo i determinate patologie. In breve, abbiamo a
disposizione una nuova arma per spectfiche patologien.
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Malattie rare: in arrivo nuove
terapie sempre piu specifiche

Si & aperto starmattina presso I'Aula Pocchiari dell Tstituto Superiore di Sanitd a Roma il
convegne "'L'accesso al mercato dei farmaci per le malattie rare: nuove sfide e

priorita per il Sistema Sanitario Mazionale — IIT EDIZIONE".

Il zettore delle malattie rare rappresenta una reale sfida per il Sistema Sanitario Mazionzle
italiang. Le malattie rare sono un gruppo eterogenso che raccoglie circa 7mila patologie
diverse, alcune ancora senza nome: sono interessate, a livello globale, circa 200 milioni di
persone, una cifra pari all’'8-10% della popolazione mondiale. Affrontare questo spinoso

tema significa dungue trattare un argomento di grande interesse = attualita.

LA SPESA PER I FARMACI A DESIGNAZIONE ORFANA — Secondo I'ultimo rapporto di
Evaluate Pharma la crescita della spesa mondiale per farmaci orfani {guindi non tutti & non
solo i farmaci per malattie rare) sara pari all'11% annuo, superiore a guella complessiva
per farmaci. In Italia, la quota di spesa del Servizio Sanitario Nazionale per farmaci orfani
sulla spesa complessiva per farmaci & salita dal 3,5% nel 2002 al 7,2% nel 2007, I farmaci
orfani si rivolgono a malattie rare con assenza di alternative terapeutiche e per un target di
popolazione limitato: il loro costo per pazients in trattamento & mediaments maggiore dagli
altri farmaci, ma l'impatto complessivo sulla spesa inferiore per effetto del minor numera di
pazienti in trattamento. Una recente revisione degli studi di costo-efficacia sui farmaci a
designazione orfana evidenziano un costo medio per anno di vita corretto per la qualita
(QALY) di circa 40k per QALY con circa il 50% dei casi al di sotto dei valori soglia stabiliti

dal Mational Institute for Health and Care Excellence inglese.

"I farmaci per patologie rare per le quali non esistons alternative terapevtiche
rappresentano naturalmente una pricrita per il Servizio Sanitaric Nazionale” dichiara il Prof.
Claudio Jommi, Professore della SDA Bocconi, "E importante che anche in gueste ambito
vi siz una corretta valutazions del valore dei farmaci, che tenga conto delleguilibria tra
valore & costo e della gestione appropriata delle condizioni di accesso, dalls diagnosi per
l'identificazione dei pazienti eleggibili al trattamento alla gestione del Fondo farmaci
innavativi che ha riguardats anche tali farmaci. Tutti | paesi comungque sone alle prese con

Iz ricerca di soluzioni per conciliare accesse e risorss",
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LA POSIZIOME DELLA SOCIETA" DI FARMACOLOGIA - "Gii witimi anni hanno vists
l'approvazione o Finigie di studi clinici 4 terapie innovative per severe patolegie rare di
origine genetica, basate su strategie molecelari, cellulari e geniche" ha sottolinsato

|z Professoressa Anna Maria De Luca, Professore Crdinaric di Farmacologia pressao il
Dipartimento di Farmacia — Scienze Del Farmaco all'Universita di Bari @ Componente del
Consiglio Direttive della Societa Italiana di Farmacaologia. "Wari gruppi di farmacologi italiani
si eccupano i ricerca scientifica s terapie innovative e farmaci orfani per malatte rare di
origine genetica. La Societa Italiana di Farmacolegia é particolarmente sensibile alla
premazions di guesti argomenti, dalla ricerca di base e pre-clinica agli studi clinici. Tra i
provvedimeanti necassari per il futurs, riteniame prioritario che vengans destinati incentivi e
risorse alla ricerca e una maggiore sensibilizzazione di tutti gli stakeholders per garantire

l'accesso dei pazienti ran a terapie efficaci & sicure",

L"APPELLO ALLE ISTITUZIONMI - Il problema delle malattie rare ha una rilevanza tanto
sociale guanto clinicz ed & stato affrontato da tutte le agenzie regolatoriz per stimaolare Iz
ricerca per nuove possibilitd terapeutiche, "Quests convegne & volte a sottelinears la
necessita di potenziare (3 ricerca cfinica e preclinica & Mimpertanza 4i effettuare degli
screening neonatali per identificare eventuali patologie e fare diagnesi gid nei primi gicrni
di wita"” sottolinea il Prof, Pier Luigi Canonico, Direttore del Dipartimeante di Scienze del
Farmaco, Universitd del Piemonte Orientale "A. Avogadro” di Novara. "Tra gfi impegni che le
istituzioni deveno garantire '@ anche lindividuazione di centri di eccellanza per malattie
specifiche & Iz collabarazione tra | decisori politici e le asseciazioni pazienti. In tal sensc &
fendamentale il cocrdinaments centrale dell Istitute Superiare di Sanita nellindividuazions

dell'zpidemiclogiz & dellincidenza di queste patalogia”.

LE ATMP: TERAPIE DI UN FUTURO CHE E GIA PRESENTE — Un punto di partenza per
Iz ricerca del futuro sono le tarapie avanzate (geniche, cellulari, rigenerazione tissutala)
note come ATMP (Prodotti Medicinali di Terapia Avanzata). "Le ATMP ferniscano ulterior
approcei terapeutici che non sostituiscons totalments le cure tradizionali, ma possone
affiancare le classiche terapie di tipe farmacelogice” aggiungs il Prof. Canonico. " Poicha
melte malattie rare soneo su base genetica, 'approccie di una terapia genetica potra
risultare particolarmente vantaggiose in determinate patolagis. In breve, abbiameo 3

dispesizione una nuava arma per specifiche patologie®,
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Malattie rare: in arrivo nuove terapie
sempre piu specifiche

ALLSS | FARMACOLDGI PUNTAND SULLA SOSTENIBILITA E SUL RAPPORTO COSTO-VALORE

All'lstituto Superiore di Sanita si tiene oggi il convegno sulle
malattie rare. Un bilancio tra ricerca scientifica e sostenibilita
economica sulle opportunita offerte dal progresso scientifico e sulle
sfide future delle ATMP.

“Emergono chiaramente la necessita di potenziare la ricerca clinica e
preclinica e [limportanza di effettuare degli screening neonatali per
identificare eventuali patologie e fare diagnosi gia nei primi giorni di vita.
Fondamentale la necessaria collaborazione tra i decisori politici e le
associazioni pazienti” sottolinea il prof. Pier Luigi Canonico, Universitd del
Piemonte Orientale. Il problema dei farmaci orfani sul tema costo-valore.

ROMA - Si & aperto stamattina presse I'Aula Pocchiar
delllstituto Superiore di Sanitd 2 Roma il convegno
"Laccesso al mercato dei farmaci per le malattie
rare: nuove sfide e priorita per il Sistema Sanitaric
Mazionale - 11l EDIZIONE".

Il =ettore delle malattie rare rappresenta una resle
=fida per il Sistema Sanitaric Mazignale ntaliano. Le
malattie rare somo wm gruppo eterogenea  che

raccoglie circa 7mila patologie diverse, alcune ancora
SENZa noms sono intereszate, 3 livells globale, circa
M-A-LA.ITIE RARE 300 milieni di persone, una cifra pari all'8-10% dells
popolazione mondiale. Affrontare questo spinocso
temia significa dungue trattare un argomento di grande interesse & attualita.
LA S5PESA PER | FARMACI A DESIGNAZIOME ORFAMA - Seconda l'ultimo rapporto di Evaluate Pharma
la crescita della spesa mondiale per farmaci orfani {guindi non tutti & non solo i farmaci per malactie
rare) sara pari all"l 1% annuo, superiore a guella complessiva per farmaci. In ltalia, |2 quota di spesa de
Servizio Sanitaric Mazionals per farmaci orfani sulla spesa complessiva per farmadi & salita dal 3.5% nel
2002 al 7.2% nel 2007. | farmaci orfani si rivolgone 8 malattie rare con aszenza di alternative
terapeutiche 2 per un target di popolazione limitate: il loro coste per paziente in trattamento 2
mediamente maggiore degli altri farmaci, ma impatto complessivo sulla spesa inferiore per effetio de
minor numera di pazienti in trattamento. Wna recente revisione degli soudi di costo-efficacia sui farmaci
a designaziens arfana evidenziano un cesto medio per anno di vita corretto per la qualita (QALY) di circa
A0% per QALY con circa il 50% dei casi al di sotto dei walori sogliz stabilici dal Matienal Institute for Health
and Care Excellence inglese.
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I formec per potologie rore per fe guall non esistons affernative teropewtiche roporesenions noturalimente
umg prioritd per I Servizie Sonitario Nozionele” dichiara il Prof. Claudie Jommi, Professore della SDA
Bocconi. “E importante che anche in gueste ombite vi sig ung corretto volutazione del valore dei formaci che
tengr conto dellzguilibrie tro valore e coste e dells gestione apgroprigto delle condizioni di occesss, dalla
diggrosi per Mdentificazione der pozient] eleggibili of trottomento ol gestione de! fondo fermec innovativi
che ke riguardote anche toli farmacl Tut | poesi comungue sone olle prese con o ricerce di soluzioni per
conciliore oocesso € risorse”.

LA POSIZIOMNE DELLA SOCIETA" DI FARMACOLOGIA - "Gl witimi anni henng wisto Mopprovazione o [inizie
of studi ciinici of feropie innovotive per severe potologie rore Jf orjgipe genetics, basos =W strotegie
molecciars, cellulor & gemiche” ha soticlineato la Professoressa Anna Maria De Luca, Professors
Ordinarie di Farmacologia presso il Dipartimente di Farmacia - Scienze Del Farmaco allUniversita di
Bari & Componentz del Consiglic Direttvo della Societd Italiana di Farmacologia. “Vori grugpi of
fermacologi italieni si eccupong di ricerca scientifica su ferapie innovative ¢ farmac erfoni per malattie rore
di origine genetica. Lo Secetd tolizng di Fermocolzgio @ particolarmente sensibile allo promozione di guesti
argoment, dalla ricerca di bose e pre-clinica agli studi clinici. Tra | provwedimenti necessari per il futurg,
riteniomeo prioritorio che vengane destingll incentivi ¢ nisorse olle ricerco e uno maggiore sensibilizzozione di
tueti gfi stokeholders per garantive Faccesso dei pozient! ron o terapie efficact @ sicure”.

L'APPELLOD ALLE ISTITUZIONI - Il problema delle malattie rare ha unsa rilevanza tanto sociale quanto
dinica ed & stato affrontato da tutte le agenzie regolatorie per stimolare |a ricerca per nuove possibilita
terapeutiche. "Questo canvegng & volto o sortolineare Io necessitd di potanziare la ricerce clinicn @ preciinics
e Nmpoartanzg di gffettuars degli screening necnatali per identificare eventuwali potologie & fore dioggnesi 2id
nei primi giormi Ji wita” sottelinea il Prof. Pier Luigi Canonico, Direttore del Dipartimento di Scienze del
Farmaco, Universitd del Piemonte Orientale “A. Avogadro” di Movara. “Trg gif impegni che le istituzioni
devone garantire c'é gnche ndividugziones di centri di eccellenzo per malgitie specifiche e o colleborazions
tre [ decior politic & lo associgzioni pozientl In fol semso @ fondomentole ! coordinamento centrole
dellishitute Superiore di Sanitd nellindividvozione dellepidemislogio e dellincidenza di gueste potologie”.

LE ATMP: TERAPIE DI UN FUTURO CHE E GIA PRESENTE - Ur punto di partenza per la ricerca de
futuro sono le terapie avanzace (geniche, cellulari. rigenerazione tissutale) note come ATMP (Prodoti
Medicinali di Terapia Avanzata). “Le ATME forniscono witerion’ oporocc teropewticl che non sostitwisceno
toralrente l2 cure trodizienall ma possono affiencare le classiche teropie of tipe farmecolggicn” aggiunge |
Prof. Canonico. “Poiché malte malattie rore song su bose genetica, Mopproccio di ung ferapio genstica potrd
rizultere poriicolormente vantgggicse in determinate potclogie. In breve, obbiomo o disposizione une Auova
arma per specifiche patologia”.
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Il primo quotidiano digitale, dal 1996

Data: 15/4/2019

Lunedi, 15 aprile 2019 - 21:51:00

Malattie rare: in arrivo nuove terapie, sempre
piu mirate

A Roma il convegno “L'accesso al mercato dei farmaci per le malattie
rare: nuove sfide e priorita per il Sistema Sanitario Nazionale - 11l
EDIZIONE"

Malattie rare: in arrivo nuove
terapie sempre pil specifiche,
ALL'ISS i farmacologi puntano
sulla sostenibilita e sul rmpporto
costo-valore,

Si € aperto stamattina presso
I'Aula Pocchiari dell'lstituto
Superiore di Sanita a Roma il
conveegno “L'accesso al mercato
dei farmaci per le malattie rare:
nuove sfide e priorita per il
Sistema Sanitario Nazionale - 1l
EDIZIONE".

Il settore delle malattie rare
rappresenta una reale sfida per il
Sistema Sanitario Nazionale
italiano. Le malattie rare sono un
gruppo eterogeneo che raccoglie
circa ¥mila patologie diverse,
alcune ancora senza NOmMe; sone

interessate, a livello globale, circa 300 milioni di persone, una cifra pari all'8-10% della popolazione

mondiale.
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Affrontare questo spingso tema significa dunque trattare un argomento di grande interesse e
attualita.

LA SPESA PER | FARMAC! A DESIGNAZIONE ORFANA

Secondo l'ultimo rapporto di Evaluate Pharma la crescita della spesa mondiale per farmaci orfani
(guindi mon tutti € non solo | farmaci per malattie rare) sara pari all'11% annuo, superiore a quella
complessiva per farmaci. In Italia, @ guota di spesa del Servizio Sanitario Nazionale per farmaci
orfani sulla spesa complessiva per farmaci € salita dal 3,5% nel 2002 &l 7,2% nel 2007, |farmaci orfani
si rivolgono a malattie rare con assenza di alternative terapeutiche e per un target di popolazione
limitato: il loro costo per paziente in trattamento € mediamente maggiore degli altri farmaci, ma
l'impatte complessivo sulla spesa inferiore per effetto del minor numero di pazienti in trattamento.
Una recente revisione degli studi di costo-efficacia sui farmaci a designazione orfana evidenziano un
costo medio per anno di vita corretto per la qualita (DALY) di circa £0k per QALY con circa il 50% dei
casi al di sotto dei valori soglia stabiliti dal National Institute for Health and Care Excellence inglese.
“I farmaci per patologie rare per le quali non esistono alternative terapeutiche rappresentano
naturalments una prioritd per il Servizio Sanitaric Nazionale" dichiara il Prof. Claudio

lammi, Professare della SDA Bocconi. “E imperiante che anche in questo ambito vi sia una corretia
valutazione del valore dei farmaci, che tenga conto dell'equilibrio tra valore e costo e della gestione
appropriata delle condizioni di accesso, dalla diagnosi per l'identificazione dei pazienti eleggibili al
trattamento alla gestiene del fondo farmaci innovativi che ha riguardato anche tali farmaci. Tutti i
paesi comunque sono alle prese con la ricerca di soluzioni per conciliare accesso e risorse”.

LA POSIZIONE DELLA SOCIETA" DI FARMACOLOGIA

“Gli ultimi anni hanno visto lapprovazione o l'inizio di studi clinici di terapie innovative per severe
patologie rare di origine genetica, basate su strategie molecolari, cellulari e geniche™ ha sottelineato
la Professoressa Anna Maria De Luca, Professore Ordinario di Farmacologia presso il Dipartimento di
Farmacia - Scienze Del Farmaco all'Universita di Bari e Compenente del Consiglio Direttivo della
Societd ltaliana di Farmacologia. “Vari gruppi di farmacologi italiani si occupano di ricerca scientifica
su terapie innovative e farmaci orfani per malattie rare di origine genetica. La Societa ltaliana di
Farmacologia € particolarmente sensibile alla promozione di questi argomenti, dalla ricerca di base e
pre-clinica agli studi clinici. Tra i provvedimenti necessari per il futuro, riteniameo prioritario che
vengano destinati incentivi e risorse alla ricerca e una maggiore sensibilizzazione di tutti gli
stakeholders per garantire l'accesso dei pazienti rari a terapie efficaci e sicure”
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LUAPPELLO ALLE ISTITUZIONI

Il problema delle malattie rare ha una rilevanza tanto sociale quanto clinica ed & stato affrontato da
tutte le agenzie regolatorie per stimalare la ricerca per nuove possibilitd terapeutiche. "Ouesto
convegno & volto & sottolineare la necessita di potenziare la ricerca clinica e preclinica e l'importanza
di effettuare degli screening neonatali per identificare eventuali patologie e fare diagnosi gid nei
primi giorni di vita®, sottolinea il Prof. Pier Luigi Canenico, Direttore del Dipartimento di Scienze del
Farmaco, Universita del Piemonte Orientale “A. Avogadro” di Movara. “Tra gli impegni che le istituzioni
devono garantire ¢'é anche lindividuazione di centri di eccellenza per malattie specifiche e la
collaborazione tra 1 decisori politici e le associazioni pazienti. In tal senso & fondamentale il
coordinamento centrale dell'lstituto Superiore di Sanitd nell'individuazione dell'epidemiologia e
dell'incidenza di queste patologie”

LE ATMP: TERAPIE DI UN FUTURO CHE E GIA PRESENTE

Un punto di partenza per la ricerca del futuro sono le terapie avanzate (geniche, cellulari,
rigenerazione tissutale) note come ATMP (Prodotti Medicinali di Terapia Avanzata), “Le ATMP
ferniscono ulteriori approcci terapeutici che non sostituiscono totalmente le cure tradizionali, ma
possono affiancare Le classiche terapie di tipo farmacologico™ aggiunge il Prof. Cananico. “Poiché
molte malattie rare sono su base genetica, 'approccio di una terapia genetica potra risultare
particolarmente vantaggioso in determinate patologie. In breve, abbiamo a dispesizione una nuova
arma per specifiche patologie”
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Malattie rare: in arrivo terapie sempre piu
specifiche

All'lss i farmacologi puntano sulla sostenibilita e sul rapporto costo-
valore.

I FARMACI PER LE MALATTIE RARE - 5i & aporto stomatting presso [Aula Pocchiori dellistituto
supcricre di sonité, o Roma, il convegnao dal titolo Laecesso al mereato dei farmaci per le
malattie rare: nuove sfide e priorita per il Sistema sanitario nazionale(tcrza cdiziona).

Il settore delle malattic rore rappresento una reale sfida per il Sistema sonitario nazionolo
italiono. Le malattic rarc sono un gruppo cterogenco che raoccoglic circa 7mila poatologie
diverse, alcunc ancord SCNZA Nomde. 5ono interessate, o livello globale, circa 300 milioni di
porsonc, und cifra pari all8-10% della popolazione mondiale. Affrontare questo spinoso tema
significa dunque trattarc un argomaento di grande interessc o attualit.

LA SPESA PER | FARMACI A DESIGNAZIONE ORFANA - Sccondo l'ultimo rapporta di Evaluate
Pharma. la crescita della spesa mondiale per farmaci orfani (quindi non tuttic non solo i
farmaci per malattic rare) sara pari all ¥ onnuo, superiore a quella complessiva per farmaci.
In ltalic la quota di sposa del Sorvizio sanitario nazionale per farmaci orfoni sulla spesa
complessiva por farmaoci & salita dal 3.5% nel 2002 ol 7.2% nel 2007,

| farmaci orfani si rivolgono o maolattic rarc con assenza di alternative terapeutiche ¢ por un
target di popolazione limitato: il loro costo per pazicnte in trattomento & medicmeontc
maggiore degli altri farmaci, ma limpatto complessivo sulla spesa & inferiore per offetto del
minor numero di pazicnti in trattamento. Una recente revisione degli studi di costo-cfficacio sui
farmoci a designazione orfana evidenzio un costo medio per anno di vita corrctto per la
cuailités (QALY) di circo 40k per QALY, con circa il 50X dei cosi al di sotto dei volori soglio stabiliti
dal National Institute for Hoalth and Care Excellence inglesec.

Tfarmaci por potologic rare por o qualf non esistono altornative terapeutiche ropprescntano
naturalimaonte una priartd per il Sorvizio sanitario nazionalc = dichiara Claudio

Jommi professore della SDA Bocooni - £ importante che anche in questo ambito vi sio una
corretta valutazione del valore def formaock che tenga conto dellequilibrio tra valore c costo o
doifo gestione appropniota delle condizioni df accesso. dalla diognosi por lidentificazione doi
pazienti cleggibili af trattamento offa gestione dol fondo farmoci innovativi che ha riguardato
anche tall farmact Tutti § Poesi comungue, sono afie prese con fa necrca af soluzEond por
conciligre ccosso o neorse .
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LA POSIZIONE DELLA SOCIETA DI FARMACOLOGIA - “Gli uitimi anni hanno visto [ approvazionc o
Fimizio df studi ciinicl of terapic innovative por sovere patologie rore i origine genetica, basate
sy stratogic molocolar, coliulan o geniche = ho sottolincato Anna Mario De Luea, profossore
ordinario di Farmaocologia presso il dipartimento di Formaocia = Scicnze del farmoco
allUniversita di Bari, ¢ componcente del consiglio dircttivo della Socictd italiana di formacologia
= Vari grupp/i af farmacologi italiani si occupano di ricerco scicntifica su torapic innovotive o
formoci orfand per malattic rore di orgine genetica. Lo Societd itaiono of farmocologia @
particalormente sensibilc allo promaozgione di questi argomenti dalla ricoreo df base ¢ pro-
clinfca aglf studi clinicl Tra { provvedimenti necessan per il futuro rteniame priontario che siana
destinati incentivi ¢ risorse affo ficerca o una maggiore sensibilizzazione df tutti gif stakcholders
porgorantire laccesso dof pazienti rar o terapic officaci ¢ sicure

L'APPELLO ALLE ISTITUZIONI - Il problema delle malattic rare ha una rilevanza tanto sociale
cjuanto clinica od & stato affrontato do tutte lo agenzic regolatoric por stimolare la ricerca por
nuove possibilitd teropeutiche. * Questo conviegno & volto a sottolineore la necoessitd of
potenziore o rocrea clinico ¢ pre=ciinica, nonchd limportanzo of offettuore screcning
neanatali per identificarc cventualf patologic ¢ fare diagnosi git nel primi giomd of wito =
sottolinca Pier Luigi Canonico, dircttore del diportimento di Scienze del farmoco, Universita del
Picrmonte Orientale “A. Avogadro” di Movara = Tra gff impegrd che fe fstituziond devono gorantire
c'@ anche findividuazione of contrl of cocefienza per malottic specifiche e fa collaborazione tra 7
docisar palitici o o gssociazion! pazicntl in tal senso & fondamentaic i coordinamento
contrafe daifistituto suporiore of sanitd nellindividuozione dell cpidemiologio o dolfincidonzo di
gucste patofogic”

LE ATMP: TERAPIE DI UN FUTURO CHE E GIA PRESENTE - Un punto di partenza per la ricerca del
futuro sono le terapic avanzate (geniche, cellulari, rigenerazione tissutale), note come ATMP
(prodotti medicinali di teropio avonzota). Lo ATMP forniscone uiterion opprocei terapoutici che
non sostituiscono totoimente o cure tradizionall mao possono offioncare ic classiche teropic of
tipo farmacologico = aggiunge Canonico -. Poiché mofte malottic rore sono su base gonetica,
Ffapproccio ai una torapia gonctica patrd risuftare particalarmentc vantaggioso in
detorminate patologic: in brove, abbiomo o disposizione una nuova anma per specificha

patologic:

Redozione Nurse Times
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Malattie rare, nuove terapie sempre piu
specifiche. | farmacologi dell'ISS puntano sulla
sostenibilita

D1 INSALUTENEWSAT - 15 APRILE 2018

“Emergono chigramente fo necessitd df potenziare la ncerca climca e preclinico e limportanza df
effettuare degli screening neonatali per identificare eventuall patologie e fare diggnosi gid el priri
giarni di vita. Fordamentale la necessana collaboraziore tra | decisan politic e le associazioni pazient”
sottolinea if prof. Fier Luigi Cononico, Universitd del Piemonte Onentale. I problema dei formod orfoni

sul tema costo-valare. Al lshtuto Superiore di Sanitd si tene aggi i convegno sulle malatte rare. Un

bilancia tra nicerca soientifica e sostenibilitd economica sulle apportunitd offerte dal progresso

srientifica € sulle sfde future delle ATMEP

| farmaci per le malattie rare

Si & aperto stamattina presso I"Aula Pocchiari
dell'lstituto Supericre di Sanitd a Rema il convegno
"L'accesso al mercato dei farmaci per le malattie rare:
nuove sfide e priorita per il Sisterna Sanitario

Mazionale — lll Edizione”.

Il settore delle malattie rare rappresenta una reale
sfida per il Sisterna Sanitario Nazionale italiana. Le malattie rare sono un gruppo eterogeneo che
raccoglie circa 7mila patologie diverse, alcune ancora senza nome; sone interessate, a livello
globale, circa 300 milioni di persone, una cifra pari all'8- 10% della popolazione mendiale.
Affrontare guesto spinoso tema significa dungue trattare un argomento di grande interesse e

attualita.

La spesa per i farmaci a designazione orfana

econdo |‘ultime rapportoe di Evaluata Pharma la crescita della spesa mondiale per farmaci arfani
(quindi non tutt e nen sclo i farmaci per malattie rare) sard par all'11% annuo, superiore a quella
complessiva per farmaci. In ltalia, la guota di spesa del Servizio Sanitario Nazionale per farmaci

orfani sulla spesa complessiva per farmaci & salita dal 3,5% nel 2002 al 7,2% nel 2007.

| farmaci orfani si rvelgono a malattie rare con assenza di alternative terapautiche e perun
target di popolazione limitato: il loro costo per paziente in trattamento & mediamente maggiore
degli altri farmaci, ma l'impatto complessivo sulla spesa inferiore per effetto del minor numearo

di pazienti in trattamento.
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Una recente revisione degli studi di costo-efficacia sui farmaci a designazicne orfana
evidenziano un costo medic per anna di vita corretto per la qualita (QALY) di circa 40k per QALY
can circa il 50% dei casi al di sotto dei valor soglia stabiliti dal National Instituta for Health and

Care Excellence inglese.

*| farmaci per patalogie rare per le quali non esistono alternative terapeutiche rappresentano
naturalmente una priorita per il Servizio Sanitaric Mazionale — dichiara il prof. Claudic Jommi,
Professore della SDA Bocconi — E importante che anche in questo ambito vi sia una corretta
valutazione del valore dei farmaci, che tenga conto dell'equilibrio tra valore e costo e della
gestione appropriata delie condizioni di accesso, dalla diagnosi per 'identificazione dai pazienti
eleggibili al trattamente alla gestiona del fonde farmaci innovativi che ha riguardate anche tali
farmaci. Tutti | paesi comungue sone alle prese con la ricerca di soluzioni per conciliare accesso e
risarse”.

La posizione della Societd di Farmacologia

“Gli ultirni anni hanno visto I'approvazione o linizio di studi clinici di terapie innovative per severe
patologie rare di origine genetica, basate su strategie molecolar, cellular 2 geniche” ha
sottolineata la prof ssa Anna Maria De Luca, Professare Ordinario di Farmacologia presso il
Dipartirmento di Farmacia — Scienze Del Farmaco all'Universita di Bari e Cormpanente del
Consiglio Direttiva della Societa Italiana di Farmacologia.

“Wari gruppi di farmacologi taliani si cccupano di ricerca sciegntifica su terapie innovative e
farmaci orfani per malattie rare di origine genetica. La Societd taliana di Farmacologia &
particolarmente sensibile alla promozicne di questi argormnenti, dalla ricerca di base e pra-clinica
agli studi clinici. Tra | provvedimenti necessari per il futuro, riteniamo prioritaria che vengano
destinati incentivi e risorse alla ricarca e una maggiore sensibilizzazione di tutti gli stakeholdars

per garantire |'accesso dei pazienti rari a terapie efficac e sicure”, prosegue De Luca.

L'appello alle Istituzioni
Il problema delle malattie rare ha una rilevanza tanto sociale guanto clinica ed é stato affrontato

da tutte e agenzie regolatorie per stimaolare la ricerca per nuove passibilita terapeutiche.

“Questo convegno é volto a sottolineare |2 necessita di potenziare [a nicerca clinica e preclinica e
I'importanza di effettuare degli screening neonatali per identificare eventuali patologie e fare
diagnosi gid nei primi giorni di vita — sottelinea il prof. Pier Luigi Canenica, Direttore del
Dipartimento di Scienze del Farmaco, Universitd del Piemonte Orientale "A. Avogadra” di Movara
— Tra gli impegni che le istituzioni devono garantire c'é anche I'individuazione di centri di
eccallenza per malattie spacifiche e la collaborazione tra | decison politici 2 le associaziani
pazienti. In tal senso & fondamentale il coordinamento centrale delllstituto Superiore di Sanita
nall'individuazicne dell'epidemiclogia e dell'incidenza di gueste patologia”.
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Le ATMP: terapie di un futuro che & gia presente
Un punto di partenza per la ricerca del futurc sono le terapie avanzate (geniche, cellulari,

rigenerazione tissutale} note come ATMP (Prodotti Medicinali di Terapia Avanzata).

Le ATMP forniscono ulteriori approcoi terapeutici che non sostituiscone totalmente le cure
tradizionali, ma possono affiancare le classiche terapie di tipo farmacologico — aggiungs il prof.
Cancnice — Poiché molte malattie rare sono su base genetica, I'approccio di una terapia genetica
potra risultare particolarmente vantaggioso in determinate patologie. In breve, abbiamo a

disposizione una nuova arma per specifiche patologie”
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Malattie rare: in arrivo nuove terapie sempre piu specifiche

& Red

Si & aperto presso |'Aula Pocchiari dell’|stituto Superiors di Sanitd 3 Roma il convegno L accesso al mercato dei farmaci per le malattie rare: nuowve sfide &

E Print ﬁ PDF

priovitd per il Sistema Sanitario Mazionake — Il EDIZICNE™.

Il settore delle malattie rare rappresenta una reale sfida per il Sistema Sanitario Mazionale italiano. Le malattie rare sono un gruppo eterogeneo che raccoglie circa Tmila patofogie
diverse, alcuns ancora senza nome; sono interessate, a livello globale, circa 300 milioni di persone, una cifra pan all'8-10% della popolazione mondizle. Affrontare questo spinoso

tema significa dungue trattare un argomento di grande interesse e athealita.

Secondo |'ullimo rapporto di Evaluate Pharma |z crescita della spesa mondiale per farmaci orfani sara pari all'11% annuo, superiore a quella complessiva per farmaci. In ltalia, 2
quota di spesa del Servizio Sanitaric Nazionale per farmaci orfani sulla spesa complessiva per farmaci & salita dal 2,5% nel 2002 al 7,2% nel 2007. | fammaci orfani si ivolgono a
malatfie rare con assenza di aliemative terapeutiche & per un target di popolazione limitato: il loro costo per pazients in frattamenta & mediamente maggiore degli altri farmaci, ma
l'impatto complessivo sulla spesa inferiore per effetto del minor numeno di pazienti in trattamento. Una recente revisione degli studi di costo-efficacia sui farmaci a designazione
arfana evidenziano un costo medio per anno di vita comretto per la qualitd di circa 40k per QALY con circa il 50% dei casi al di softo dei valori soglia stabiliti dal Mational Institute for

Health and Care Excellznce inglesa.

*l farmaci per patologie rare per le quali non esistono alternative terapeutiche rappresentanc naturalmente una priorita per il Servizio Sanitaric Mazionake” dichiara il Prof. Claudio
Jommi, Professore della SDA Bocconi. “E importante che anche in questo ambito vi sia una cometts valutazione del valore dei farmaci, che tenga conto dell'equilibrio tra valore e
costo e della gestione appropriata delle condizioni di accesso, dalla diagnosi per lidentificazione dei pazienti efeggibili al trattamento alla gestione del fondo farmaci innovativi che

ha riguardato anche tali farmaci. Tuth | paesi comungue sono alle prese con |a ricerca di soluzioni per coneiliare accesso & risorse™.

“Gli ultimi anni hanno visto |'approvazione o linizio di studi clinici di terapie innovative per severe patologie rare di origine genetfica, basate su strategie molecolan, cellular &
geniche” ha soffolineato la Professoressa Anna Maria De Luea, Professore Ordinario di Farmacolegia presse il Diparimento di Farmacia — Scienze Del Farmaso all'Universita di
Bari & Companente del Consiglio Direttivo della Socista ltaliana di Farmacobogia. “Var gruppi di farmacologi italiani si occupano di ricerca scientifica su terapie innovative &
farmaci orfani per malattie rare di orgine genetica. La Societd lialiana di Farmacologia & particolarmente sensibile alla promozione di questi argomenti, dalla ricerca di base e pre-
clinica agli studi clinici. Tra | prowvedimenti necessari per il futuro, riteniamo prioritario che vengano destinati incentivi & risorse alla ricerca una maggiore sensibilizzazione di tutti

gli stakeholders per garantire 'accesso dei pazienti rari a terapie efficad e sicure”.

Il problema delie malatiie rare ha una rilevanza tznio socisle quanta clinica ed & stato afrontato da tutte e agenzie regolatorie per stimolare |2 ricerca per nuove possibilita
terapeutiche. “Questo convegno & volto 2 sottolineare |3 necessité di potenziare |a ricerca clinica & precinics e limportanza di effettuare degli screening neonatali per identificars
evantuali patologie e fare diagnosi gid nei primi giomi di vita” sottolinea il Prof. Pier Luigi Canonico, Direttore del Dipartimento di Scienze del Famace, Universita del Piemonts
Crientale "A. Avogadro™ di Novara. “Tra gli impegni che le istituzioni devono garantire <& anche Iindividuazione di centri di eccellenza per malattie specifiche & la collaborazione
tra i decisori politici & ke associazioni pazienti. In tal senso & fondamentale il coordinamento centrale dell'Istituto Superiore di Sanita nellindividuazione dell'epidemiclogia e

dellincidenza di gqueste patologie”.

Un punto di partenza per la ricerca del futuro sono le terapie avanzate note come ATMP. “Le ATMP forniscono ulteron approcei terapeatici che non sostituscono totalmente ke
cure tradizionali, ma posseno affiancare |e classiche terapie di tipe farmacologico” aggiunge il Frof. Canenico. “Foiché molte malattie rare sono su base genedica, 'approceio di

una terapia genetica pofra risultare particolarmente vantaggioso in determinate patologie. In breve, abbiame a disposizione una nuova ama per specifiche patologie™
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Malattie rare, in arrivo nuove
terapie sempre piu specifiche: il
convegno oggi all'lstituto
Superiore di Sanita

di Maria Romana Barraco - 15 Aprile 2015 - Commenta .; Stampa 4 Inwia notizia
18:22

Si & aperto stamattina presso 'Aula Pocchiari delllstituto Superiore di
Sanita 3 Roma il convegno “L'accesso al mercato dei farmaci per le
malattie rare: nuove sfide e priorita per il Sistema Sanitario Nazionale
- 11l EDIZIONE". Un bilancic tra ricerca scientifica e sostenibilita economica
sulle opportunita offerte dal progresso scientifico e sulle sfide future delle
ATMP,

Il settore delle malattie rare rappresenta una reale sfida per il Sistema
Sanitario Nazionale italiano. Le malattie rare sonc un gruppo eterogenec
che raccoglie circa 7mila patologie diverse, zlcune ancora senza nome;
sono interessate, a livello globale, circa 300 milioni di persone, una cifra
pari al'8-10% dellz popolazione mondiale. Affrontare questo spinoso tema
significa dungue trattare un argomento di grande interesse e attualita.

La spesa per i farmaci a designazione orfana

Secondo l'ultimo rapporto di Evaluate Pharma |a crescita della spesa
mondiale per farmaci orfani (quindi non tutti e non solo i farmaci per
malattie rare) sara pari all'11% annuo, superiore 2 quella complessiva per
farmaci. In Italia, la quota di spesa del Servizio Sanitario Nazionale per
farmaci orfani sulla spesa complessiva per farmaci e salita dal 3,5% nel
2002 al 7,2% nel 2007. | farmaci orfani si rivolgono a malattie rare con
assenza di alternative terapeutiche e per un target di popolazione limitato:
il loro costo per paziente in trattamento & mediamente maggiore degli altri
farmaci, ma l'impatto complessivo sulla spesa inferiore per effetto del
minor numere di pazienti in trattamento. Una recente revisione degli studi
di coste-efficacia sui farmaci a designazicne orfana evidenziano un costo
medio per anno di vita corretto per |a qualita (QALY) di circa 40k per QALY
con circa il 50% dei casi al di sotto dei valori soglia stabiliti dal National
Institute for Health and Care Excellence inglese.
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*I farmaci per patologie rare per le quali non esistono afternative terapeutiche
rappresentano naturalmente una priorita per il Servizio Sanitario Nozionale”
dichiara il Prof.Claudio Jommi, Professore della SDA Bocconi. “E importante
che anche in questo ambito wvi sia una corretia valutazione del valore del
farmaci, che tenga conto dell'equilibrio tra valore e costo e della gestione
appropriota delle condizioni di occesso, dalfla diagnosi per ldentificazione dei
pazienti eleggibili al trattamento alla gestione del fondo formod innovativi che
ha riguardato anche tali farmaci. Tutti | paesi comungue sono alle prese con la
ricerca di soluzioni per conciliare Gccesso e risorse”.,

La posizione della societa di farmacologia

“Gli uftimi anni hanno visto Fapprovazione o lMinizio di studi clinici di terapie
innovative per severe patologie rare di origine genetica, basate su strategie
maolecolari, cellulari e geniche” ha sottelineato |a Professoressa Anna Maria
De Luca, Professore Ordinario di Farmacologia presso il Dipartimento di
Farmacia - Scienze Del Farmaco all'Universita di Bari e Componente del
Consiglio Direttive della Societa Italiana di Farmacologia. "Vari gruppr di
farmacologi italiani si occupano di ricerca scientifica su terapie innovative e
farmaci orfoni per malattie rare di origine genetica. La Societa ltaliana di
Farmacologia € particolarmente sensibile alla promozione di questi argomenti,
dalla ricerco di base e pre-clinica agh studi clinic. Tra | prowedimenti necessar!
per il futuro, ritentamo prioritario che vengano destinati incentivi e risorse alla
ricerca e una maggiore sensibilizzazione di tutti gl stakeholders per garantire
l'accesso dei pazienti rari a terapie efficaci e sicure”.
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L'appello alle istituzioni

Il problema delle malattie rare ha una rilevanza tanto sociale quanto clinica
ed & stato affrontato da tutte le agenzie regolatorie per stimolare |a ricerca
per nuove possibilita terapeutiche. "Questo convegno € volto o sottolineare la
necessitd di potenziare la ricerca clinica e preclinica e l'mportanza di effettuare
degli screening neonatali per identificare eventuali patologie e fare diagnosi gia
riei primi giorni di wita” sottolinea il Prof, Pier Luigi Canonico, Direttore del
Dipartimento di Scienze del Farmaco, Universita del Piemonte Orientale “A.
Avogadro” di Novara. “Tra gli impegni che le istituzioni devono garantire C'é
anche lndividuazione di centri di eccellenza per malattie specifiche e lo
collaborazione tra i decisori politici e le associazioni pazienti, In tal senso
fondamentale il coordinamento centrale dellstituto Superiore di Sanita
nellindividuazione dellepidemiologia e dellincidenza di gueste patologie”.

Le ATMP: terapie di un futuro che & gia presente

Un punto di partenza per la ricerca del futuro sono le terapie avanzate
{geniche, cellulari, rigenerazione tissutale) note come ATMP (Prodotti
Medicinali di Terapia Avanzata). "Le ATMP forniscono ulteriori approcci
terapeutici che non sostituiscono totalmente le cure tradizionali, ma possono
affiancare le classiche terapie di tipo farmacologico”™ aggiunge il Prof.
Canonico. "Poiché molte malattie rare sono su base genetica, lMapproccio di una
terapia genetica potra risultare particolarmente vantaggioso in deferminate
patologie. in breve, abbiomo a disposizione una nuova arma per specifiche
patologie”.
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Malattie rare: in arrivo nuove terapie sempre piu

specifiche
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Le malattie rare sono un gruppo eterogenso che raccoglie circa

Tmila patologie diverse, alcune ancora senza nome; sono ! ‘
interessate. a livello globale, circa 300 milioni di persone, una cifra

pari all8-10% della popolazione mondiale. Affrontare ... k

Legqgi la notizia ‘ &
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16 | Malattie rare. Iss: terapie sempre piu
02| specifiche, sostenibili e basate su costo-valore

La quota di spesa del Servizio Sanitario Nazionale per farmaci orfani sulla spesa
complessiva é salita dal 3, 5% del 2002 al 7,2% del 2007. Le ultime stime del
rapporto Evaluate Pharma individuano un frend in crescita a [ivello mondiale nella
Spesa..
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Malattie rare: in arrivo terapie sempre piu specifiche

by Dott.ssa Maria Grimaldi | Apr 16, 2019 | News |

Alllss i farmacologi puntano sulla sostenibilitd e sul rapporto costo-valore.

| FARMACI PER LE MALATTIE RARE - Si & aperto stamattina presso PAula Pocchiari dell'lstituto superiore di sanita, a Roma, il convegne dal titolo
L'accesso al mercato dei farmaci per le malattie rare: nuove sfide e priorita per il Sistema sanitario nazionale [terza edizione).

Il settare delle malattie rare rappresenta una reale sfida per il Sistema sanitario nazionale italiano. Le malattie rare sono un gruppo eteragenso che
raccoglie circa 7mila patologie diverse, alcune ancora senza nome. Sono interessate, a livello globale, circa 300 milioni di persone, una cifra pari all's-
10% della popolazione mondiale. Affrontare questo spinoso tema significa dungue trattare un argomento di grande interesse e attualita.

LA SPESA PER | FARMACI A DESIGNAZIONE ORFAMA - Secondo l'ultimo rapporto di Evaluate Pharma, la crescita della spesa mondiale per farmaci
orfani (quindi non tutti  non solo i farmaci per malattie rare) sara pari all1% annuo, superiore a quella complessiva per farmaci. In [talia 1a quota di
spesa del Servizio sanitario nazionale per farmaci orfani sulla spesa complessiva per farmadi e salita dal 3,5% nel 2002 al 7,2% nel 2007.

| farmaci orfani si rivolgono a malattie rare con assenza di alternative terapeutiche e per un target di popolazione limitato: il loro costo per paziente
in trattamento & mediamente maggiore degli altri farmaci, ma impatto complessivo sulla spesa & inferiore per effetto del minor numero di pazienti
in trattamento. Una recente revisione degli studi di costo-efficacia sui farmaci & designazione orfana evidenzia un costo medio per anno di vita
corretto per la qualitd (QALY) di circa 40k per QALY, con circa il 50% dei casi al di sotto dei valori soglia stabiliti dal National Institute for Health and
Care Excellence inglese.

“| farmaci per patoclogie rare per le quali non esistono alternative terapeutiche rappresentano naturalmente una priorita per il Servizio sanitario
nazionale - dichiara Claudio Jormi, professore della 5D4 Bocconi —. E importante che anche in questo ambito vi sia una corretta valutazione del
valore dei farmaci, che tenga conto dell’equilibrio tra valore e costo e della gestione appropriata delle condizioni di accesso, dalla diagnosi per
lidentificazione dei pazienti eleggibili al rattamento alla gestione del fondo farmacdi innovativi che ha riguardato anche tali farmaci. Tutti | Paesi,
comungue, sona alle prese con la ricerca di soluzioni per conciliare accesso e risorse”.

LA POSIZIOME DELLA SOCIETA DI FARMACOLOGIA - “Gli ultimi anni hanne visto I'approvazione o inizio di studi clinici di terapie innovative per severe
patologie rare di origine genetica, basate su strategie molecolari, cellulari e geniche - ha sottolineato Anna Maria De Luca, professore ordinario di
Farmacologia presso il dipartimento di Farmacia - Scienze del farmaceo alfUniversita di Bari, € componente del consiglio direttivo della Societa italian:
di farmacologia -. Vari gruppi di farmacologi italiani si occupano di ricerca scientifica su terapie innovative e farmaci orfani per malattie rare di
origine genetica. La Societa italiana di farmacologia & particolarmente sensibile alla promozione di questi argomenti, dalla ricerca di base e pre-clinic:
agli studi clinici. Tra | provvedimenti necessari per il futuro riteniamo prioritario che siano destinati incentivi e risorse alla ricerca e una maggiore
sensibilizzazione di tutti gli stakeholders per garantire Faccesso dei pazienti rari a terapie efficaci e sicure”™

L'APPELLO ALLE ISTITUZIONI - Il problema delle malattie rare ha una rilevanza tanto sociale quanto clinica ed & stato affrontato da tutte le

agenzie regolatorie per stimolare la ricerca per nuove possibilita terapeutiche. “Questo convegno € volto a sottolineare la necessita di potenziare la
ricerca clinica e pre-clinica, nonché limportanza di effettuare screening neonatali per identificare eventuali patologie e fare diagnosi gia nei primi
giorni di vita - sottolinea Pier Luigi Canonica, direttore del dipartimento di Scienze del farmaca, Universita del Piemonte Orientale “A. Avogadro” di
Movara -. Tra gli impegni che le istituzioni devono garantire c'& anche lindividuazione di centri di eccellenza per malattie specifiche e la
collaborazione tra i decisori politici e le associazioni pazient. In tal senso & fondamentale il coordinamento centrale delllstituto superiore di sanita
nelfindividuazione dell'epidemiologia e dellincidenza di queste patologie”.

LE ATMP: TERAPIE DI UN FUTURO CHE E GIA PRESENTE - Un punto di partenza per la ricerca del futuro sono le terapie avanzate (geniche, cellulari,
rigenerazione tissutale), note come ATMP (prodotti medicinali di terapia avanzata). “Le ATMP forniscono ulteriori approcci terapeutici, che non
sostituiscono totalmente le cure tradizionali, ma possono affiancare le classiche terapie di tipo farmacologico - aggiunge Canonico -. Poiché molte
malattie rare sono su base genetica, l'approccic di una terapia genetica potra risultare particolarmente vantaggioso in determinate patologie. In

breve, abbiamo a disposizione una nuova arma per specifiche patologie”.
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Accesso al mercato per i farmaci per le
malattie rare: nuove sfide per il Ssn.
Incontro presso I'lss

Sobato 20 Aprile 2019 Redaozione

Malattie rare, formaci orfani e loro accesso al mercato. Come agevolarlo ma anche come sostenere
una spesa che sta crescendo sensibilmente. Sono questo i temi di cui si & parlato presso [Aula
Pocchiari dell'lstifuto Superiore di Sonitd a Roma il comvegno "Loccesso al mercoto dei farmaci per
le malattie rare: nuove sfide e prioritd per il Sistema Sonitario Nazionale - I edizione”.
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“Lincontra di oggi & 13 terza edizione dell’ evento Ecm sull'accesso al mercato perifarmaci delle
malattie rare. — spiega Paola Lanati, Managing Director di 3P Sclufion. “Abbiamo organizzato
questo evento con |a responsabilita scientifica del professor Canonico per affrontare il tema di
questo tipo di farmaci perché la loro presenza & aumentata sensibilmente. Attualmente, in Ema, il
60% dei farmaci di cui vengono presentati dossier registralivi sono quelli per malattie rare e il loro
peso rigpetto alla spesa farmaceutica si prevede che possa raddoppiare nei prossimi 10 anni fino
ad arrivare al 20 per cenfo.”

Sono guesto i temi di cui si & parlato presso I'Aula Pocchiari delllstituto Superiore di Sanita a
Roma il convegno “L'accesso al mercato dei farmaci per le malattie rare: nuove sfide e priorita
per il Sistema Sanitario Mazionale - lll edizione”

Il settore delle malattie rare rappresenta una reale sfida per il Sistema Sanitario Nazicnale italiano.
Le malattie rare gono un gruppo eterogeneo che raccoglie circa Fmila patologie diverse, alcune
ancora senza nome; sono interessate, a livello globale, circa 300 milioni di persone, una cifra pari
all3-10% della popolazione mondiale. Affrontare questo spinoso tema significa dunque frattare un
argomento di grands interesse e attualita.

“E’ wero che I'epidemiclogia € molto bassa per questi tipi di farmaci — prosegue Lanati- ma & anche
vero che abbiamo 2 milioni di malati con malattie rare in lalia e sopratiutte il prezzo di questi
farmaci & sicuramente molio pil elevato, circa 5 volte, rispetto a quello dei farmaci non orfani.”

“Di conseguenza —conclude Lanati- si pone un tema di sostenibilita legati a questi farmaci ma
anche di necessita e di metodo per determinare in modo coerente il prezzo degli stessi e a questo
proposito vale la pena ricordare quantoe presentato dal professor Jommi, un algoritmo scritto da
Michael Drummond e pubblicato da poco che polrebbe rappresentare uno strumento molto ufile per
definire il prezzo di guesti farmaci su base oggettiva”

SPESA PER | FARMACI A DESIGNAZIONE ORFANA - Secondo 'ultimo rapporte di Evaluate
Pharma la crescita della spesa mondiale per farmaci orfani (guindi nen tutfi & non solo i farmaci per
malattie rare) sara pari al'11% annuo, superiore a quella complessiva per farmaci. In Halia, la quota
di spesa del Servizio Sanitaric Mazionale per farmaci orfani sulla spesa complessiva per farmaci &
salita dal 3,5% nel 2002 al 7.2% nel 2007

| farmaci orfani gi rivolgono a malattie rare con assenza di alfernative terapeutiche e per un target di
popolazione limitata: il loro costo per paziente in trattamento & mediaments maggiore degli altri
farmaci, ma l'impatto complessive sulla spesa inferiore per effetio del minor numereo di pazienti in
frattamenfo. Una recente revisione degli studi di costo-efficacia sui farmaci a designazione orfana
evidenziano un coste medio per anno di vita corretto per la qualita (QALY) di circa 40k per QALY
con circa il 50% dei casi al di softo dei valori soglia stabiliti dal Naticnal Insfitute for Health and Care
Excellence inglese.
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“I farmaci per patologie rare per le quali non esistono allernative terapeutiche rappresentano
naturalmente una priorita per il Servizio Sanitario Mazionale™ dichiara il Prof. Claudio Jommi.
professore della SDA Bocconi. E importante che anche in quesio ambito vi sia una corretta
valutazione del valore dei farmaci, che tenga conto dell'equilibrio fra valore e costo e della gestione
appropriata delle condizioni di accesso, dalla diagnosi per lNdentificazione dei pazienti eleggibili al
trattamento alla gestione del fondo farmaci innovativi che ha riguardate anche tali farmaci. Tutti i
paesi comunque sono alle prese con la ricerca di soluzioni per conciliare accesso e rizsarse”.

POSIZIONE DELLA SOCIETA" DI FARMACOLOGIA - “Gli ultimi anni hanno visto 'approvazione o
Finizio di studi clinici di terapie innovative per severe patologie rare di crigine genetica, basate su
strategie molecolari, cellulari & geniche” ha soltolineato la prof.ssa Anna Maria De Luca, Ordinaric
di Farmacologia presso il Dipartimenio di Farmacia - Scienze Del Farmaco allUniversita di Bari e
Compenente del Consiglio Direttive della Societa Ialiana di Farmacologia. “Vari gruppi di
farmacologi italiani =i occupano di ricerca scientifica su terapie innovative e farmaci orfani per
malattie rare di origine genatica. La Societa Italiana di Farmacologia & particolarmente sensibile
alla promozione di questi argomenti. dalla ricerca di base e pre-clinica agli studi clinici. Tra i
provvedimenii necessari per il futuro, riteniamo prioritario che vengano destinati incentivi e risorse
alla ricerca & una maggicre sensibilizzazione di tutti gli stakeholders per garantire 'accesso dei
pazienti rar a terapie efficaci e sicure”.

APPELLO ALLE ISTITUZICNI - Il problema delle malattie rare ha una rilevanza tanto sociale
quanto clinica ed & stato affrontato da tutte le agenzie regolatorie per stimolare |a ricerca per nuove
possibilita terapeutiche. “Questo convegno & volto a sottolineare 12 necessita di potenziare la
ricerca clinica e preclinica e limportanza di effettuare degli screening neonatali per identificare
eventuali patologie e fare diagnosi gia nei primi giorni di vita” sottolinea il prof. Pier Luigi
Canonico, Direttore del Diparfimento di Scienze del Farmaco, Universita del Piemonte Orientale
“A. Avogadro” di Movara. “Tra gli impegni che le istituzioni devono garantire ¢'é anche
lindividuazione di centri di eccellenza per malatfie specifiche e la collaborazione ira i decisori
politici e le associazioni pazienti. In fal senso & fondamentale il coordinamento centrale dell’lstituto
Superiore di Sanita nellindividuazione dellepidemiclogia e dellincidenza di queste patologie™.

ATMP: TERAPIE DI UN FUTURO CHE E GIA PRESENTE - Un punto di partenza per |a ricerca del
futuro 2ono le ferapie avanzate (geniche, cellulari, rigenerazione tissutale) note come ATMP
{Prodotti Medicinali di Terapia Avanzata). “Le ATMP forniscono ulterion approcci terapeutici che non
zoslituiscono totalmente le cure tradizionali, ma possono affiancare le classiche terapie di tipo
farmacologico™ aggiunge Canonico. “Poiché molte malattie rare sono su base genetica, I'approccio
di una terapia genefica potra risultare paricolarmente vantaggiose in determinate patolegie. In
breve, abbiamo a disposizicne una nuova arma per specifiche patologie”.
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3P5olution @3P5olution - &6 h

Analisi dei sistemi di #Frimborso dei #farmaci per le #malattierare in #Europa,
Claudio lommi @sdabocconi evidenzia le differenze nei tempi di accesso dei
#farmaciOrfani da 2/3 mesi della #Germania ai 15 mesi dell'#ltalia

#Roma, @istsupsan
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3PSolution @3PSolution -8 h v
Paola Torreri delinea un primo quadro sulle #malattierare: tra 27 ¢ 36 min di
malati in europa, 250 milioni nel mondo. 5i tratta di #malattie molto eterogensee,
spesso croniche, con esordio variabile e disabilita grawvi

#155
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