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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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OMCEQ, EMTI E TERRITORI 15 Aprile 2019

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

TAG ATTIE RARE, ISTITUTO SUPERIORE DI SANITA, FARMAC] ORFANI, CLAUTHO JOMMI, COSTO DEI FARMAC
50 i-,'.".l.. L

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: 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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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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