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IN TUTTO IL MONDO UN RINASCIMENTO 

DELLA RICERCA FARMACEUTICA 

CON TERAPIE SEMPRE PIU’ PERSONALIZZATE 



Nel 2015 il record storico di nuove molecole  

e di prodotti in sviluppo nel Mondo 

Fonte: FDA, AIFA 

Nuovi farmaci approvati dall’FDA 

16 “first-in-class”                      
con meccanismi di azione nuovi  

rispetto a quelli delle terapie esistenti 

27 con programma fast track             
per facilitarne la registrazione data la loro rilevanza 

Oggi  

7.000 farmaci 

in sviluppo 



Fonte: PhRMA 

L’era della medicina di precisione,  

che interessa l’oncologia più di tutte le aree 



Fonte: ATKearney 

Con la medicina di precisione grandi progressi grazie 

alle sinergie tra Scienza & Tecnologia 

Costo del sequenziamento del genoma umano 
(in dollari) 

Dalla Scienza 
maggiori conoscenze sulle 
caratteristiche genetiche 
degli individui 

Dalla Tecnologia la 

possibilità di tracciarle ed 
elaborare un’enorme massa 
di dati per prevenire le 
malattie,  migliorare le 
diagnosi, trovare terapie più 
efficaci 



IN OTTICA DELLA SOSTENIBILITA’  

FARMACI E VACCINI SONO UN INVESTIMENTO 

PER IL NOSTRO SISTEMA DI WELFARE. 

 

NECESSARI NUOVI PARADIGMI PER LA 

VALUTAZIONE DELLE PRESTAZIONI 



I costi evitati dai farmaci: spesa per le patologie HCV-

indotte in Italia (milioni di euro all’anno) 

 

Stato di malattia Costi diretti Costi indiretti Costi totali 

HCV cronica 126,92 127,86 254,78 

Cirrosi 211,84 340,60 552,45 

Carcinoma 26,37 24,72 51,09 

Trapianti 42,71 5,48 48,19 

Morte - 146,62 146,62 

Totale 407,85  645,30  1.053,14  

La spesa annua in Italia è 1.053 milioni di euro, dei quali 408 per costi diretti sanitari  
 
Gli stati patologici avanzati (ad es. cirrosi, epatocarcinoma) determinano costi elevati,  

in particolare quando sopraggiunge la necessità di intervenire con un trapianto di fegato                   (80 

mila euro circa) 

 

La stima per i costi indiretti è un valore centrale in un range tra 370 e 990 milioni. 

Anche considerandone il limite inferiore, i costi totali ammontano a circa 800 milioni annui  

Fonte: “Costi assorbiti dalle patologie HCV indotte in Italia”, Saverio Mennini 



In oncologia i farmaci rappresentano il 4%  

dei costi sociali complessivi per la patologia 

Fonte: Favo-Censis 

% su spese mediche 

% su totale costi diretti 

Oncologia: Incidenza della spesa per farmaci 

% su totale costi diretti + mancato 
reddito del malato 

% su totale costi totali 

NOTA: 
Costi diretti=spese mediche+assistenza domiciliare+trasporti+altre spese sostenute direttamente 
Costi totali=costi diretti+mancato reddito del malato+mancato reddito del caregiver 



La medicina di precisione: progressi delle cure 

e più efficienza per il SSN, grazie all’uso delle 

tecnologie digitali 

Fonte: ATKearney 



La salute costa, ma la malattia costa di più: 

farmaci e vaccini per l’efficienza del Welfare 

1 euro per la vaccinazione fa risparmiare fino a 24 euro di spesa  
per curare chi si ammala 

Riduce i ricoveri (anche del 65%) e un giorno in ospedale costa 1.000 
€, pari a 4 anni di spesa farmaceutica procapite 

Ogni anno il Welfare in Italia spende più di 1 miliardo per trattare i malati. 
Costi evitabili grazie ai farmaci che li guariscono 

Dai farmaci il 4% dei costi complessivi (spese mediche, assistenza…)             
e importanti benefici economici perché riducono il restante 96% 

Per l’Alzheimer i farmaci determinano l’1,5% della spesa totale. 
Il costo per i caregiver vale il 70% e si riduce grazie ai farmaci 

Prevenzione 

Minore 
ospedalizzazione 

Epatite C 

Oncologia 

Patologie 
neurodegenerative 

Alcuni esempi 

Bisogna adottare un’ottica olistica per misurare il costo totale per la terapia, non 

solo quello delle singole prestazioni 



L’Italia considerata leader nelle strategie innovative per il 

controllo della spesa 



LE BANCHE DATI E I MECCANISMI 

DELLA REAL WORLD EVIDENCE  

NEL ……. REAL WORLD! 



  
Le Banche Dati Sanitarie: uno strumento di RWE per le 

Aziende Farmaceutiche 

Operare attraverso la RWE per: 

 

• Integrare le informazioni disponibili nei trial clinici 

• Ottenere le informazioni su sotto-popolazioni nella reale pratica clinica  

• Avere una visione completa ed identificare i costi “reali” del “treatment 

journey” 

• Valutazione delle possibilità di accesso al mercato 

• Supportare il valore economico del prodotto 

• Ministero 

• AIFA 

• Regioni 

• ASL/AO 

• Clinici 

• Farmacologi 

• Pazienti 

• Aziende Farmaceutiche 

Stakeholders 

http://www.google.it/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&ved=0ahUKEwirjIuH05vQAhUHkZQKHZ8xD2cQjRwIBw&url=http://www.hpocenter.com/article/stakeholders-orientation/&bvm=bv.138169073,d.dGo&psig=AFQjCNFGMb3FBSX40XpBB6ovPUhMX8-F2Q&ust=1478780029758603


  
Gli elementi da considerare nella RWE 

ANALISI DEI COSTI 

 

Per es a livello AO:  

• Costi completi dei ricoveri 

• Evitare tariffari e rimborsi stimati 

QUALI DATI 
 

Raccolta dati reali su singolo paziente in  maniera anonima e univoca 

generati nell’ambito osservato individuando periodo  di osservazione e 

follow up. 

EVENTUALI CRITICITA’ 

• Scarsa numerosità del campione 

(significatività) 

• Periodo di osservazione limitato 

Sospensioni e switch da un farmaco 

all’altro (efficacia) 

• Robustezza del dato 



  
Cosa Richiede la Comunità della Sanità 

RCT  EFFICACIA 
 

 

 

• Numero definito di Pazienti 

• Campione popolazione 

selezionato ed altamente 

omogeneo 

• Valutazione di un farmaco in 

condizioni controllate 

• Monitoraggio intensivo 

• Dati limitati al periodo dello 

studio. 

RWE  EFFICENZA 
 

 

 

• Numero elevato di Pazienti 

• Campione popolazione non selezionato  

• Presenza di soggetti con polipatologie. 

• Durata variabile 

• Compliance non sempre adeguata 

• Fonte continua di dati. 



  
Fonte dei dati per Analisi in RWE 



  
Dalla valutazione dell’efficacia (RCT) vs l’efficienza (RWE)  



La «Real World Evidence» come....... 

 

 
...Risultato dell’associazione dei dati con gli esiti derivanti dalla 

diagnosi e la cura di pazienti eterogenei nel «setting» di cura della 

pratica clinica. 

 

I dati utilizzati sono in sintesi derivati da: 

 

Studi Clinici Randomizzati 

Studi Osservazionali  

Cartelle Cliniche  

Registri AIFA 

Archivi Amministrativi-sanitari 

• Flussi: SDO – Prestazioni – FAROSP –DDF3/File F-T 

Paziente 

 

 



I Database Amministrativi: Fonte di dati per la 

«Governance Sanitaria» 
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Raccolta Sistematica 

delle Risorse Sanitarie 

ASL/AO e uso per 

l’analisi OR  

l’elaborazione Big Data 

Analisi osservazionali 

retrospettive ASL/AO. 

I DB amministrativi 

misurano il consumo 

delle risorse sanitarie. 

• Differenziazione dei farmaci 

 aderenza/rischio 

• Analisi del “Burden of 

disease”  ed attuali PDTA. 

• Costi di gestione di 

specifiche patologie 

• Benefici sui costi di 

gestione 

• Benefici economici e 

clinici sull’uso reale 

• Il “Burden of illness “ e 

utilizzo Ris. Sanitarie 

REGIONALI 
Datawarehouse 

Gli Archivi Informatici 

integrati con dati 

amministrativi “long-

term” come per la 

Lombardia (9 Mio pers) 

e Puglia 

• L’impatto dei farmaci in 

base a criteri di 

appropriatezza 

clinico/economica.  

 

 

 

 

BIG DATA 
Elaborazione 

Database 

Amministrativi 



La RWE e l’analisi dei DB: Opportunità e Sfide  

 

 
Opportunità 

 
• Tempi ridotti 

 

• Sostenibilità Economica 

 

• Campioni più grandi e 

rappresentativi 

 

Sfide 

 
• Necessità di essere 

coscienti delle risorse 

limitate 

 

• Necessità di linkage tra i 

database 

 

• Non tutte le risorse sono 

in grado di rispondere ai 

quesiti di ricerca 

IMS HEALTH, Real World Evidence Solutions 



Studi Osservazionali basati sui Real World Data 

 

Dati di Esposizione: trattamenti e servizi forniti. 

Dati di Outcome: efficacia e sicurezza   

 

 

 

• FARMACOUTILIZZAZIONE 

          Prevalenza, incidenza e durata esposizione  

• PROFILO RISCHIO/BENEFICIO 

    Efficacia e sicurezza; efficacia comparativa 

• COSTO EFFICACIA 

    Tra diverse terapie 
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Possibili Soluzioni per una RWE Italiana? 

 

 Avviare partnership tra pubblico e privato ai fini della creazione di 

Sistemi Reti/Percorsi per favorire, da una parte l’accessibilità del 

farmaco al «letto del paziente» in appropriatezza e dall’altra creare un 

sistema di controllo che permetta la sostenibilità economica 

dell’innovazione a fronte di corrette e misurate azioni di 

disinvestimento – investimento.  

 

Investimenti Europei in Italia in RWE: supportare i SSN al processo di 

organizzazione: modello «Archivio Informatico Integrato» 

 

Accesso ai dati dei registri di monitoraggio AIFA. 

 

Usare le RWE anche per il monitoraggio di indicatori di sistema 

(pazienti trattati con farmaci neoregistrati, monitoraggio degli esiti etc). 

 

Valorizzare nel rimborso e nell’ accesso gli investimenti «sui dati».  



E poi....Dai Database Sanitari ai Previdenziali 

 

 Sempre nell’ottica di avviare partnership tra pubblico e privato altra 

risorsa importante è rappresentata dai «Data Base Previdenziali». 

 

La vera stima del «Burden of Disease» specialmente per le patologie 

croniche può essere rappresentata, nel suo complesso, dall’analisi dei 

costi sanitari e quelli previdenziali.  

 

 

 

 

OSSERVATORIO SULLA CECITA’ IN ITALIA 



Osservatorio sulla Cecità Legale in Italia 

 

 

OBIETTIVI 

L’Osservatorio sulla cecità legale 

si pone l’obiettivo di: 

• collaborare SSN per misurare 

l’impatto della patologia  

• individuare criticità e driver in 

grado di ridurla 

• Portare ad eliminazione dei 

nuovi casi 

CONTESTO 

Blindness Eradication Program 

PROGETTO 

1 Analisi  impatto economico 

per SSN e società derivante 

dalla cecità patologica 

Valutazione dii casi e costi 

derivanti dall’introduzione 

dei farmaci per la cura delle 

maculopatie  

Istituzione di un Osservatorio 

sull’andamento della cecità 

legale al 2020 e stima dei 

driver in grado di abbatterne 

l’incidenza 

2 

3 



   

 

 

 

Osservatorio sulla Cecità Legale in Italia 
«Economic Impact of Macular Edema Diseases in Italy» 



Osservatorio sulla Cecità Legale in Italia 

 

 
 

Cost of Illness 

• Prevalenza/Incidenza  

     patologia in Italia 

• Costo/paziente 

• Prestazioni Assistenziali 

• Prestazioni Previdenziali 

 

Costi Previdenziali 

Stima epidemiologica - revisione sistematica della letteratura 

Oltre 1,3 Mio pazienti con DME, wAMD, BRVO, CRVO in Italia 

Trattamento anti-VEGF 

La media annuale di somministrazioni è pari a 3,9 somm./paziente 

Costi indiretti 

Oltre 7 Mio € in 3 anni per l’indennità di accompagnamento per le Deg. Mac. 



Osservatorio sulla Cecità Legale in Italia 

 

 I Studio volto a quantificare il Burden of Disease integrando i dati 

clinici, amministrativi e previdenziali 

 

 

 

 

 

 

 

 

Monitorare l’andamento dei costi correlando l’impatto degli approcci 

diagnostico-terapeutici alle potenziali riduzioni di spesa per i costi 

indiretti e diretti sanitari (specialistica ed ospedalizzazioni)   

 

Next Step 



  
Conclusioni 

La  RWE  come  forma  innovativa  di  partnership  pubblico-privato a 

supporto del monitoraggio e «Governance» . 

 

Nuove tecnologie come strumenti fondamentali ai fini del raggiungimento 

e del mantenimento degli obiettivi di salute della popolazione; 

   

Sostenibilità  del  sistema  dipendente  dalla  capacità  di  integrare  ed 

organizzare le risorse e le energie individuali di tutti gli attori. 

   

Archivi Informatici dei Dati  Linkage Dati  Studi di RWE 

 

Necessità Integrazione di tutti i Dati....Dal Sanitario, all’Assistenziale al 

Previdenziale: i dati e le informazioni da utilizzarsi per discutere in modo 

diverso e più informato 

 

Valutazione degli Outcome a livello Centrale  Governance SSN 

 



GRAZIE PER L’ATTENZIONE 

Pavia, 24 novembre 2016 

Anna Ponzianelli 

Institutional Affairs Manager & Rome Office Head, Novartis Farma 

Componente Gruppo di lavoro HTA Farmindustria 

 

Congresso Intermedio SISMEC 

«L’evoluzione della ricerca epidemiologica basata sugli archivi sanitari: uno 

sguardo al futuro.» 


