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4 Think-tank per i malati rari

'/‘M Obiettivo é vigilare e incentivare le policy e Pattenzione sulle patologie

/,

DI BARBARA POLISTENA * denze scientifiche: sul centivare lo sviluppo di  adolescenzia-
versante epidemiologico, cli- farmaci orfam, tenendo piena- . (10.19 ap-

uello delle malatfie = nico. economico, oltre che su mente conto delle stide della 5y ¢ 11 f gio-

e ¢ un importante quello det bisogni dei pazien- sostenibilita. . vant adulti 40

banco di prova per 1 fie delle loro faﬂnghe Una p’?“l‘lm gnahsx fatta da 49 anni.
servizi sanitari, sia per gli Sul versante climico le co- C1ea Sanita sui database am- Per quanto concemne la spe-
aspetti morali ed etici che im- noscenze avanzano con conti- Dinistrativi della Regione ., *gyella media annua per
plica il saper far fronte ai biso- mmita, e anche sul versante dei Lombardia ha mostrato come 414t raro esente ammonta a
gui di una fascia di popolazio- bisogni espressi dai pazienti e la prevalenza delle malattie ras
ne fragile e numericamente dalle relative famiglie si osser- € sia pari allo 0’4_6 per cento.
piccola, sia per la sfida che va un volume crescente di imi- Tal.e‘ dato sottostima la vera
porta all’organizzazione assi- ziative promosse sopratiutto entita del fenomero, m}quan’tq
stenziale, chiamata a dare ri- dalle Associazioni dei pazienti soxlw's‘tau m(;lglsx ;1ell analisi
sposte in modo fortemente in- tese a offrire evidenze per “o.C | SO8&ettl che hanno rice-

dividualizzato. comprendere a fondo i cosid- V%to ;lufu;‘onognneégﬁ dejm di-
La necessitd di una mag- ntto all’esenzione dalia parte-

: 9 detti «unmet needs». cipazione alla spesa (ticket
glore ;&‘:pﬁ&i‘gj&g‘g‘; ~ Di contro, le informazioni pg.ie pmsmigmpcfi ass(lstenzz)l di (1“1‘@ euro 3;;}1%{ st avvicina
verso le [malattie rarey quelle nsuh;anp parzialmente meom- gafuté‘ina rela?;lve alle malattie M0 tf} a quelia ¢ ﬁsﬁpa‘,‘zxgzgx

P plete sia sul versante epide-  ¥&7® incluse in un elenco na- 1on rari con almeno 2 cronici-
che per convenzione hanno © . logi he su quell : ! T ta di qualsiasi tipo (euro
una prevalenza non superiore o o0, CAE U quelio eco- zionale. Di contro, non tutti i 4 500 7? astast

5 casi ogni 10mila abitanti DOMICo. Per cohpare tal: ca- soggetti portatori di ma?attxe P002) o
Z otmai v fatto condiviso a FENZE € stato sviluppato Os-  jafe richiedono Iesenziope, % ?ﬁl.ﬁdﬁf C;?gﬁ‘f;?’;;‘g{'
Livello internazionale: il Con. Setvatorio Farmaci orfani  come anche alcune patologie ! i lialia. secondo 1 datt Istaf,

(Ossfor) 1l primo centro studi  rare non sono inserite nelle Ii-  sono olire 13 miliont e quind:

ewro 5.006.26, per una stima a
livello italiano di circa a ewo
1.36 mihiardi. Tale costo rap-
presenterebbe 1'1.2% della
spesa sanitaria pubblica nazio-
nale. Tl costo pro-capite stima-
to sebbene ecceda la quota ca-
pitania media di finanzamento

5 g ” : . . .
nglxo dt Europa mediante e think-tank mferamente dedi- . . o implicano un mmpatto econo-
I emanazione ’dx una Racco- . "1 cettore delle cure per ste ammnistrative pes il dintto pico di gran hinga superiore a
mandazxgne r8 giugno 2009 ey - Ossfor nasce da all esenzione. Infine va consi- quello  dei
ha sollecitato gh Stati mem- RSP . derata I'esistenza di una quota alafi man
: una muziativa congiunta del : . : . maiali ran.
bri a elaborare, e adottare, nel o di patologia non diagnosticata. L \
ORI ! centro di ricerca Crea Sanita o g T - impatto
quadro dei propri sistemi sa- . X Con 1 himiti esposti, estra~ 1 1
fpo TR (Consorzio per la Ricerca S ot o ar un malato
nitart e sociali, piani e strate- . A _ #  polando 1 dati della Regione . il Ser
. . < economica applicata in sani- : . = Taro per il oSt
gie nazionali per le rare. i) e della festata O Lombardia a livello nazionale & ancor. ri-
Quello delle malattie [fare; ?);! Iatti es‘ ’a Ossex“'mmf emerge come in ltalia si sultato m li-
pertanto, & certamente un te- rio Malattieware (Omar) € st opbe yna prevalenza di -
M propone - attraverso la genera- n o fea con que
ma prioritario di salute pub- vione di analisi dati  informa. T 271.000 malati rai. lo di un paziente colpito da tu-
bhchj che deve essere ﬁ“qn» zioni terze sul settore - di fa- Questi  si more o da malattia newrologi-
teggiato attraverso Iassunzio- . . concenirano . all e T
e L - vorire la messa a punto di po- - ca. e allo stesso tempo
ne di decisiom basate su evi- maggrormen- nettamente inferiore a quello

licy innovative, capaci di in- . Lolveta
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medio di un paziente trapian-
tato oppure con mnsufficienza
renale o, anche. con Hiv.
L’andamento lifetime della
spesa per le patologie rare ha
un andamento similare a quel-
lo delle cronicita: la spesa &
pi alta n etd giovanile o co-

munqgue alla diagnosi, tende a
stabilizzarsi in eta adulta
quando la patologia & presu-
mibilmente sotto controllo,
per pol Incrementarsi nuova-
mente dopo 1 65 anni, epoca
n cul, con buona probabilita,
alla patologia si affiancanc al-
tr1 problemi legati all'invec-
chiamento.

In sintesi analist effettuata
produce risultati che per un
verso rassicurano sull impatto
economico complessivo delle
malatiie rare sul Ssn. (sebbene
il costo economico e sociale
delle rare & ben superiore al
costi sostenuti dal Ssn) ma al-
lo stesso tempo sottolineano
come la spesa sia anche di-
pendente dall’esistenza o me-
no di terapie efficact.

Da questo punto di vista &
essenziale 'meentivo alla -
cerca e all’innovazione: relati-
vamente ai farmacy orfani si
nota che il nostro Paese meen-
tiva sigmficativamente il setto-
re, aggimgendo ai vantagg ri-
conosciuti dalla regolamenta-

zione nternazionale, ulterion
benefici quali 'esenzione dal
payback, e un fast track per
I’approvazione.

Non di meno la crist eco-
nomica frena ormai Paccesso
dei farmaci mnovativi ad alto
costo (quali tipicamente quelli
orfant) alla runborsabilita.
Daltra parte va considrato che
i farmaci orfamt per definizio-
ne hanno mercati piccoli e
quindi il ritorno dall’investi-
mento richiede prezzi alty,
senza per questo implicare ne-
cessartamente “sovraprofiti”.

Utilizzando le evidenze di
uno studio condotto qualche
anno fa sul pricing dei farmact
orfant (Messori et al, 2010)
da parte di Aifa, s1 evidenzia
che per un farmaco destinato a
una patologia con una preva-
lenza di oltre 0.5 pazienti per
10.000 abitanti (ovvero piu di
3.000 in Ttalia), il costo annuo
della terapia atteso dal Ssn ¢
di circa 10mila euro, inferiore
sta per costo unitario, che per
impatto finanziarie (30 milio-

ni). a molte altre patologie
croniche: allo stesso tempo

per una patologia ultra-rara

con solo cinque cast sul terrt-

forio nazionale, la disponubilita

a pagare da parte del Ssn ami-

verebbe a cirea euro 2 mulioni

di costo terapia annuo: cifra,

che pud “spaventare”, ma che

paradossalmente lascia 1l pro-

duttore della

terapia m una

condizione di

svantaggio -

spetto a quel-

lo della pri-

ma: sia per-

ché il fattura-

o massimo ottenibile é pari a

circo un terzo del primo, sia

perché probabilmente rmane

insufficiente per garantire il 11-

oo dell mvestimento.
Quindi, malgrado ["agenzia

regolatoria abbia effettiva-

mente valutato correttamente 1

farmact jorfani, legando il

prezzo di rimborso alle di-

mensiomn def loro mercato, an-

cora molto va fatto per ncen-

tivare adeguatamente la ricer-
ca, n particolare nel campo
delle patologie ultra rare.

In cast come quelli det far-
maci orfani, nella valutazione
delle tecnologie prevalgano
largamente le motivazioni di-
stributive (e quindi etiche) sul-
la semplice costo-efficacia,

Per rendere in prospetfiva

ancora appeti-
bile i} mercato
italiano, che
pot  significa
garantire 1'ac-
cesso dei pa-
ziepfi alle -
nOvVazioni,
semnbra quindi essenziale, for-
nire det benchmark che gudi-
no le decisioni dellavtorita re-
golatoria, contemperando in-
novativita, costo-efficacia, di-
mensioni del mercato (e quindi
possibilita di nitorno dagli in-
vestiment) e sostenibilita.
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Spesa media annua pro-capite peralcune malattie croniche e numero di comorbilita (valoriin euro)

B Una patologia cronica ' Due o piu patologie croniche B Media

renale intestinali

Fonte: elaborazione su dati amministrativi Regione Lombardia
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