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VEL, 28/11/2017

 

(AGV) Agenda di martedì 27 novembre (3)

 

(AGV) Agenda di martedì 27 novembre (3) (IL VELINO) Roma, 28 Nov -

 

ROMA (ore 9.30) – Presentazione del 1 Rapporto Annuale OSSFOR "Impatto e governance delle

malattie rare e dei farmaci orfani'. Partecipano, tra gli altri, Beatrice Lorenzin, ministro della Salute;

Mario Melazzini, d.g. Aifa. (Palazzo Wedekind, piazza Colonna).  (red) 20171128T073011
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AGI, 28/11/2017

 

Salute: malattie rare "costano" 1,3 mld l'anno a Ssn =

 

Salute: malattie rare "costano" 1,3 mld l'anno a Ssn =

 (AGI) - Roma, 28 nov. -La spesa sostenuta complessivamente dal

 nostro Servizio sanitario per i malati rari esenti e' di circa

 1,35 miliardi di euro, pari quindi a 1,2 per cento della spesa

 pubblica totale. La spesa per malato raro, in media, non si

 discosta di molto da quella di un cittadino con duemalattie

 croniche. I dati provengono dal 1  Rapporto dell'Osservatorio

 Farmaci Orfani (OSSFOR), presentato oggi a Roma a un pubblico

 di esperti, politici e stakeholder del settore. Secondo quanto

 emerge dal rapporto, il Ssn sostiene una spesa media pro-capite

 annua inclusa nel range di 4.217-5.003 euro, che comprende

 farmaceutica convenzionata e in File F, diagnostica, analisi di

 laboratorio, visite, ricoveri ordinari e diurni.

     Il Rapporto OSSFOR presenta un'analisi dell'impatto

 economico delle malattie rare sul Servizio sanitario e un

 monitoraggio dell'evoluzione delle politiche sanitarie, della

 regolazione e gestione delle malattie rare e delle tecnologie

 per esse sviluppate, in primis i farmaci orfani. Il testo si

 articola in quattro parti: la prima analizza gli aspetti

 regolatori del settore malattie rare e farmaci orfani, la

 seconda parte e' dedicata all'analisi della "domanda", segue

 poi l'analisi dell'offerta in termini di tecnologie messe a

 disposizione ed infine un focus sulla governance del settore.

 In conclusione, un contributo elaborato da EURORDIS che offre

 un punto di vista europeo sul tema dell'accesso alle terapie.

     Il Rapporto, inoltre, fotografa l'epidemiologia delle

 persone con malattie rare, nel nostro Paese. I malati rari

 esenti, in Italia, sono circa lo 0,5 per cento della

 popolazione (il range e' tra il 0,46%-0,53% che equivale a

 circa 270.027-322.763 malati rari), con una prevalenza maggiore

 di donne (0,53%-0,55% per le femmine e 0,39%-0,51% per i

 maschi), un picco nell'eta' adolescenziale (10-19 anni) e un

 altro nellaquinta decade (40-49 anni).

     Dall'analisi di OSSFOR emerge che tra i soggetti portatori

 di malattie rare meritano particolare attenzione per la loro

 complessita' assistenziale e l'impatto finanziario, le

 condizioni ultra rare. Le malattie ultra rare (meno di 1 caso



 su 1.000.0000) che si concentrano maggiormente in eta'

 giovanile, "rappresentano la vera sfida in termini

 organizzativi - come spiega Francesco Macchia, coordinatore

 OSSFOR - perche' ammontano ad una quota compresa tra il 15,9 e

 il 16,5 per cento dell'universo dei pazienti portatori di

 malattie rare, ma sono frazionati in oltre 215 malattie o

 gruppi che accedono all'esenzione". (AGI)

 Pgi

 281309 NOV 17

 NNNN
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NOVC, 28/11/2017

 

SANITA', MALATTIE RARE COSTANO AL SSN 1,2% SPESA PUBBLICA (1)

 

SANITA', MALATTIE RARE COSTANO AL SSN 1,2% SPESA PUBBLICA (1)

 (9Colonne) Roma, 28 nov - La spesa sostenuta complessivamente dal nostro Servizio sanitario

per i malati rari esenti è di circa 1,35 miliardi di euro, pari quindi a 1,2 per cento della spesa

pubblica totale. La spesa per malato raro, in media, non si discosta di molto da quella di un

cittadino con due malattie croniche. I dati provengono dal primo Rapporto dell'Osservatorio

Farmaci Orfani (OSSFOR), presentato oggi a Roma. Secondo quanto emerge dal rapporto, il Ssn

sostiene una spesa media pro-capite annua inclusa nel range di 4.217-5.003 euro, che

comprende farmaceutica convenzionata e in File F, diagnostica, analisi di laboratorio, visite,

ricoveri ordinari e diurni.  Il Rapporto, inoltre, fotografa l'epidemiologia delle persone con malattie

rare, nel nostro Paese. I malati rari esenti, in Italia, sono circa lo 0,5 per cento della popolazione (il

range è tra il 0,46%-0,53% che equivale a circa 270.027-322.763 malati rari), con una prevalenza

maggiore di donne (0,53%-0,55% per le femmine e 0,39%-0,51% per i maschi), un picco nell'età

adolescenziale (10-19 anni) e un altro nella quinta decade (40-49 anni). Dall'analisi emerge che

tra i portatori di malattie rare meritano particolare attenzione per la loro complessità assistenziale

e l'impatto finanziario, le condizioni ultra rare. Le malattie ultra rare (meno di 1 caso su

1.000.0000) che si concentrano maggiormente in età giovanile, "rappresentano la vera sfida in

termini organizzativi - come spiega Francesco Macchia, coordinatore OSSFOR - perché

ammontano ad una quota compresa tra il 15,9 e il 16,5 per cento dell'universo dei pazienti

portatori di malattie rare, ma sono frazionati in oltre 215 malattie o gruppi che accedono

all'esenzione". (PO / SEGUE)

 �281317 NOV 17 �
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NOVC, 28/11/2017

 

SANITA', MALATTIE RARE COSTANO AL SSN 1,2% SPESA PUBBLICA (2)

 

SANITA', MALATTIE RARE COSTANO AL SSN 1,2% SPESA PUBBLICA (2)

 (9Colonne) Roma, 28 nov - Inoltre, la complessità è acuita dal fatto che la variabilità nella

concentrazione dei soggetti tra le diverse ASL appare estremamente rilevante, arrivando ad una

variazione tra quella con prevalenza massima e quella con prevalenza minima dell'ordine del

100% e la variazione tra spesa pro-capite massima e minima è dell'ordine del 220%. L'Italia ha un

numero di farmaci orfani rimborsati secondo solo al Regno Unito come anche il costo annuo di

trattamento medio più basso fra i Paesi considerati. Nel 2017 l'Agenzia Europea per i Medicinali

ha autorizzato, complessivamente, 73 nuovi farmaci di cui 10 con designazione orfana. La spesa

per farmaci orfani sulla spesa farmaceutica pubblica e privata totale è cresciuta in modo

significativo tra il 2015 e il 2016: in termini percentuali passa, infatti, dal 3,9 al 4,6 per cento (5,0 e

5,9 per cento rispettivamente considerando la sola spesa farmaceutica pubblica). Dall'analisi

emerge l'intento da parte delle Istituzioni sia italiane che europee di incoraggiare lo sviluppo e la

produzione dei farmaci orfani.  A livello nazionale, si registra negli ultimi anni una tendenza alla

riduzione della durata del processo: tra autorizzazione EMA e determina di prezzo e rimborso

AIFA, si passa, infatti, da 29 mesi (valore mediano 26) nel triennio 2011/2013 a 13 mesi (valore

mediano 12) nel triennio 2014/2016. 

 (red)

 �281318 NOV 17 �
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ADNK, 28/11/2017

 

MALATTIE RARE: ASSOCIAZIONE, DA TERAPIA GENICA SPERANZE PER 7

PATOLOGIE =

 

      Roma, 28 nov. (AdnKronos Salute) - La terapia genica sta per diventare

 realtà per sette malattie. Ad affermarlo Gfb Onlus, che in una nota

 commenta i risultati sui trattamenti ricevuti da alcuni pazienti in

 Ohio e pubblicati recentemente. Il progetto, tuttora in corso presso

 l'Università di Columbus Ohio, riguardano la Sma (atrofia muscolare

 spinale), la distrofia muscolare di Duchenne e cinque forme diverse di

 distrofia dei cingoli.

       L'équipe, ricorda l'associazione, ha pubblicato uno studio di 2 anni

 eseguito su bambini da 3 a 6 mesi, utilizzando come trattamento la

 terapia genica che consiste nell'introduzione di una copia sana del

 gene affetto in ogni cellula dell'organismo; il gene corretto viene

 inoculato tramite un virus adeno-associato (Aav9), rilasciato

 nell'organismo attraverso una singola iniezione intravenosa.

       Per questo studio sono stati predisposti due gruppi di pazienti: uno

 composto da tre pazienti a cui è associata una dose minore di virus,

 l'altro di 12 pazienti a cui è associata una dose maggiore. Alla data

 di fine studio tutti i bambini sono rimasti in vita; normalmente, la

 sopravvivenza del bambino a questo stadio è intorno all'8%. All'età di

 20 mesi nessun piccolo presentava complicazioni respiratorie. Inoltre,

 dei 12 bimbi che hanno ricevuto la dose maggiore, 11 potevano sedersi

 senza assistenza; 11 potevano deglutire autonomamente e parlare; due,

 addirittura, sono stati in grado di camminare. Alla Columbus si

 avvierà presto un progetto di terapia genica per la distrofia

 muscolare di Duchenne. "Non capita spesso di dire 'salva-vita' -

 commenta Beatrice Vola, presidente del Gfb Onlus - ma ora possiamo

 farlo. Questa è una pietra miliare per la comunità Sma e per la

 terapia genica in generale".

       (Com-Bdc/AdnKronos)

 ISSN 2465 - 1222

 28-NOV-17 13:54

 NNNN
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QBXB, 28/11/2017

 

Malattie rare costano a Ssn l'1,2% della spesa pubblica

 

ZCZC4754/SXB

 XSP34193_SXB_QBXB

 R CRO S0B QBXB

 Malattie rare costano a Ssn l'1,2% della spesa pubblica

 Malati rari sono piu' donne, patologie ultra-rare vera sfida

    (ANSA) - ROMA, 28 NOV - La spesa sostenuta complessivamente

 dal nostro Servizio sanitario per i malati rari esenti e' di

 circa 1,35 miliardi di euro, pari all'1,2 per cento della spesa

 pubblica totale. La spesa per malato raro, in media, non si

 discosta di molto da quella di un cittadino con due malattie

 croniche. E' quanto emerge dal 1/mo Rapporto dell'Osservatorio

 Farmaci Orfani (OSSFOR), presentato oggi a Roma. I dati

 contenuti sono stati ottenuti con lavoro sui database

 amministrativi di Lombardia e Puglia, due regioni popolose e

 rappresentative del Nord e del Sud d'Italia. Secondo quanto

 emerge dal rapporto, il Ssn sostiene una spesa media pro-capite

 annua inclusa nel range di 4.217-5.003 euro.

    Emerge anche un 'profilo' delle persone con malattie rare: i

 malati rari esenti, in Italia, sono circa lo 0,5 per cento della

 popolazione (270.027-322.763 malati rari), con una prevalenza

 maggiore di donne, un picco nell'eta' adolescenziale (10-19 anni)

 e un altro dai 40 ai 49 anni. Le malattie ultra rare (meno di 1

 caso su 1.000.0000) che si concentrano maggiormente in eta'

 giovanile, "rappresentano la vera sfida in termini organizzativi

 - come spiega Francesco Macchia, coordinatore OssFor - perche'

 ammontano ad una quota compresa tra il 15,9 e il 16,5 per cento

 dell'universo dei pazienti con malattie rare, ma sono frazionati

 in oltre 215 malattie o gruppi che accedono all'esenzione". Per

 quanto riguarda i farmaci orfani, l'Italia ha invece ne ha un

 numero di rimborsati secondo solo al Regno Unito, come anche il

 costo annuo di trattamento medio piu' basso fra i Paesi

 considerati. Nel 2017 l'Agenzia Europea per i Medicinali ha

 autorizzato, complessivamente, 73 nuovi farmaci di cui 10 con

 designazione orfana. La spesa per farmaci orfani su quella

 farmaceutica pubblica e privata totale e' cresciuta tra il 2015 e

 il 2016: passa, infatti, dal 3,9 al 4,6 per cento. Nonostante

 questo, l'equilibrio del settore rimane secondo gli esperti



 "fragile". (ANSA).

      Y09-NAN

 28-NOV-17 14:44 NNNN
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ADNK, 28/11/2017

 

MALATTIE RARE: OSSFOR, SSN SPENDE 1,35 MLD EURO, 1,2% TOTALE =

 

 

 con 2 co-morbilita'

       Roma, 28 nov. (AdnKronos Salute) - La spesa sostenuta complessivamente

 dal nostro Servizio sanitario nazionale per i malati rari esenti è di

 circa 1,35 miliardi di euro, pari all'1,2% della spesa pubblica

 totale, con un costo medio pro-capite annuo incluso nel range di

 4.217-5.003 euro. Una spesa che, in media, non si discosta di molto da

 quella di un cittadino con due malattie croniche. E' quanto emerge dal

 1° Rapporto dell'Osservatorio farmaci orfani (Ossfor) presentato oggi

 a Roma: un'analisi dell'impatto economico delle malattie rare sul

 Servizio sanitario e un monitoraggio dell'evoluzione delle politiche

 sanitarie, della regolazione e gestione delle malattie rare e delle

 tecnologie per esse sviluppate, in primis i farmaci orfani.

       "Il mondo del farmaco orfano e della cura delle malattie rare - ha

 sottolineato Francesco Macchia, coordinatore Ossfor, illustrando i

 dati del Rapporto - rappresenta un equilibrio delicatissimo, perché

 proprio la dispersività tipica dei piccoli numeri genera, a livello

 imprenditoriale, dei livelli di rischio molto alto, che rendono questo

 settore fragile in assenza di specifici incentivi e tutele".

       I dati del Rapporto sono stati ottenuti attraverso un lavoro condotto

 sui database amministrativi della Regione Lombardia e della Regione

 Puglia "ma - precisa Ossfor - sono sottostimati, poiché non includono

 i malati rari ai quali non è riconosciuto un codice di esenzione.

 Riguardano i pazienti ai quali è stata riconosciuta l'esenzione dal

 Ssn, per i quali non è considerata l'assistenza residenziale e

 domiciliare per carenza di informazioni. Rimane però escluso

 l'importante onere sostenuto direttamente da pazienti e caregiver". (segue)

       (Red/AdnKronos)

 ISSN 2465 - 1222

 28-NOV-17 15:56

 NNNN
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ADNK, 28/11/2017

 

MALATTIE RARE: OSSFOR, SSN SPENDE 1,35 MLD EURO, 1,2% TOTALE (2) =

 

      (AdnKronos Salute) - L'indagine fotografa l'epidemiologia delle

 persone con malattie rare nel nostro Paese: i malati rari esenti, in

 Italia, sono circa lo 0,5% della popolazione (il range è tra il

 0,46%-0,53% che equivale a circa 270.027-322.763 malati rari), con una

 prevalenza maggiore di donne (0,53%-0,55% per le femmine e 0,39%-0,51%

 per i maschi), un picco nell'età adolescenziale (10-19 anni) e un

 altro nella quinta decade (40-49 anni). Le voci predominanti di costo

 - rileva il Rapporto - sono quelle per l'assistenza farmaceutica

 (oltre il 60% del costo totale) e per i ricoveri (circa il 20% del

 costo totale). Per i maschi si spendono oltre il 60% del totale delle

 risorse; per le femmine, pur essendo un numero maggiore, meno del 40%.

       Dall'analisi emerge che le condizioni ultra rare meritano particolare

 attenzione per la loro complessità assistenziale e l'impatto

 finanziario. Le malattie ultra rare (meno di 1 caso su 1.000.0000) che

 si concentrano maggiormente in età giovanile, ammontano ad una quota

 compresa tra il 15,9 e il 16,5% dell'universo dei pazienti con

 malattie rare, ma sono frazionati in oltre 215 malattie o gruppi che

 accedono all'esenzione. Una epidemiologia che "non è omogenea su tutto

 il territorio - osserva Federico Spandonaro, presidente di Crea Sanità

 - Esistono differenze sia di costo sia di numerosità di questi

 pazienti fra le Asl, che variano anche dal 100 al 200%. Ciò significa

 che in alcune Asl l'onere e il rischio finanziario è molto più alto.

 Riteniamo - sottolinea - che si dovrebbe aprire un dibattito per

 garantire che le risorse siano allocate in modo da avere sempre la

 copertura per le esigenze dei malati rari".

       Per quanto riguarda il numero dei farmaci orfani rimborsati, l'Italia

 è seconda solo al Regno Unito - precisano da Ossfor - Nel 2017 l'Ema

 ha autorizzato, complessivamente, 73 nuovi farmaci di cui 10 con

 designazione orfana. La spesa per farmaci orfani sulla spesa

 farmaceutica pubblica e privata totale è cresciuta in modo

 significativo tra il 2015 e il 2016, passando dal 3,9 al 4,6 % (5,0 e

 5,9 % rispettivamente considerando la sola spesa farmaceutica

 pubblica). (segue)

       (Red/AdnKronos)

 ISSN 2465 - 1222

 28-NOV-17 15:56

 NNNN
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ADNK, 28/11/2017

 

MALATTIE RARE: OSSFOR, SSN SPENDE 1,35 MLD EURO, 1,2% TOTALE (3) =

 

      (AdnKronos Salute) - Malgrado negli ultimi anni si osservi un

 crescente interesse industriale per il settore, l'equilibrio rimane

 comunque 'fragile', perché "da un punto di vista industriale -

 sostiene Spandonaro - anche a fronte di variazioni di prezzo/costo di

 trattamento enormi, paradossalmente le tecnologie per patologie

 ultra-rare possono rimanere lontane da livelli di profittabilità di

 molte tecnologie comuni e anche di quelle per patologie rare ma con

 numeri rilevanti di pazienti".

       Un sistema in espansione per volume e per spesa, "ma che rappresenta

 ancora una parte piccolissima della spesa sanitaria complessiva e che

 ha bisogno di incentivi e sostegni, e di un contesto normativo e

 legislativo stabile", aggiunge Macchia, che ricorda comunque come

 elementi positivi stiano emergendo per quanto concerne l'aspetto

 regolatorio, con l'intento da parte delle istituzioni sia italiane che

 europee "di incoraggiare lo sviluppo e la produzione dei farmaci

 orfani, al fine di dare risposta ad una serie di bisogni di salute non

 ancora soddisfatti".

       Anche il processo di accesso al mercato dei farmaci orfani migliora, e

 a livello nazionale si registra negli ultimi anni una tendenza alla

 riduzione della durata dei tempi: tra autorizzazione Ema e determina

 di prezzo e rimborso Aifa, si passa da 29 mesi (valore mediano 26) nel

 triennio 2011/2013 a 13 mesi (valore mediano 12) nel triennio

 2014/2016. "Le tempistiche di accesso migliorano - osserva Ossfor -

 sebbene i processi di market access ancora richiedano tempi

 significativi". Per monitorare questo aspetto, l'Osservatorio farmaci

 orfani ha costruito una propria banca dati, che verrà aggiornata

 annualmente.

       (Red/AdnKronos)

 ISSN 2465 - 1222

 28-NOV-17 15:56

 NNNN
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DRS, 28/11/2017

 

SANITA'. OSSFOR: MALATTIE RARE COSTANO 1,2% DELLA SPESA PUBBLICA

 

 

 (DIRE) Roma, 28 nov. - La spesa sostenuta complessivamente dal

 nostro Servizio sanitario per i malati rari esenti e' di circa

 1,35 miliardi di euro, pari quindi a 1,2 per cento della spesa

 pubblica totale. La spesa per malato raro, in media, non si

 discosta di molto da quella di un cittadino con due malattie

 croniche. I dati provengono dal 1° Rapporto dell'Osservatorio

 Farmaci Orfani (OSSFOR), presentato oggi a Roma a un pubblico di

 esperti, politici e stakeholder del settore.

    Secondo quanto emerge dal rapporto, il Ssn sostiene una spesa

 media pro-capite annua inclusa nel range di 4.217-5.003 euro, che

 comprende farmaceutica convenzionata e in File F, diagnostica,

 analisi di laboratorio, visite, ricoveri ordinari e diurni.

    Il Rapporto OSSFOR presenta un'analisi dell'impatto economico

 delle malattie rare sul Servizio sanitario e un monitoraggio

 dell'evoluzione delle politiche sanitarie, della regolazione e

 gestione delle malattie rare e delle tecnologie per esse

 sviluppate, in primis i farmaci orfani. Il testo si articola in

 quattro parti: la prima analizza gli aspetti regolatori del

 settore malattie rare e farmaci orfani, la seconda parte e'

 dedicata all'analisi della "domanda", segue poi l'analisi

 dell'offerta in termini di tecnologie messe a disposizione ed

 infine un focus sulla governance del settore. In conclusione, un

 contributo elaborato da EURORDIS che offre un punto di vista

 europeo sul tema dell'accesso alle terapie.(SEGUE)

   (Com/Pic/Dire)

 16:00 28-11-17

 NNNN
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DRS, 28/11/2017

 

SANITA'. OSSFOR: MALATTIE RARE COSTANO 1,2% DELLA SPESA PUBBLICA

-2-

 

 

 (DIRE) Roma, 28 nov. - Il Rapporto, inoltre, fotografa

 l'epidemiologia delle persone con malattie rare, nel nostro

 Paese. I malati rari esenti, in Italia, sono circa lo 0,5 per

 cento della popolazione (il range e' tra il 0,46%-0,53% che

 equivale a circa 270.027-322.763 malati rari), con una prevalenza

 maggiore di donne (0,53%-0,55% per le femmine e 0,39%-0,51% per i

 maschi), un picco nell'eta' adolescenziale (10-19 anni) e un

 altro nella quinta decade (40-49 anni).

    I dati contenuti nel Rapporto sono stati ottenuti grazie a un

 lavoro condotto sui database amministrativi della Regione

 Lombardia e della Regione Puglia, due regioni popolose e

 rappresentative del Nord e del Sud d'Italia. Il dati riportati

 nel testo sono sottostimati in quanto non includono i malati rari

 ai quali non e' riconosciuto un codice di esenzione. Allo stesso

 modo, escludono quelli non esenti, ad esempio perche' possiedono

 una esenzione "piu' forte" come quella per reddito, o abbiano

 deciso di non chiederla. I dati, quindi, riguardano i pazienti ai

 quali e' stata riconosciuta l'esenzione dal Ssn, per i quali non

 e' considerata l'assistenza residenziale e domiciliare per

 carenza di informazioni. Rimane pero' escluso l'importante onere

 sostenuto direttamente da pazienti e caregiver.(SEGUE)

   (Com/Pic/Dire)

 16:00 28-11-17

 NNNN
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DRS, 28/11/2017

 

SANITA'. OSSFOR: MALATTIE RARE COSTANO 1,2% DELLA SPESA PUBBLICA

-3-

 

 

 (DIRE) Roma, 28 nov. - Dall'analisi di OSSFOR emerge che tra i

 soggetti portatori di malattie rare meritano particolare

 attenzione per la loro complessita' assistenziale e l'impatto

 finanziario, le condizioni ultra rare.

    Le malattie ultra rare (meno di 1 caso su 1.000.0000) che si

 concentrano maggiormente in eta' giovanile, "rappresentano la

 vera sfida in termini organizzativi - come spiega Francesco

 Macchia, coordinatore OSSFOR - perche' ammontano ad una quota

 compresa tra il 15,9 e il 16,5 per cento dell'universo dei

 pazienti portatori di malattie rare, ma sono frazionati in oltre

 215 malattie o gruppi che accedono all'esenzione".

    Inoltre, la complessita' e' acuita dal fatto che la

 variabilita' nella concentrazione dei soggetti tra le diverse ASL

 appare estremamente rilevante, arrivando ad una variazione tra

 quella con prevalenza massima e quella con prevalenza minima

 dell'ordine del 100% e la variazione tra spesa pro-capite massima

 e minima e' dell'ordine del 220%.

    "Si devono trovare delle soluzioni organizzative e finanziarie

 che consentano di non escludere dai percorsi e dalle speranze di

 cura questi pazienti 'marginali', come li definisce il Comitato

 Nazionale per la Bioetica: -  e' questo uno degli obiettivi

 prioritari dell'Osservatorio Farmaci Orfani", conclude Francesco

 Macchia.(SEGUE)

   (Com/Pic/Dire)

 16:00 28-11-17

 NNNN
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DRS, 28/11/2017

 

SANITA'. OSSFOR: MALATTIE RARE COSTANO 1,2% DELLA SPESA PUBBLICA

-4-

 

 

 (DIRE) Roma, 28 nov. - E ancora:

 FARMACI ORFANI, UN SETTORE IN ESPANSIONE - L'Italia ha un numero

 di farmaci orfani rimborsati secondo solo al Regno Unito come

 anche il costo annuo di trattamento medio piu' basso fra i Paesi

 considerati. Nel 2017 l'Agenzia Europea per i Medicinali ha

 autorizzato, complessivamente, 73 nuovi farmaci di cui 10 con

 designazione orfana. La spesa per farmaci orfani sulla spesa

 farmaceutica pubblica e privata totale e' cresciuta in modo

 significativo tra il 2015 e il 2016: in termini percentuali

 passa, infatti, dal 3,9 al 4,6 per cento (5,0 e 5,9 per cento

 rispettivamente considerando la sola spesa farmaceutica pubblica).

    "La crescita della spesa per i farmaci orfani e' da

 considerarsi un elemento positivo - commenta Francesco Macchia -

 a fronte di un incremento delle opportunita' terapeutiche per i

 pazienti, i pazienti trovano maggiori risposte ai loro bisogni e

 le aziende, nonostante le difficolta' connesse ai 'piccoli

 numeri' sembra investano in questo settore".(SEGUE)

   (Com/Pic/Dire)
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 (DIRE) Roma, 28 nov. - Anche per quanto concerne l'aspetto

 regolatorio, ci sono elementi positivi: dall'analisi OSSFOR

 emerge l'intento da parte delle Istituzioni sia italiane che

 europee di incoraggiare lo sviluppo e la produzione dei farmaci

 orfani, al fine di dare risposta ad una serie di bisogni di

 salute non ancora soddisfatti. In Italia, in particolare la legge

 n. 95/2012 prima e la legge n. 189/2012 poi, hanno contribuito ad

 incoraggiare lo sviluppo e la produzione dei farmaci orfani con

 la concessione agli sponsor della possibilita' di presentare

 domanda di prezzo/rimborso ancor prima del rilascio, da parte

 della Commissione Europea, dell'autorizzazione all'immissione in

 commercio. Anche il processo di accesso al mercato dei farmaci

 orfani migliora. 

    A livello nazionale, si registra negli ultimi anni una

 tendenza alla riduzione della durata del processo: tra

 autorizzazione EMA e determina di prezzo e rimborso AIFA, si

 passa, infatti, da 29 mesi (valore mediano 26) nel triennio

 2011/2013 a 13 mesi (valore mediano 12) nel triennio 2014/2016.

 Le tempistiche di accesso migliorano, quindi, sebbene i processi

 di market access ancora richiedano tempi significativi. Per

 monitorare la questione, OSSFOR ha effettuato una analisi

 approfondita dei processi di market access, a livello

 internazionale e nazionale, costruendo una propria banca dati,

 che verra' aggiornata annualmente.(SEGUE)

   (Com/Pic/Dire)
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 (DIRE) Roma, 28 nov. - E ancora:

 UN SISTEMA IN CRESCITA MA ANCORA FRAGILE - Malgrado negli ultimi

 anni si osservi un crescente interesse industriale per il

 settore, spiegabile con i numerosi incentivi messi in campo a

 livello sia internazionale che nazionale, l'equilibrio del

 settore rimane "fragile".

    "Tale fragilita' - ha dichiarato Federico Spandonaro

 Presidente di C.R.E.A. Sanita' - e', in primo luogo, spiegata

 dalla fortissima difformita' delle prevalenze, che sono davvero

 minime per alcune patologie, cosa che implica e spiega

 scostamenti rilevanti dal principio di efficienza. In secondo

 luogo, - prosegue Spandonaro - rimane fragile perche' da un punto

 di vista industriale, anche a fronte di variazioni di

 prezzo/costo di trattamento enormi, paradossalmente le tecnologie

 per patologie ultra-rare possono rimanere lontane da livelli di

 profittabilita' di molte tecnologie comuni e anche di quelle per

 patologie rare ma con numeri rilevanti di pazienti."

    In conclusione, il Rapporto OSSFOR sottolinea che la vera

 peculiarita' delle malattie rare e dei farmaci orfani, in termini

 di politiche sanitarie, rimane la concentrazione di risorse molto

 elevate su gruppi molto piccoli di popolazione, che puo'

 provocare, e di fatto provoca, reazioni tendenzialmente

 contrastanti. La scelta della presa in carico di questi pazienti

 diventa etica, prima ancora che economica.

    Un'indicazione  autorevole in questo senso arriva dal Comitato

 Nazionale per la Bioetica del 25 novembre 2011 "…il criterio di

 efficienza quale quello basato sul costo/efficacia degli

 interventi, pur garantendo un'efficace distribuzione delle

 risorse in vista dell'acquisto della maggior quantita' possibile

 di salute pubblica, non promette di garantire sufficientemente i

 diritti individuali e i bisogni dei pazienti 'marginali', sara'

 necessario individuare strumenti di policy, aggiuntivi o

 alternativi, in grado di soddisfarli. L'obiettivo (ideale)

 primario da raggiungere deve essere, infatti, il miglioramento

 delle condizioni e della qualita' di vita di ogni paziente, senza



 discriminazioni basate sulla natura della malattia o sui costi

 della terapia".

   (Com/Pic/Dire)

 16:00 28-11-17

 NNNN

 



 

 

QUOTIDIANI 



.

1

Data

Pagina

Foglio

29-11-2017
12

C
o
d
ic

e
 a

b
b
o
n
a
m

e
n
to

:
1
2
0
7
3
6

Quotidiano

Pag. 3



.

1

Data

Pagina

Foglio

29-11-2017
33

C
o
d
ic

e
 a

b
b
o
n
a
m

e
n
to

:
1
2
0
7
3
6

Quotidiano

Pag. 2



1 / 2

Data

Pagina

Foglio

30-11-2017
46

C
o
d
ic

e
 a

b
b
o
n
a
m

e
n
to

:
1
2
0
7
3
6

Quotidiano

Pag. 2



 

 

ONLINE 

 



.

1

Data

Pagina

Foglio

30-11-2017
1

C
o
d
ic

e
 a

b
b
o
n
a
m

e
n
to

:
1
2
0
7
3
6

Quotidiano

Pag. 4



1 / 3

    SANITA24.ILSOLE24ORE.COM
Data

Pagina

Foglio

28-11-2017

C
o
d
ic

e
 a

b
b
o
n
a
m

e
n
to

:
1
2
0
7
3
6

Pag. 5



2 / 3

    SANITA24.ILSOLE24ORE.COM
Data

Pagina

Foglio

28-11-2017

C
o
d
ic

e
 a

b
b
o
n
a
m

e
n
to

:
1
2
0
7
3
6

Pag. 6



3 / 3

    SANITA24.ILSOLE24ORE.COM
Data

Pagina

Foglio

28-11-2017

C
o
d
ic

e
 a

b
b
o
n
a
m

e
n
to

:
1
2
0
7
3
6

Pag. 7



1 / 2

    HEALTHDESK.IT (WEB)
Data

Pagina

Foglio

28-11-2017

C
o
d
ic

e
 a

b
b
o
n
a
m

e
n
to

:
1
2
0
7
3
6

Pag. 8



2 / 2

    HEALTHDESK.IT (WEB)
Data

Pagina

Foglio

28-11-2017

C
o
d
ic

e
 a

b
b
o
n
a
m

e
n
to

:
1
2
0
7
3
6

Pag. 9



Meteo Abbonati Libri FondazioneLogin

I  V I D E O

Malattie rare: Ossfor, Ssn
spende 1,35 mld euro, 1,2%
totale
 

Tumori: medici umani
premiati nel nome di
Veronesi, 4 su 5 sono donne
 

Sanità: anziani maltrattati,
Codacons chiede più
controlli
 

I L  G I O R N A L E  D I  O G G I

Sfoglia Abbonati

Sfoglia l'archivio
dal 1945

Processo morte Loris, udienza
appello per Veronica Panarello:
parla avvocato Villardita

sei in  »  Salute

28/11/2017 - 17:00

Malattie rare: Ossfor, Ssn spende 1,35 mld euro,
1,2% totale

Il Rapporto, il malato raro esente costa come un malato cronico con 2 co-morbilità

Roma, 28 nov. (AdnKronos Salute) - La spesa sostenuta complessivamente dal nostro Servizio

sanitario nazionale per i malati rari esenti è di circa 1,35 miliardi di euro, pari all'1,2% della spesa

pubblica totale, con un costo medio pro-capite annuo incluso nel range di 4.217-5.003 euro. Una

spesa che, in media, non si discosta di molto da quella di un cittadino con due malattie croniche. E'

quanto emerge dal 1° Rapporto dell’Osservatorio farmaci orfani (Ossfor) presentato oggi a Roma:

un’analisi dell’impatto economico delle malattie rare sul Servizio sanitario e un monitoraggio

dell’evoluzione delle politiche sanitarie, della regolazione e gestione delle malattie rare e delle

tecnologie per esse sviluppate, in primis i farmaci orfani.

"Il mondo del farmaco orfano e della cura delle malattie rare - ha sottolineato Francesco Macchia,

coordinatore Ossfor, illustrando i dati del Rapporto - rappresenta un equilibrio delicatissimo,

perché proprio la dispersività tipica dei piccoli numeri genera, a livello imprenditoriale, dei livelli

di rischio molto alto, che rendono questo settore fragile in assenza di speci ci incentivi e tutele".

I dati del Rapporto sono stati ottenuti attraverso un lavoro condotto sui database amministrativi

della Regione Lombardia e della Regione Puglia "ma - precisa Ossfor - sono sottostimati, poiché

non includono i malati rari ai quali non è riconosciuto un codice di esenzione. Riguardano i

pazienti ai quali è stata riconosciuta l’esenzione dal Ssn, per i quali non è considerata l’assistenza
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residenziale e domiciliare per carenza di informazioni. Rimane però escluso l’importante onere

sostenuto direttamente da pazienti e caregiver".

L'indagine fotografa l'epidemiologia delle persone con malattie rare nel nostro Paese: i malati rari

esenti, in Italia, sono circa lo 0,5% della popolazione (il range è tra il 0,46%-0,53% che equivale a

circa 270.027-322.763 malati rari), con una prevalenza maggiore di donne (0,53%-0,55% per le

femmine e 0,39%-0,51% per i maschi), un picco nell’età adolescenziale (10-19 anni) e un altro

nella quinta decade (40-49 anni). Le voci predominanti di costo - rileva il Rapporto - sono quelle

per l’assistenza farmaceutica (oltre il 60% del costo totale) e per i ricoveri (circa il 20% del costo

totale). Per i maschi si spendono oltre il 60% del totale delle risorse; per le femmine, pur essendo

un numero maggiore, meno del 40%.

Dall'analisi emerge che le condizioni ultra rare meritano particolare attenzione per la loro

complessità assistenziale e l’impatto  nanziario. Le malattie ultra rare (meno di 1 caso su

1.000.0000) che si concentrano maggiormente in età giovanile, ammontano ad una quota

compresa tra il 15,9 e il 16,5% dell’universo dei pazienti con malattie rare, ma sono frazionati in

oltre 215 malattie o gruppi che accedono all’esenzione. Una epidemiologia che "non è omogenea su

tutto il territorio - osserva Federico Spandonaro, presidente di Crea Sanità - Esistono di erenze

sia di costo sia di numerosità di questi pazienti fra le Asl, che variano anche dal 100 al 200%. Ciò

signi ca che in alcune Asl l'onere e il rischio  nanziario è molto più alto. Riteniamo - sottolinea -

che si dovrebbe aprire un dibattito per garantire che le risorse siano allocate in modo da avere

sempre la copertura per le esigenze dei malati rari".

Per quanto riguarda il numero dei farmaci orfani rimborsati, l'Italia è seconda solo al Regno Unito

- precisano da Ossfor - Nel 2017 l’Ema ha autorizzato, complessivamente, 73 nuovi farmaci di cui

10 con designazione orfana. La spesa per farmaci orfani sulla spesa farmaceutica pubblica e privata

totale è cresciuta in modo signi cativo tra il 2015 e il 2016, passando dal 3,9 al 4,6 % (5,0 e 5,9 %

rispettivamente considerando la sola spesa farmaceutica pubblica).

Malgrado negli ultimi anni si osservi un crescente interesse industriale per il settore, l’equilibrio

rimane comunque 'fragile', perché "da un punto di vista industriale - sostiene Spandonaro - anche

a fronte di variazioni di prezzo/costo di trattamento enormi, paradossalmente le tecnologie per

patologie ultra-rare possono rimanere lontane da livelli di pro ttabilità di molte tecnologie

comuni e anche di quelle per patologie rare ma con numeri rilevanti di pazienti".

Un sistema in espansione per volume e per spesa, "ma che rappresenta ancora una parte

piccolissima della spesa sanitaria complessiva e che ha bisogno di incentivi e sostegni, e di un

contesto normativo e legislativo stabile", aggiunge Macchia, che ricorda comunque come

elementi positivi stiano emergendo per quanto concerne l’aspetto regolatorio, con l'intento da

parte delle istituzioni sia italiane che europee "di incoraggiare lo sviluppo e la produzione dei

farmaci orfani, al  ne di dare risposta ad una serie di bisogni di salute non ancora soddisfatti".

Anche il processo di accesso al mercato dei farmaci orfani migliora, e a livello nazionale si registra

negli ultimi anni una tendenza alla riduzione della durata dei tempi: tra autorizzazione Ema e

determina di prezzo e rimborso Aifa, si passa da 29 mesi (valore mediano 26) nel triennio 2011/2013

a 13 mesi (valore mediano 12) nel triennio 2014/2016. "Le tempistiche di accesso migliorano -

osserva Ossfor - sebbene i processi di market access ancora richiedano tempi signi cativi". Per

monitorare questo aspetto, l'Osservatorio farmaci orfani ha costruito una propria banca dati, che

verrà aggiornata annualmente.
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V I D E O F O T O

      

28 novembre 2017

Sanità e Politica

Farmaci orfani, spesa in aumento e attese
più brevi
Presentato oggi a Roma il primo rapporto annuale di Ossfor, il centro studi nato
dalla collaborazione tra il consorzio Crea Sanità dell'Università di Tor vergata e
l'Osservatorio malattie rare (Omar)

di Marcello Longo

La spesa per i farmaci dedicati alle malattie
rare è in crescita nel nostro Paese, mentre i
tempi per l’accesso al mercato si stanno
riducendo. L’assistenza farmaceutica vale
quasi due terzi dei costi sostenuti dal Servizio
sanitario nazionale (Ssn) per ogni paziente, ma
in Italia il costo delle terapie è tra i più bassi in
Europa. E ancora: considerando anche le altre
voci di spesa, la sanità italiana impegna l’1,2%

delle risorse per assistere i malati rari, cioè 1,35 miliardi di euro all’anno. Sono questi alcuni
dei dati principali contenuti nel primo rapporto annuale presentato oggi a Roma
dall’Osservatorio farmaci orfani (Ossfor), il centro studi nato dalla singergia tra il consorzio
Crea Sanità dell’Università di Tor Vergata e l’Osservatorio malattie rare (Omar).

Spesa per i farmaci orfani

Fra il 2015 e il 2016 la spesa per i farmaci orfani in Italia – secondo i dati raccolti da Ossfor,
relativi a 74 farmaci su 86 presenti sul mercato – è aumentata di 224 milioni di euro,
registrando balzo in avanti del 22 per cento. Con un incremento inferiore, ma sempre a
doppia cifra (+16%), sono cresciute anche le quantità vendute, misurate in unità minime
frazionabili (Umf): da 22,4 milioni nel 2015 a 25,8 milioni nel 2016. Secondo Francesco
Macchia, coordinatore di Ossfor, la crescita della spesa per i farmaci orfani va considerata
come un fatto positivo: “Significa che a fronte di un incremento delle opportunità
terapeutiche per i pazienti, i pazienti trovano maggiori risposte ai loro bisogni. E le aziende,
nonostante le difficoltà connesse ai ‘piccoli numeri’, sembra investano in questo settore”.

Pur rappresentando una piccola parte, anche il peso della spesa per i farmaci orfani sul totale
della spesa farmaceutica (pubblica e privata) è cresciuto nel biennio considerato, passando
dal 3,9 al 4,6 per cento. Considerato solo la parte pubblica, l’incidenza è cresciuta dal 5% al
5,9%, quasi un punto percentuale in più. Secondo la letteratura più recente, passata in
rassegna dal report Ossfor, in Italia il costo annuo di trattamento con farmaci orfani –
confrontato con quello di Paesi del calibro di Francia, Germania e Regno Unito – è tra i più
bassi in Europa.

I tempi di attesa

Al segno “più” dei trend di spesa si contrappone il segno “meno” che accompagna la durata
dei processi regolatori per l’arrivo dei farmaci sul mercato. Il rapporto Ossfor segnala, infatti,
tempi più brevi rispetto al passato. Nel triennio 2011-2013 passavano in media 29 mesi tra
l’autorizzazione dell’Agenzia europea dei medicinali (Ema) e la determina di prezzo e
rimborso dell’Aifa. Un tempo che si è ridotto a 13 mesi tra il 2014 e il 2016.
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Un mercato fragile

Anche se l’accesso al mercato migliora e in questi anni si è cercato di incentivare (a livello
nazionale ed europeo) lo sviluppo di farmaci orfani, resta la sensazione di un fragile equilibrio
del settore. Le ragioni risiedono nelle peculiarità di un campo di ricerca in cui serve una
grande concentrazione di risorse per rispondere ai bisogni di salute di piccoli, a volte
piccolissimi, gruppi di popolazione. “La fortissima difformità delle prevalenze, che sono
davvero minime per alcune patologie, implica scostamenti rilevanti dal principio di
efficienza”, commenta Federico Spandonaro, presidente di Crea Sanità. “Da un punto di vista
industriale – spiega l’economista – anche a fronte di variazioni di prezzo/costo di
trattamento enormi, paradossalmente le tecnologie per patologie ultra-rare possono
rimanere lontane da livelli di profittabilità di molte tecnologie comuni e anche di quelle per
patologie rare ma con numeri rilevanti di pazienti”.

I numeri delle malattie rare

Il rapporto Ossfor offre anche una fotografia aggiornata sui numeri principali delle malattie
rare in Italia, sia in termini epidemiologici che di costi assistenziali. I dati derivano da un
lavoro condotto sui database amministrativi di Puglia e Lombardia e riguardano infatti i
malati a cui è riconosciuto un codice di esenzione. Per questa ragione, gli autori del report
avvertono che si tratta di dati sottostimati.

I malati rari esenti in Italia sono circa lo 0,5% della popolazione (il range è tra il 0,46%-0,53%
che equivale a circa 270.027-322.763 malati rari), con una prevalenza maggiore di
donne (0,53%-0,55% per le femmine e 0,39%-0,51% per i maschi), un picco nell’età
adolescenziale (10-19 anni) e un altro nella fascia 40-49 anni. Le malattie ultra rare (meno di
un caso su un milione) si concentrano maggiormente in età giovanile e rappresentano una
quota compresa tra il 15,9% e il 16,5% dei pazienti portatori di malattie rare.

Per quanto riguarda i costi, il Ssn sostiene una spesa media pro-capite annua che oscilla tra i
quattro e i cinquemila euro. Un totale che comprende farmaceutica convenzionata e in File F,
diagnostica, analisi di laboratorio, visite, ricoveri ordinari e diurni. Ma non contempla
l’assistenza domiciliare né (ovviamente) i costi sostenuti direttamente da pazienti e caregiver.
La spesa per un malato raro con esenzione, spiegano da Ossfor, non si discosta tanto da
quella per un paziente con due malattie croniche.

IL RAPPORTO

TI POTREBBE INTERESSARE ANCHE...

FOLLOW US     

(Mario Melazzini e Luca Pani, presidente e dg Aifa)

Cerca un Farmaco 
su Pharmawizard

Inserisci nome farmaco...  Cerca

Global Blood Testing Market 2017-2021 –
Thriving Demand for...
Elsevier and WiserCare Team up to Offer
Patients Personalized...
Global Depression Market and Competitive
Landscape Report...

FOTO

AboutPharma
Digital Awards 2017

Vincitori
AboutPharma
Digital Awards 2016

Dispositivi Medici e
Supply Chain
Milano 26
novembre…

VIDEO

Non solo
UPneumoDATE
2017: le
videointerviste

Cosmofarma 2017

XXI Congresso
nazionale
Associazione Medici
Diabetologi (Amd)...

MOST POPULAR

Sorry. No data so far.

TAGS: Crea Sanità - Farmaci Orfani - Malattie Rare - Omar - Ossfor

Salva ShareShare 27 Like Share Sign Up to see what your
friends like.

Malattie rare,

l’eccellenza italiana al

top in Europa. Ma sul

territorio troppe

disparità

Malattie autoimmuni del

fegato: quattro patologie

rare, ma solo una è

riconosciuta

Malattie rare,

aumentano i farmaci

orfani ma ancora troppi

anni per arrivare alla

diagnosi

Malattie rare, assistenza

a macchia di leopardo:

ancora forti disparità fra

Regioni

WORLD NEWS







2 / 2

Data

Pagina

Foglio

28-11-2017

C
o
d
ic

e
 a

b
b
o
n
a
m

e
n
to

:
1
2
0
7
3
6

Pag. 13



1 / 2

Data

Pagina

Foglio

29-11-2017

C
o
d
ic

e
 a

b
b
o
n
a
m

e
n
to

:
1
2
0
7
3
6

Pag. 14



2 / 2

Data

Pagina

Foglio

29-11-2017

C
o
d
ic

e
 a

b
b
o
n
a
m

e
n
to

:
1
2
0
7
3
6

Pag. 15



.

1

Data

Pagina

Foglio

03-12-2017
21

C
o
d
ic

e
 a

b
b
o
n
a
m

e
n
to

:
1
2
0
7
3
6

Quotidiano

Pag. 16







Login

Malattie rare costano a Ssn l'1,2% della
spesa pubblica

28/11/2017 15:09:00

La spesa sostenuta complessivamente dal
nostro Servizio sanitario per i malati rari esenti
è di circa 1,35 miliardi di euro, pari all'1,2 per
cento della spesa pubblica totale. La spesa per
malato raro, in media, non si discosta di molto
da quella di un cittadino con due malattie

croniche. E' quanto emerge dal 1/mo Rapporto dell'Osservatorio
Farmaci Orfani (OSSFOR), presentato a Roma. I dati contenuti sono
stati ottenuti con lavoro sui database amministrativi di Lombardia e
Puglia, due regioni popolose e  rappresentative del Nord e del Sud
d'Italia. Secondo quanto emerge dal rapporto, il Ssn sostiene una
spesa media pro-capite annua inclusa nel range di 4.217-5.003 euro.
Emerge anche un "profilo" delle persone con malattie rare: i malati
rari esenti, in Italia, sono circa lo 0,5 per cento della popolazione
(270.027-322.763 malati rari), con una prevalenza maggiore di
donne, un picco nell'età adolescenziale (10-19 anni) e un altro dai 40
ai 49 anni. Le malattie ultra rare (meno di 1 caso su 1.000.0000) che
si concentrano maggiormente in età
giovanile, «rappresentano la vera sfida in termini organizzativi - come
spiega Francesco Macchia, coordinatore OssFor – perché
ammontano ad una quota compresa tra il 15,9 e il 16,5 per cento
dell'universo dei pazienti con malattie rare, ma sono frazionati in
oltre 215 malattie o gruppi che accedono all'esenzione». (ANSA)

Notizie correlate

27/02/2017

Malattie rare sono 7000‐8000,
30% "senza nome"

Sono tra le 7mila e le 8mila le malattie rare
secondo l'Oms, l'Organizzazione mondiale
della Sanità. L'80% ha origine genetica,
mentre il 20% è dovuto ad altri fattori, come
quelli ambientali. Il 30% di queste malattie è
senza diagnosi, "senza nome". Anche per
questo si è scelto di investire...

24/01/2017

Algoritmo simile a
riconoscimento volti trova
nuove cure

Un algoritmo simile a quello che si usa per il
riconoscimento facciale da parte dei
computer può servire a identificare nuovi
trattamenti per le malattie rare. Lo dimostra,
riporta la rivista del Mit Technology Review,
il caso della Recursion Pharmaceuticals,
una strat up che sta per iniziare...

26/07/2016

Fino a 670mila malati rari in
Italia, triplica numero farmaci

Crescono l'utilizzo e la spesa per i farmaci
orfani destinati alle malattie rare,
aumentano gli studi clinici su terapie per la
loro cura, ma solo dieci regioni hanno
recepito il Piano Nazionale specifico,
approvato nel 2014 dalla Conferenza
Stato-Regioni. E' il quadro che emerge dal
secondo...

29/02/2016

In Italia raddoppiata spesa
farmaci per cura malattie rare

Negli ultimi anni la ricerca ha prodotto
importanti risultati nel trattamento di malattie
rare, tanto che «dal 2012 al 2015 l'EMA
(Agenzia Europea dei Medicinali) ha
approvato 57 nuovi farmaci orfani». Mentre
in Italia «dal 2010 ad oggi la spesa per i
medicinali orfani è più che raddoppiata...

03/11/2015

Malattie rare, in Italia 2 mln
pazienti, assistenza varia

Per gli oltre due milioni di italiani che hanno
una malattia rara, il 70% dei quali bambini,
l'assistenza è molto diversa a seconda
della regione di nascita. Il dato è emerso
alla presentazione del rapporto sulle "Reti
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vittoria di Amsterdam
per EMA
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commenta il tavolo
per la revisione della
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sociale
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Silvia Pagliacci: il
nuovo corso al
Sunifar
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Toscana
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Malattie rare, più colpite le donne: circa
1,35 miliardi la spesa
Rapporto dell'Osservatorio Farmaci Orfani: la spesa sostenuta
complessivamente dal nostro Servizio sanitario per i malati rari esenti e' di
circa 1,35 miliardi di euro, pari quindi a 1,2 per cento della spesa pubblica
totale. In Italia il costo annuo dei farmaci è tra i più bassi d’Europa

28 novembre 2017

Roma - La spesa sostenuta complessivamente dal nostro Servizio sanitario per i

malati rari esenti e' di circa 1,35 miliardi di euro, pari quindi a 1,2 per cento della

spesa pubblica totale. La spesa per malato raro, in media, non si discosta di molto da

quella di un cittadino con due malattie croniche. I dati provengono dal 1° Rapporto

dell'Osservatorio Farmaci Orfani (Ossfor), presentato oggi a Roma a un pubblico di

esperti, politici e stakeholder del settore. Secondo quanto emerge dal rapporto, il Ssn

sostiene una spesa media pro-capite annua inclusa nel range di 4.217-5.003 euro, che

comprende farmaceutica convenzionata e in File F, diagnostica, analisi di laboratorio,

visite, ricoveri ordinari e diurni.

Il Rapporto Ossfor presenta un'analisi dell'impatto economico delle malattie rare

sul Servizio sanitario e un monitoraggio dell'evoluzione delle politiche

sanitarie, della regolazione e gestione delle malattie rare e delle tecnologie per esse

sviluppate, in primis i farmaci orfani. Il testo si articola in quattro parti: la prima analizza gli

aspetti regolatori del settore malattie rare e farmaci orfani, la seconda parte e' dedicata

all'analisi della "domanda", segue poi l'analisi dell'offerta in termini di tecnologie messe a

disposizione ed infine un focus sulla governance del settore. In conclusione, un

contributo elaborato da Eurordis che offre un punto di vista europeo sul tema

dell'accesso alle terapie.

Il Rapporto, inoltre, fotografa l'epidemiologia delle persone con malattie rare,

nel nostro Paese. I malati rari esenti, in Italia, sono circa lo 0,5 per cento della

popolazione (il range e' tra il 0,46%-0,53% che equivale a circa 270.027-322.763 malati

rari), con una prevalenza maggiore di donne (0,53%-0,55% per le femmine e 0,39%-

0,51% per i maschi), un picco nell'eta' adolescenziale (10-19 anni) e un altro nella quinta

decade (40-49 anni). I dati contenuti nel Rapporto sono stati ottenuti grazie a un lavoro

condotto sui database amministrativi della Regione Lombardia e della Regione Puglia,

due regioni popolose e rappresentative del Nord e del Sud d'Italia. Il dati riportati nel

testo sono sottostimati in quanto non includono i malati rari ai quali non e' riconosciuto

un codice di esenzione. Allo stesso modo, escludono quelli non esenti, ad esempio

perche' possiedono una esenzione "piu' forte" come quella per reddito, o abbiano deciso

di non chiederla. I dati, quindi, riguardano i pazienti ai quali e' stata riconosciuta

l'esenzione dal Ssn, per i quali non e' considerata l'assistenza residenziale e domiciliare
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per carenza di informazioni. Rimane pero' escluso l'importante onere sostenuto

direttamente da pazienti e caregiver. Dall'analisi di Ossfor emerge che tra i soggetti

portatori di malattie rare meritano particolare attenzione per la loro complessita'

assistenziale e l'impatto finanziario, le condizioni ultra rare. Le malattie ultra rare (meno

di 1 caso su 1.000.000) che si concentrano maggiormente in eta' giovanile,

"rappresentano la vera sfida in termini organizzativi - come spiega Francesco Macchia,

coordinatore Ossfor - perche' ammontano ad una quota compresa tra il 15,9 e il 16,5 per

cento dell'universo dei pazienti portatori di malattie rare, ma sono frazionati in oltre 215

malattie o gruppi che accedono all'esenzione". Inoltre, la complessita' e' acuita dal fatto

che la variabilita' nella concentrazione dei soggetti tra le diverse ASL appare

estremamente rilevante, arrivando ad una variazione tra quella con prevalenza massima

e quella con prevalenza minima dell'ordine del 100% e la variazione tra spesa pro-capite

massima e minima e' dell'ordine del 220%. "Si devono trovare delle soluzioni

organizzative e finanziarie che consentano di non escludere dai percorsi e dalle

speranze di cura questi pazienti 'marginali', come li definisce il Comitato Nazionale per la

Bioetica: - e' questo uno degli obiettivi prioritari dell'Osservatorio Farmaci Orfani",

conclude Francesco Macchia.

Farmaci orfani, un settore in espansione - L'Italia ha un numero di farmaci orfani

rimborsati secondo solo al Regno Unito come anche il costo annuo di trattamento medio

piu' basso fra i Paesi considerati. Nel 2017 l'Agenzia Europea per i Medicinali ha

autorizzato, complessivamente, 73 nuovi farmaci di cui 10 con designazione orfana. La

spesa per farmaci orfani sulla spesa farmaceutica pubblica e privata totale e' cresciuta in

modo significativo tra il 2015 e il 2016: in termini percentuali passa, infatti, dal 3,9 al 4,6

per cento (5,0 e 5,9 per cento rispettivamente considerando la sola spesa farmaceutica

pubblica). "La crescita della spesa per i farmaci orfani e' da considerarsi un elemento

positivo - commenta Francesco Macchia - a fronte di un incremento delle opportunita'

terapeutiche per i pazienti, i pazienti trovano maggiori risposte ai loro bisogni e le

aziende, nonostante le difficolta' connesse ai 'piccoli numeri' sembra investano in questo

settore".

Anche per quanto concerne l'aspetto regolatorio, ci sono elementi positivi: dall'analisi

OSSFOR emerge l'intento da parte delle Istituzioni sia italiane che europee di

incoraggiare lo sviluppo e la produzione dei farmaci orfani, al fine di dare risposta

ad una serie di bisogni di salute non ancora soddisfatti. In Italia, in particolare la legge n.

95/2012 prima e la legge n. 189/2012 poi, hanno contribuito ad incoraggiare lo sviluppo

e la produzione dei farmaci orfani con la concessione agli sponsor della possibilita' di

presentare domanda di prezzo/rimborso ancor prima del rilascio, da parte della

Commissione Europea, dell'autorizzazione all'immissione in commercio. Anche il

processo di accesso al mercato dei farmaci orfani migliora. A livello nazionale, si registra

negli ultimi anni una tendenza alla riduzione della durata del processo: tra autorizzazione

EMA e determina di prezzo e rimborso AIFA, si passa, infatti, da 29 mesi (valore mediano

26) nel triennio 2011/2013 a 13 mesi (valore mediano 12) nel triennio 2014/2016. Le

tempistiche di accesso migliorano, quindi, sebbene i processi di market access ancora

richiedano tempi significativi. Per monitorare la questione, OSSFOR ha effettuato una

analisi approfondita dei processi di market access, a livello internazionale e nazionale,

costruendo una propria banca dati, che verra' aggiornata annualmente.

Un sistema in crescita ma ancora fragile - Malgrado negli ultimi anni si osservi un

crescente interesse industriale per il settore, spiegabile con i numerosi incentivi messi in

campo a livello sia internazionale che nazionale, l'equilibrio del settore rimane "fragile".

"Tale fragilita' - ha dichiarato Federico Spandonaro Presidente di C.R.E.A. Sanita' - e', in

primo luogo, spiegata dalla fortissima difformita' delle prevalenze, che sono davvero

minime per alcune patologie, cosa che implica e spiega scostamenti rilevanti dal principio

di efficienza. In secondo luogo, - prosegue Spandonaro - rimane fragile perche' da un

punto di vista industriale, anche a fronte di variazioni di prezzo/costo di trattamento

enormi, paradossalmente le tecnologie per patologie ultra-rare possono rimanere

lontane da livelli di profittabilita' di molte tecnologie comuni e anche di quelle per

patologie rare ma con numeri rilevanti di pazienti."

In conclusione, il Rapporto Ossfor sottolinea che la vera peculiarita' delle malattie

rare e dei farmaci orfani, in termini di politiche sanitarie, rimane la concentrazione di

risorse molto elevate su gruppi molto piccoli di popolazione, che puo' provocare, e di

fatto provoca, reazioni tendenzialmente contrastanti. La scelta della presa in carico di

questi pazienti diventa etica, prima ancora che economica. Un'indicazione autorevole in
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questo senso arriva dal Comitato Nazionale per la Bioetica del 25 novembre 2011 "…il

criterio di efficienza quale quello basato sul costo/efficacia degli interventi, pur

garantendo un'efficace distribuzione delle risorse in vista dell'acquisto della maggior

quantita' possibile di salute pubblica, non promette di garantire sufficientemente i diritti

individuali e i bisogni dei pazienti 'marginali', sara' necessario individuare strumenti di

policy, aggiuntivi o alternativi, in grado di soddisfarli. L'obiettivo (ideale) primario da

raggiungere deve essere, infatti, il miglioramento delle condizioni e della qualita' di vita di

ogni paziente, senza discriminazioni basate sulla natura della malattia o sui costi della

terapia". (DIRE)
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Malattie rare incidono per 1,2%
della spesa pubblica, costo tra i
piu' bassi d'Europa
 Martedi 28 Novembre 2017    Redazione

ShareLike 0 Share

La spesa sostenuta complessivamente dal nostro Servizio sanitario per i
malati rari esenti è di circa € 1,35 miliardi di euro, pari quindi a 1,2 per cento
della spesa pubblica totale. La spesa per malato raro, in media, non si
discosta di molto da quella di un cittadino con due malattie croniche. I dati
provengono dal 1° Rapporto dell'Osservatorio Farmaci Orfani (OSSFOR),
presentato oggi a Roma.
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La spesa sostenuta complessivamente dal nostro Servizio sanitario per i malati rari

esenti è di circa € 1,35 miliardi di euro, pari quindi a 1,2 per cento della spesa

pubblica totale. La spesa per malato raro, in media, non si discosta di molto da

quella di un cittadino con due malattie croniche. 

I dati provengono dal 1° Rapporto dell’Osservatorio Farmaci Orfani (OSSFOR),

presentato oggi a Roma a un pubblico di esperti, politici e stakeholder del settore.

Secondo quanto emerge dal rapporto, il Ssn sostiene una spesa media pro-capite

annua inclusa nel range di 4.217-5.003 euro, che comprende farmaceutica

convenzionata e in File F, diagnostica, analisi di laboratorio, visite, ricoveri ordinari e

diurni.

Il Rapporto OSSFOR presenta un’analisi dell’impatto economico delle malattie rare

sul Servizio sanitario e un monitoraggio dell’evoluzione delle politiche sanitarie, della

regolazione e gestione delle malattie rare e delle tecnologie per esse sviluppate, in

primis i farmaci orfani. Il testo si articola in quattro parti: la prima analizza gli aspetti

regolatori del settore malattie rare e farmaci orfani, la seconda parte è dedicata

all’analisi della “domanda”, segue poi l’analisi dell’offerta in termini di tecnologie

messe a disposizione ed infine un focus sulla governance del settore. In

conclusione, un contributo elaborato da EURORDIS che offre un punto di vista

europeo sul tema dell’accesso alle terapie.

Il Rapporto, inoltre, fotografa l’epidemiologia delle persone con malattie rare, nel

nostro Paese. I malati rari esenti, in Italia, sono circa lo 0,5 per cento della

popolazione (il range è tra il 0,46%-0,53% che equivale a circa 270.027-322.763

malati rari), con una prevalenza maggiore di donne (0,53%-0,55% per le femmine e

0,39%-0,51% per i maschi), un picco nell’età adolescenziale (10-19 anni) e un altro

nella quinta decade (40-49 anni).

I dati contenuti nel Rapporto sono stati ottenuti grazie a un lavoro condotto sui

database amministrativi della Regione Lombardia e della Regione Puglia, due regioni

popolose e rappresentative del Nord e del Sud d’Italia. Il dati riportati nel testo sono

sottostimati in quanto non includono i malati rari ai quali non è riconosciuto un

codice di esenzione. Allo stesso modo, escludono quelli non esenti, ad esempio

perché possiedono una esenzione “più forte” come quella per reddito, o abbiano

deciso di non chiederla. I dati, quindi, riguardano i pazienti ai quali è stata

riconosciuta l’esenzione dal Ssn, per i quali non è considerata l’assistenza

residenziale e domiciliare per carenza di informazioni. Rimane però escluso

l’importante onere sostenuto direttamente da pazienti e caregiver.   

Dall’analisi di OSSFOR emerge che tra i soggetti portatori di malattie rare meritano

particolare attenzione per la loro complessità assistenziale e l’impatto finanziario, le

condizioni ultra rare. Le malattie ultra rare (meno di 1 caso su 1.000.0000) che si

concentrano maggiormente in età giovanile, “rappresentano la vera sfida in termini

organizzativi – come spiega Francesco Macchia, coordinatore OSSFOR - perché

ammontano ad una quota compresa tra il 15,9 e il 16,5 per cento dell’universo dei

pazienti portatori di malattie rare, ma sono frazionati in oltre 215 malattie o gruppi

che accedono all’esenzione”. Inoltre, la complessità è acuita dal fatto che la

variabilità nella concentrazione dei soggetti tra le diverse ASL appare estremamente

rilevante, arrivando ad una variazione tra quella con prevalenza massima e quella

con prevalenza minima dell’ordine del 100% e la variazione tra spesa pro-capite
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massima e minima è dell’ordine del 220%. “Si devono trovare delle soluzioni

organizzative e finanziarie che consentano di non escludere dai percorsi e dalle

speranze di cura questi pazienti ‘marginali’, come li definisce il Comitato Nazionale

per la Bioetica: -  è questo uno degli obiettivi prioritari dell’Osservatorio Farmaci

Orfani.” – conclude Francesco Macchia.

Farmaci orfani, un settore in espansione

L’Italia ha un numero di farmaci orfani rimborsati secondo solo al Regno Unito come

anche il costo annuo di trattamento medio più basso fra i Paesi considerati. Nel

2017 l’Agenzia Europea per i Medicinali ha autorizzato, complessivamente, 73 nuovi

farmaci di cui 10 con designazione orfana. La spesa per farmaci orfani sulla spesa

farmaceutica pubblica e privata totale è cresciuta in modo significativo tra il 2015 e il

2016: in termini percentuali passa, infatti, dal 3,9 al 4,6 per cento (5,0 e 5,9 per

cento rispettivamente considerando la sola spesa farmaceutica pubblica).

“La crescita della spesa per i farmaci orfani è da considerarsi un elemento positivo –

commenta Francesco Macchia – a fronte di un incremento delle opportunità

terapeutiche per i pazienti, i pazienti trovano maggiori risposte ai loro bisogni e le

aziende, nonostante le difficoltà connesse ai ‘piccoli numeri’ sembra investano in

questo settore”.

Anche per quanto concerne l’aspetto regolatorio, ci sono elementi positivi: dall’analisi

OSSFOR emerge l’intento da parte delle Istituzioni sia italiane che europee di

incoraggiare lo sviluppo e la produzione dei farmaci orfani, al fine di dare risposta

ad una serie di bisogni di salute non ancora soddisfatti. In Italia, in particolare la

legge n. 95/2012 prima e la legge n. 189/2012 poi, hanno contribuito ad

incoraggiare lo sviluppo e la produzione dei farmaci orfani con la concessione agli

sponsor della possibilità di presentare domanda di prezzo/rimborso ancor prima del

rilascio, da parte della Commissione Europea, dell’autorizzazione all’immissione in

commercio. 

Anche il processo di accesso al mercato dei farmaci orfani migliora.  A livello

nazionale, si registra negli ultimi anni una tendenza alla riduzione della durata del

processo: tra autorizzazione EMA e determina di prezzo e rimborso AIFA, si passa,

infatti, da 29 mesi (valore mediano 26) nel triennio 2011/2013 a 13 mesi (valore

mediano 12) nel triennio 2014/2016. Le tempistiche di accesso migliorano, quindi,

sebbene i processi di market access ancora richiedano tempi significativi. Per

monitorare la questione, OSSFOR ha effettuato una analisi approfondita dei processi

di market access, a livello internazionale e nazionale, costruendo una propria banca

dati, che verrà aggiornata annualmente.

Un sistema in crescita ma ancora fragile 

Malgrado negli ultimi anni si osservi un crescente interesse industriale per il settore,

spiegabile con i numerosi incentivi messi in campo a livello sia internazionale che

nazionale, l’equilibrio del settore rimane “fragile”.

“Tale fragilità - ha dichiarato Federico Spandonaro Presidente di C.R.E.A. Sanità -

è, in primo luogo, spiegata dalla fortissima difformità delle prevalenze, che sono

davvero minime per alcune patologie, cosa che implica e spiega scostamenti rilevanti

dal principio di efficienza. In secondo luogo, - prosegue Spandonaro - rimane

fragile perché da un punto di vista industriale, anche a fronte di variazioni di

prezzo/costo di trattamento enormi, paradossalmente le tecnologie per patologie
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ultra-rare possono rimanere lontane da livelli di profittabilità di molte tecnologie

comuni e anche di quelle per patologie rare ma con numeri rilevanti di pazienti.”

In conclusione, il Rapporto OSSFOR sottolinea che la vera peculiarità delle malattie

rare e dei farmaci orfani, in termini di politiche sanitarie, rimane la concentrazione

di risorse molto elevate su gruppi molto piccoli di popolazione, che può provocare, e

di fatto provoca, reazioni tendenzialmente contrastanti. La scelta della presa in

carico di questi pazienti diventa etica, prima ancora che economica. Un’indicazione

autorevole in questo senso arriva dal Comitato Nazionale per la Bioetica del 25

novembre 2011 “…il criterio di efficienza quale quello basato sul costo/efficacia

degli interventi, pur garantendo un’efficace distribuzione delle risorse in vista

dell’acquisto della maggior quantità possibile di salute pubblica, non promette di

garantire sufficientemente i diritti individuali e i bisogni dei pazienti 'marginali', sarà

necessario individuare strumenti di policy, aggiuntivi o alternativi, in grado di

soddisfarli. L’obiettivo (ideale) primario da raggiungere deve essere, infatti, il

miglioramento delle condizioni e della qualità di vita di ogni paziente, senza

discriminazioni basate sulla natura della malattia o sui costi della terapia”. 
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