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Horizon Scanning a supporto dei percorsi decisionali

Bilanciamento tra informazione precoce e 
certezza dell’informazione



Piano della Performance 2019-2021

3 obiettivi generali



Il Sistema di Horizon Scanning in AIFA

Drug Discov Today (2019)



Governance farmaceutica
 Revisione del prontuario 
 Farmaci equivalenti e liste di trasparenza
 Farmaci biosimilari
 Equivalenze terapeutiche
 Registri 
 Condivisione dati con Regioni
 Ricerca e informazione indipendente
 Attività di farmacovigilanza
 Rapporti con le Aziende del farmaco
 Scientific advice
 Meccanismo prezzo-volume
 Scadenza brevettuale
 Farmaci innovativi
 Tetti di spesa
 Fondi ad hoc
 CTS e CPR
 Organizzazione AIFA
 Coinvolgimento pazienti
 Comitati etici
 AIFA, ISS, Agenas
 Delibera Cipe 2001

Dicembre 2018



• Funzione strategica
 informazioni precoci
 migliore programmazione
 impatto clinico, organizzativo ed economico sul SSN

• Indispensabile la piena integrazione delle informazioni
generate a supporto dei processi di decision-making sul
farmaco.

L’attività di Horizon Scanning in AIFA 



Promuovere il dialogo precoce
Lista dei medicinali attualmente nello schema PRIME (PRiority MEdicines)

PRIME è uno schema lanciato da EMA per aumentare lo sviluppo di medicinali in 
aeree di unmet clinical need. 
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Numero totale di medicinali 
per terapia avanzata inseriti 

nello schema PRIME

19



La sfida delle autorità regolatorie e di P&R

Necessità di conciliare l'incertezza dei costi e degli outcomes dei trattamenti con
l'esigenza di accesso dei pazienti alle cure



Quali decisioni in presenza di incertezza?



Se l’unica certezza è l’incertezza…



Abstract 1631 - Vokinger K. et al. ‘Clinical benefit and prices of cancer 
drugs in the US and Europe’. Annals of Oncology. 
Presented at: ESMO Congress 2019. September 27-October 1, 2019. 
Barcelona, Spain. 



È un medicinale di origine biologica con le seguenti caratteristiche:

a) contiene una sostanza attiva che contiene a sua volta o consiste di un
acido nucleico ricombinante usato sugli esseri umani o ad essi
somministrato al fine di regolare, riparare, sostituire, aggiungere o
eliminare una sequenza genetica;

a) il suo effetto terapeutico, profilattico o diagnostico è direttamente
collegato alla sequenza di acido nucleico ricombinante in esso contenuta
o al prodotto dell'espressione genetica di tale sequenza.

Terapie geniche

Direttiva 2009/120/CE 



FARMACO PRINCIPIO ATTIVO INDICAZIONI CLASSIFICAZIONE

Strimvelis Cellule autologhe cd34+ Immunodeficienza grave combinata da deficit  di  adenosina  
deaminasi (ADA-SCID)

Rimborsato

Zalmoxis linfociti T allogenici Trattamento aggiuntivo nel trapianto aploidentico di cellule 
staminali emopoietiche (HSCT) in pazienti adulti con neoplasie 
maligne ematologiche ad alto rischio. 

Rimborsato

Holoclar cellule epiteliali corneali umane 
autologhe espanse ex vivo e 
contenenti cellule staminali

Deficit di cellule  staminali  limbari da moderato a grave Rimborsato

Imlygic talimogene laherparepvec Melanoma inoperabile con metastasi regionali o a distanza (Stadio 
IIIB, IIIC e IVM1a) senza coinvolgimento dell’osso, del cervello, del 
polmone o altro coinvolgimento viscerale

C (nn)

Spherox Sferoidi di condrociti autologhi 
associati alla matrice umana

Riparazione di difetti sintomatici della cartilagine articolare del 
condilo femorale e della rotula del ginocchio

Kymriah tisagenlecleucel Leucemia linfoblastica acuta (LLA)  e linfoma diffuso a grandi cellule 
B (DLBCL) 

Rimborsato

Yescarta axicabtagene ciloleucel Linfoma diffuso a grandi cellule B (diffuse large B-cell lymphoma, 
DLBCL) e linfoma primitivo del mediastino a grandi cellule B 
(primary mediastinal large B-cell lymphoma, PMBCL) 

In negoziazione

Luxturna voretigene neparvovec Distrofia retinica ereditaria In negoziazione

Zynteglo Cellule autologhe CD34+ che 
codificano per il gene della βA-
T87Q globina

Beta talassemia trasfusione-dipendente (TDT) In negoziazione

Terapie geniche autorizzate 





• Impatto sui sistemi sanitari in termini di salute pubblica poiché destinati a
pazienti con patologie gravi e bisogno clinico insoddisfatto

• Implicazioni organizzativo-gestionali (requisiti logistici, competenze
cliniche e laboratoristiche) e economico-finanziarie

L’identificazione precoce di questi medicinali offre informazioni potenzialmente
utili a supportare il processo decisionale e quelli di riorganizzazione che si
rendano necessari

Horizon Scanning e terapie geniche



Case history: le terapie CAR-T cells
Queste terapie presentano peculiarità e criticità dovute:

 alle caratteristiche del medicinale;
 alla potenzialità clinica (one shot - potentially curative);
 alle procedure di fabbricazione delle terapie;
 alla qualificazione dei centri utilizzatori;
 alla procedura di trattamento e follow up del paziente;
 all'elevato costo di terapia e al potenziale impatto di spesa

sul SSN.
Richiedono:

 Misure aggiuntive di minimizzazione del rischio (RMP)
 Programmi educazionali per operatori sanitari e paziente
che nel complesso generano un’organizzazione terapia-specifica
dell’intero sistema sanitario e strumenti innovativi di rimborso.



E’ stato necessario un approccio olistico e congiunto per la definizione di
aspetti organizzativi, clinici, legali ed economici con:
 Ministero della salute
 Istituto Superiore di Sanità
 Centro Nazionale Trapianti
 Regioni
 Accademia e IRCCS
 Società Scientifiche

L’esempio delle CAR-T ha, inoltre, evidenziato la necessità di:
 implementare e supportare la ricerca nazionale indipendente sulle

terapie CAR-T;
 sviluppare una rete nazionale di centri di eccellenza per la

produzione e trattamento con terapie geniche Car-T (Cell Factories).
 utilizzo di strumenti innovativi di accesso e rimborso.

Case history: le terapie CAR-T cells





• Leadership: Ministero Salute - Direzione generale della ricerca e 
dell'innovazione in sanità

• Finanziamento: 5 milioni di euro per il 2019 (+ 5 milioni legge 
17 dicembre 2018, n. 136)

• Obiettivi: implementare la ricerca nazionale sulle terapie CAR-T

 Identificazione di nuovi target tumorali
 Studio di cellule che possono costituire la base per le terapie CAR-T
 Ottimizzazione dei processi produttivi
 Efficacia e sicurezza in modelli animali e cellulari
 Proprietà intellettuale

Progetto di Ricerca Terapie CAR-T



• Leadership: Ministero della Salute - Direzione generale
della programmazione sanitaria

• Finanziamento: 60 milioni di euro nel riparto del
Fabbisogno Sanitario Nazionale per il 2019, edilizia sanitaria

• Obiettivo: sviluppare una rete nazionale di centri di
eccellenza in grado di effettuare ricerca, produzione e
trattamento con terapie geniche a base di cellule Car-T
(Cell Factories).

Progetto Italia CAR-T Cell



Modalità innovative di accesso che:
 consentano al SSN un utilizzo efficace delle

risorse attraverso MEA e meccanismi avanzati di
rimborso;

 condizionino il pagamento all’efficacia dimostrata in
real-life, attraverso i dati raccolti dai Registri
Monitoraggio (Payment AT Results).

Strumenti innovativi di accesso e rimborso



Conclusioni
• L’attività di Horizon Scanning e’ una funzione strategica

dell’AIFA poiché permette di raccogliere informazioni
precoci sulle terapie innovative, incluse le terapie geniche,
ai fini di una migliore programmazione sanitaria.

• Le terapie geniche comportano l’utilizzo di meccanismi e
strumenti innovativi di accesso e rimborso.

• Le terapie geniche rappresentano peculiarità e complessità
specifiche con implicazioni cliniche, economiche e
organizzative che necessitano un approccio integrato in
ambito SSN.



Grazie
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