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Valore del Farmaco ed Innovazione Terapeutica

Valore

• Attributi del Valore

– Beneficio clinico incrementale

– Costo di produzione

– Compatibilità ambientale

– Conservazione

– Risparmio di sostanze limitate

• Incentivi

– Regole

– Prezzi

– Mercato



Fase 1 Fase 2

esplorativaesplorativa

Fase 3

confirmativaconfirmativa

Fase 4

valutativavalutativa

sviluppo del farmaco – fasi ed obiettivi



sviluppo del farmaco – tempi e soggetti

Fase III

Progettazione LVLP File EU C.Decision Dermina AIFA

Dossier EMEA AIFA

36 + m                             6 m                   13 m   8 – 12 m

AIC
HTA



bisogno assoluto

bisogno / rischio residuale

bisogno / rischio soddisfatto

Innovazione terapetica – criteri AIFA 2007

• target biologici nuovi

• target biologici noti



• Risposta ai bisogni assoluti

– malattia rara

• Risposta ai bisogni residuali

– Malattia refrattaria

• Miglioramento della terapia nel bisogno potenzialmente soddisfatto

– Semplificazione

– Efficacia

– Tollerabilità

Orientamenti della Ricerca Farmaceutica  





ICH - dimostrazione della efficacia

• Il farmaco sperimentale è superiore rispetto 

ad un trattamento di controllo

• il farmaco sperimentale è equivalente o non 

inferiore entro un definito ambito di valori 

rispetto ad un trattamento di efficacia nota

aspetti regolatoriaspetti regolatori









aspetti eticiaspetti etici











aspetti metodologiciaspetti metodologici





1. the rationale for adopting a noninferiority or equivalence

design; 

2. how study hypotheses were incorporated into the design; 

3. choice of participants, interventions (especially the reference

treatment), and outcomes; 

4. statistical methods, including sample size calculation; 

5. how the design affects interpretation and conclusions. 

1. the rationale for adopting a noninferiority or equivalence

design; 

2. how study hypotheses were incorporated into the design; 

3. choice of participants, interventions (especially the reference

treatment), and outcomes; 

4. statistical methods, including sample size calculation; 

5. how the design affects interpretation and conclusions. 















Conclusioni - 1

• Il progresso della terapia e della assistenza dipende dallo 

sviluppo e dall’utilizzo appropriato del farmaco

• Lo sviluppo dei nuovi farmaci per rispondere ai gap 

farmaceutici è un processo complesso e rischioso

• AIC : dimostrazione di efficacia, tollerabilità e qualità�

l’utilizzo dello studio NI/E è appropriato con il fine proposto 

e consente di rendere disponibili nuove terapia

• HTA : dimostrazione del valore aggiunto �

la eventuale documentazione di valore aggiunto è un 

passaggio successivo nello sviluppo del farmaco



Conclusioni - 2

• Non-Inferiorità

– Aspetti regolatori

– Aspetti etici

– Aspetti metodologici

• La preoccupazione principale per il 2010 + dovrebbe essere 

assicurare da parte di tutte le parti in causa (promotori, 

ricercatori, CE, autorità regolatorie, riviste scientifiche)



Conclusioni - 3


