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L’'innovazione sta cambiando
i paradigmi scientifici.
Servono nuovi approcci regolatori
per rispondere agli unmet needs
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Cresce la vita media, oltre il 70% grazie
all’innovazione delle imprese biofarmaceutiche

Solo per fare alcuni esempi:

® o0ggi 2 persone su 3 alle quali viene diagnosticato un cancro sopravvivono
dopo 5 anni, 30 anni fa non arrivavano a 1 su 3
(’83% di questo progresso si deve ai nuovi farmaci)

® oggi I’HIV e diventata una patologia cronica e un ventenne al quale & diagnosticato
ha una aspettativa di vita di 70 anni

® |’epatite C e curabile
® |a mortalita per malattie cardiovascolari & scesa del 30% in 10 anni
® le vaccinazioni hanno permesso di eradicare malattie come il vaiolo o la poliomielite

@ in Italia gli over 65 che si dichiarano in buona salute in 10 anni sono passati
dal 18% al 29% del totale (1,8 milioni di persone in piu)

Ma sono ancora tanti i bisogni di Salute non soddisfatti, ai quali la Ricerca
farmaceutica deve dare risposte
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Valutazione dell’innovativita e «xunmet needs»:
alcune implicazioni scientifiche ed etiche

BMJ 2017;35934530 doi: 10.1136/bmj j4530 {Published 2017 October 05) Page 1 of 14

«This systematic evaluation of oncology approvals by the

- RESEARCH EMA in 2009-13 shows that most drugs entered the
s market without evidence of benefit on survival or quality

of life». (Ottobre 2017)

Availability of evidence of benefits on overall survival
and quality of life of cancer drugs approved by
European Medicines Agency: retrospective cohort
study of drug approvals 2009-13

B8 open AccEss

«...restricting approvals of cancer drugs Francesco Pignatti Head of Oncology, Haematology and Diagnostics
only to situations where there is European Medicines Agency

indisputable evidence of improvement in

survival or QOL WI” not [mpro ve the I/ves thebmj Researchv  Educationv  News&Viewsv  Campaigns v Archive  Forauthors  Jobs
of cancer patients...early access to new Seagreh
drugs that fu’fl’ an unmet medical need Availability of evidence of benefits on overall survival and quality of life of cancer drugs ap
has to take precedence over generating European Medicines Agency: retrospective cohort study of drug approvals 2009-13
- = - BMJ 2017 ;359 doi: https.//doi.org/10.1136/bmjj4530 (Published 04 October 2017)
evidence according to the highest prscitert islsiintioin
standards fOI’ health economic Re: Availability of evidence of benefits on overall survival and quality of life of cancer drug
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way round>». (Ottobre 2017)
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Nuovi approcci regolatori per cogliere
un’innovazione molto diversa che in passato

L’innovazione va incoraggiata e sostenuta anche attraverso gli
strumenti regolatori esistenti

« Conditional Approval ' _ _
. . Pre-authorisation: scientific advice and protocol assistance EMA centralised
« Exceptional circumstances MA  procedures

1995 - 2015 2017 Overall total
3 Acce Ie rated assess me nt Scientific Advice 3215 61 3276
= =~ = Follow-up to Scientific Advice 938 24 962
« HTA parallel e Scientific advice o s e
Follow-up to Protocol Assistance 355 6 361
HTA parallel advice 87 1 88
Qualification of novel methodologies 94 2 96

European Medicines Agency Guidance for applicants
seeking scientific advice and protocol assistance

Adaptive Pathways Ban e r“
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PRIME - uno schema di successo

PRIME si basa sul quadro regolatorio esistente (in termini di
scientific advice e valutazione accelerata) per fornire supporto in
fase precoce, sotto forma di

« orientamenti sul piano di sviluppo e sulla strategia regolatoria

« pareri scientifici in momenti-chiave dello sviluppo

Benefici

« per i pazienti (farmaci per unmet needs e disponibilita di
trattamenti precoci senza compromettere la sicurezza)

- per le aziende (aiuto al dialogo per facilitare la raccolta di dati
‘robusti’, valutazione rapida)

Ma ...non e per tutti ! devono essere disponibili dati che dimostrino
che il farmaco va incontro ad un bisogno clinico insoddisfatto
e comporta un vantaggio terapeutico principale per i pazienti
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AIC subordinata a condizioni: I’esperienza EMA

Aree Categoria di
terapeutiche bisogno terapeutico

O

EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

Conditional marketing

authorisation B No approved satisfactory

Report on ten years of experience =Infectious diseases treatement
at the European Medicines Agency M Patient population with limited/no
mNeuro | ogy treatment options
M Improved treatment effect andfor
IDHCDIDQ?' safety vs. available therapies

Dphtﬂ |mnlﬂg'],r Improved evidence on efficacy
™ For use in emergency situations

M Ability to select patients that will
respond
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AIC subordinata a condizioni - un’opportunita per
I’innovazione ?

strumento importante per favorire |I‘accesso rapido
ai pazienti, anticipando il rilascio dell’AIC prima
della disponibilita di dati completi

Le-ss llC]' b Incoragglare dialogo precoce e

preparazione tempestiva della

L o ME: domanda di AIC su condizioni

Oggi numero limitato di aree terapeutiche >
verificare se Conditional MA puo essere usata in altre aree
per patologie gravemente debilitanti o potenzialmente letali
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L’innovazione farmaceutica cambia:
deve cambiare anche la governance
per misurare il Valore nella real life
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La medicina personalizzata e gia una realta

Oncology Treatment Modalities in Top Pharmaceutical Markets,
Share of Sales, 2003-2013
2003 2013

46%

Targeted

Therapies

. Targeted

W Cytotoxics [ Supportive Care B Hormonals

(Chemo)
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L’innovazione farmaceutica tra Scienza e ICT
sempre piu nel segno della medicina di precisione

La ricerca per la medicina di precisione

33% expected

increase investment
in personalized medicines
over the next five years

42% of

new medicines
in the pipeline have
the potential to be

personalized medicines

of Expected increase

. in the number of

in the pipeline have 69'V personalized medicines
the potential to be ‘ o) in development over

the next 5 years

Sources: Tuls Conter far the Study of Drug Development, "Impact Repart,” Valume 17, a3, Mayfiune 2015
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Grazie all’uso delle tecnologie digitali progressi
delle cure e piu efficienza per il SSN

Ospedalizzazioni per patologie
cardiache

100%

-~
69% —|

52%
Ospedalizzazioni Anti- Trombo-
tot coagulanti  embolismo
Effetto test genetici per
dosaggio

Piu di una personasutre non sarebbe
ospedalizzata se i mediciavessero a

disposizione il profilo geneticodei pazienti
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Costo per trattamenti oncologici

— DD

100%
66% 64%
Spesa tot Cancro Cancro
al seno colorettale
Effetto test genetici per
efficacia

| costiterapia potrebberoessereridottidi un
1erzo se venissero condotti test genetici specifici
per verificare 'efficacia dei farmaci

Fonte: ATKearney




Il farmaco non va visto solo come un prodotto
ma come parte di un processo assistenziale

Oncologia: spesa per medicinali, sanitaria totale

e costi sociali legati alla mortalita (€ procapite)
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Negli ultimi 5-10 anni si e verificato un aumento della spesa per medicinali, per i molti
prodotti innovativi e al numero dei pazienti trattati, e una riduzione del costo totale.
Le nuove terapie farmacologiche consentono di risparmiare in altre prestazioni
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E dall’innovazione benefici per il paziente
e per la sostenibilita di tutto il sistema di

Welfare

Risultati: costi per tipologia di tumore

Dal 2009 al 2015: € 2,9 mld per Mammella (-33%), €1,3 mld per

polmone e trachea (-5%), €1,2 mld (-22%) per Colon
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2009 2010 2011 2012 2013 2014 2015

Tra il 2009 e il 2015
riduzione dei costi
di 250-300 milioni su base annua

— \{ammella
=—=Polmone e trachea
sees Colon

— SLOMACO

= = Prostata

Costi per pensioni invalidita, assegni di
invalidita, pensioni di inabilita

Fonte: elaborazioni INPS e Ceis




L’Italia e considerata leader nelle strategie
innovative la valutazione Value-Based

Distribuzione a livello mondiale di accordi Value-Based
(% sul totale)

Australia [
canada [N
o -
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Sweden i
Denmark [l

China |
Portugal ||
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Misurare la spesa tenendo conto del valore é la chiave per la sostenibilita
e quindi ha anche implicazioni etiche
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Gli incentivi economici
funzionano solo in un contesto
stabile e favorevole all’'innovazione
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In un sistema come quello farmaceutico,

gli incentivi economici sono fondamentali...

La Ricerca e un processo sempre piu lungo, complesso e costoso

Typical Phase III Protocol 2001-2005 2011-2015 Increase in
(Mean of Total Numbers) THEN NOW COMPLEXITY
Endpoints 7 13 +86%
Clinical Trial Complexity Procediires 110 187 +70%
Eligibility Criteria 31 50 +61%
Investigative Sites 40 65 +63%
Data Points 2Q0,
Collected 494,236 929,203 +88%
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... ma funzionano solo in un contesto
stabile e attrattivo per gli investimenti

Spese R&S della farmaceutica in Italia
(milioni di €)
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Crescita

degli investimenti in R&S
farmaceutica in Italia

nel periodo 2013-2015

vs. +15% media europea
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| risultati del settore negli ultimi 5 anni sono
dovuti in parte anche a incentivi importanti
(Industria 4.0):

® Credito di imposta

® Patent box

® Iper e Superammortamento

Perché queste misure sono state messe a
Sistema, con un orizzonte di stabilita dato
alle aziende e mantenuto credibilmente,

risorse aggiuntive e incentivi crescenti
(compatibilmente con il bilancio pubblico)

Fonte: Farmindustria, Efpia




A livello internazionale la credibilita dell’ltalia
e molto cresciuta: ora serve completare la governance

Sanita: Oschmann (Efpia), da Italia politiche innovative

BARI, 3.10.2017 - «Dal mio punto di vista, in Europa, I'ltalia sta mettendo in atto
le politiche piu innovative nell'ambito della sanita»

Lo ha sostenuto Stefan Oschmann, Presidente Efpia, in un recente incontro in Italia
«ll governo italiano - ha sottolineato Oschmann - sta lavorando molto in questo senso.
E noi consideriamo cio in maniera molto positiva».

E un’occasione unica per diventare leader in Europa,
da consolidare con:

P una nuova e buona governance
p azioni coerenti a livello regionale

P presidio per un quadro normativo favorevole a livello Ue
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