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• La Fondazione GIMBE, di cui sono Presidente, eroga 

attività di formazione e coaching sui temi trattati dalla mia 

relazione

• Per la presente relazione non ho ricevuto alcun compenso

• Nessun altro conflitto da dichiarare

Disclosure





• Patients and clinicians commonly understand innovation to 

mean a medicine that has transformed management and 

treatment, either by providing treatments for conditions with 

no current (satisfactory) remedies or by offering meaningful 

improvement over existing options. 

• In recent years, however, we adopted other definitions to 

measure innovation

What is innovation?



• Number of new drug approvals, used by regulators, drug 

companies, and policy makers

• Technological and pharmacological novelties, i.e. changes in 

pharmacokinetic properties that may or may not be clinically 

relevant

• Number of patents associated with new medicines, used 

alone or together with citations of new patents

• Clinical superiority over existing alternatives, increasingly 

measured using surrogate endpoints rather than outcomes 

relevant to patients

Measures of innovation







Warning to clinical trials…
…che non fanno riferimento a revisioni sistematiche

…con outcome surrogati, di rilevanza clinica non provata 

…in cui lo sponsor mantiene la proprietà dei dati

…vs placebo in presenza di trattamenti efficaci

…con disegno di non-inferiorità

…di disseminazione (seeding trials)









Value
Patient outcomes

Costs



Nella sua originale formulazione il concetto di outcome include 

esclusivamente esiti rilevanti per il paziente: 

• riduzione della mortalità e delle complicanze

• miglioramento della prognosi di malattia

• riduzione dei sintomi e del dolore

• miglioramento della qualità di vita e della funzionalità

• riduzione degli effetti avversi

Quali outcome?



• Produttori di farmaci e tecnologie vogliono estendere i “criteri 

di inclusione” del numeratore, considerando outcome non 

strettamente correlati alla salute del paziente

• Governi  e Istituzioni espandono i “criteri di inclusione del 

denominatore”, includendo non solo i costi diretti, ma anche 

quelli indiretti, inclusi quelli ambientali

Quali outcome?













Applicazione del value

• Value-based pricing: mira ad allineare i prezzi e i processi di 

innovazione con i bisogni rilevanti dei pazienti e più in 

generale della società



Indicatori di value
Analisi di costo-efficacia (CEA)

• Confronta tecnologie in relazione al costo netto richiesto per 

ottenere un’unità di miglioramento, di norma anni di vita 

guadagnati o patologie evitate

• Viene espressa come rapporto incrementale di costo-efficacia

(ICER)

Analisi di costo-utilità (CUA)

• Come la CEA, ma misura gli outcome in anni di vita aggiustati

per la qualità (QALYs)

• Permette di confrontare direttamente i benefici di una

tecnologia (es. QALYs guadagnati)





201?





3 sottogruppi di pazienti: il value del farmaco diminuisce dal gruppo S1 al 
gruppo S3. Il produttore può:
• Scegliere un prezzo elevato P3, con raccomandazioni restrittive all’uso 

solo in S1, vendendo Q1 (ricavo= P3 x Q1)
• Scegliere un prezzo intermedio P2, ottenere un’approvazione più ampia 

per S1 e S2 e vendere Q2 (ricavo= P2 x Q2)
• Scegliere un prezzo basso (P1), e ottenere raccomandazioni non limitate 

(S1, S2 e S3) e vendere Q3 (ricavo= P1xQ3)



• Il SSN guadagna netti benefici di salute 

dall’innovazione farmacologica solo se il prezzo è 

stabilito al livello del sottogruppo P1

(raccomandazione senza restrizioni)

• Il produttore ottiene maggiori ricavi scegliendo 

l'opzione “prezzo inferiore-copertura maggiore”









1. Including real-world data in calculations and encouraging 

such evidence development in conditions in which it is lacking

2. Prominently considering patient-reported outcomes in 

calculations, and penalizing drugs that do not provide such 

information

3. Incorporating information on low-grade (and not just high-

grade) toxicities

4. Including patient representatives in consensus processes to 

assign weights and overall value to specific drugs

Approccio patient-centered





Osservatorio GIMBE sulla sostenibilità del SSN



Monitoraggio continuo e indipendente 

di responsabilità e azioni di tutti gli 

stakeholders del SSN, con il fine ultimo 

di usare bene il denaro pubblico e 

tutelare la salute dei cittadini

Osservatorio GIMBE sulla sostenibilità del SSN
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• Pazienti e medici con questo termine intendono generalmente

un farmaco che trasforma gestione e trattamento, fornendo

trattamenti per condizioni che non hanno attualmente

(soddisfacenti) rimedi o offrendo un significativo

miglioramento rispetto alle opzioni esistenti.

• Recentemente tuttavia sono state adottate altre definizioni

per misurare l’innovazione

Cos’è l’innovazione?



• Numero di approvazioni di nuovi farmaci, utilizzati da 

autorità regolatorie, aziende farmaceutiche e policy makers 

• Novità tecnologiche e farmacologiche, ad es. modifiche alle

proprietà farmacocinetiche,  che possono o meno essere

clinicamente rilevanti

• Numero di pazienti associati ai nuovi farmaci, utilizzato da 

solo o insieme alle citazioni di nuovi pazienti

• Superiorità clinica rispetto alle opzioni esistenti, sempre più

misurata attraverso end-points surrogati piuttosto che con 

outcome rilevanti per i pazienti

Indicatori di innovazione



1. Includere dati del mondo reale nei calcoli e incoraggiare lo 

sviluppo di nuove evidenze per le condizioni che non ne 

hanno

2. Considerare principalmente gli outcome riportati dai pazienti

nei calcoli e penalizzare i farmaci che non forniscono questo

tipo di informazioni

3. Incorporare informazioni sulle tossicità di basso livello (ande

non di livello elevato) 

4. Includere rappresentanti dei pazienti nei processi di consenso

per assegnare peso e soprattutto value a farmaci specifici

Approccio patient-centered



Measures of economic value
Cost-effectiveness analysis (CEA)

• Compares technologies according to the net cost required to 

achieve a unit improvement in benefit, usually life-years 

gained or illness avoided. 

• Expressed as an incremental cost-effectiveness ratio (ICER)

Cost-utility analysis (CUA)

• Same as CEA, but measures the outcomes in quality-adjusted 

life years (QALYs)

• Allowing the benefits offered by a technology (i.e. QALYs 

gained) in one disease area to be directly compared to others.


