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BACKGROUND E OBIETTIVI: In Italia I'uso compassionevole (UC) rappresenta lo strumento normativo che
stabilisce le procedure e le modalita di accesso alle terapie farmacologiche sperimentali, al di fuori della
sperimentazione, in pazienti che siano affetti da malattie gravi o rare o che si trovino in pericolo di vita. Tale
strumento permette ai pazienti un accesso rapido a terapie in caso di alto bisogno terapeutico. Inoltre, visto
il processo regolatorio in essere e quello successivo di prezzo e rimborsabilita, sembra importante analizzare
il time to reimbursement (TTR) per farmaci che precedentemente sono stati utilizzati in UC. L’obiettivo e
quello di valutare eventuale impatto dell’UC sulla valutazione AIFA per i medicinali per i quali & stato avviato
un programma di UC dal 2017 al 2021. |l focus primario & sul TTR.

MATERIALI/METODI: Sono stati estratti i medicinali presenti nell'ultimo aggiornamento AIFA Lista UC
periodo: 2017-2021 (1) e ad oggi rimborsate dal SSN con procedura di negoziazione TN1 (prima
autorizzazione). Per ogni medicinale e stato riportato eventuale status di innovazione, fornito dall'elenco dei
farmaci innovativi (2) e determinazioni AIFA pubblicate in GU. In accordo con la definizione AIFA (3), il TTR &
stato calcolato dalla data del CHMP alla data della pubblicazione della determinazione AIFA in Gazzetta
Ufficiale (GU). Sono in corso analisi per sottogruppo estendendo anche il campione presente.

RISULTATI (preliminary analysis): Sono 29 medicinali che prima della negoziazione PR (TN1) hanno avuto in
Italia un UC nel periodo: 2017-2021. A settembre 2022, 19 di questi medicinali erano rimborsati da AIFA con
TTR 568 giorni (range 302-926, SD 162), 5 sono in fase di negoziazione e i rimanenti sono in C(nn)/fase di
valutazione per inserimento in C(nn). 8 farmaci rimborsati sono orfani (n=8/19, TTR 523, range 350-703, SD
101), e 7/19 sono stati riconosciuti innovativi (piena/condizionata) (n=7/19, TTR 501, range 302-703, SD 119).

CONCLUSIONI: | risultati preliminari costituiscono uno spunto di miglioramento dell'estrazione e
ottimizzazione dell’analisi dei dati. Se teniamo in considerazione il dato AIFA per i non-generici, periodo 2018-
2021(4), il TTR medio e 727,6 giorni, sembrerebbe che i farmaci negoziati da AIFA con procedura TN1 e che
erano precedentemente inclusi in un compassionate early access, abbiano un TTR piu breve. Per capire piu
nel dettaglio il fenomeno, sono in corso analisi per sottogruppo: trattamenti oncologici, ATC, tipologia di
approvazione EMA, tipologie di accordi negoziali, etc. includendo anche altri strumenti di early access come
la lista 648/96 e il Fondo 5%.
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