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1. Introduzione:
Gli abilitanti delle innovazioni
terapeutiche

Le delibere AIFA (519-2017 e 1535-2017), con P'approvazione dei
criteri per la classificazione dei farmaci innovativi e dei medicinali onco-
logici innovativi, hanno inteso fornire un modello condiviso di valutazio-
ne dell’innovativita. In particolare, il CTS (Comitato tecnico scientifico)
tiene conto dei seguenti elementi, ritenendo che il giudizio di innovativi-
ta richieda una valutazione multidimensionale: bisogno terapeutico (to-
tale assenza o presenza di alternative terapeutiche), valore terapeutico
aggiunto (efficacia e beneficio clinico), qualita delle prove/robustezza
degli studi (la valutazione della qualita delle evidenze ¢ effettuata appli-
cando il metodo GRADE: qualita alta, moderata, bassa o molto bassa).
In questa sede si prende atto delle opportunita concesse dal contesto re-
golatorio, come anche delle difficolta di includere in maniera sistematica
la valutazione di nuovi benefici in relazione a nuove categorie di bisogni,
ancora considerati un’eccezione (vd. testo originale “se non apposita-
mente posta in eccezione nelle delibere stesse”) (si veda il caso dell’on-
cologia) nell’zter di approvazione di un farmaco. Per contro, pare di sen-
so menzionare un modello noto come Value based healthcare (VBHC),
nel quale la valutazione dell’intervento sanitario o trattamento farmaco-
logico ¢ basata sul valore, ossia sulla relazione concreta tra outcome cli-
nici e patient experience’.

Gli outcome clinici tradizionalmente utilizzati per misurare il successo
del trattamento farmacologico dell'infezione da HIV-1, ossia le variazioni
dei parametri viro-immunologici quali il rapido abbattimento della carica
virale plasmatica e il recupero della competenza immunologica dell’indivi-
duo, hanno raggiunto negli ultimi studi registrativi uno standard difficil-
mente superabile®,
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La compensazione di tali parametri, tuttavia, non si traduce in un au-
tomatico “stato di benessere’” della persona che riceve la terapia: la pre-
senza di inflammazione persistente’, I'aumento dell’incidenza di comorbo-
sita non infettive eta-correlate®, la stanchezza cronica e la scarsa salute
mentale e sessuale rimangono elementi “clinicamente distintivi” della pa-
tologia’®. A questi si aggiungono il rischio di solitudine'’, I'assenza di sere-
nita, lo scarso interesse per la pianificazione del futuro e del proprio be-
nessere a lungo termine nonostante la preoccupazione per lo stesso', la
presenza persistente del vulnus di malattia riscontrabile non solo nelle re-
lazioni verso I’altro/a (es. il tentativo di nascondere la propria condizione,
il rischio di stigma e di discriminazione, il timore che non si conosca o non
sia compresa ’equazione U=U, cioe Undetectable = Untrasmittable, ovve-
ro che non si ¢ infettivi se la viremia non ¢ rilevabile), ma anche e soprat-
tutto nei confronti di se stessi (es. I’auto-stigma, il peso della condizione di
HIV positivita, 'interiorizzazione del contrario di U=U, il legame impre-
scindibile con la malattia tenuto vivo dall’assunzione quotidiana di medi-
cinali): tutti elementi non clinici, ma certamente caratteristici del malesse-
re dell'individuo, e quindi suscettibili di influenzare gli ouztcome di salute'.

Emergono dunque bisogni nuovi, comuni a molte condizioni di croni-
cita, ma anche specifici per patologia. Tali bisogni, ancora da soddisfare,
afferiscono tanto all’area clinico-farmacologica®, su cui si auspica ci sia an-
cora spazio per indagare, quanto a quella socio-culturale'. Molti studi cli-
nici registrativi odierni superano la sola misura dei classici endpoint viro-
immunologici, sia essa diretta o condotta tramite algoritmi ad hoc”""". Ser-
vono invece nuove misure per nuovi bisogni, che spesso per ragioni meto-
dologiche non sono adeguatamente riconosciuti dalle autorita regolatorie,
ma restano potenzialmente risolutivi di alcune delle problematiche de-
scritte!. Inoltre, una serie di studi condotti in quest’ambito, sia (e per lo
pit) randomizzati che osservazionali, mostra come oggi le misure di soddi-
sfazione per il trattamento, di qualita della vita e di ouzcomze riportati diret-
tamente dal paziente siano anche clinicamente rilevanti'®,
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