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Cosa si intende per «Valore»
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• Il valore di una terapia viene misurato e descritto principalmente
attraverso 3 dimensioni:
– guadagno in termini di salute del paziente (efficacia e sicurezza) →

outcome;

– qualità della vita dell’assistito;

– eventuale risparmio netto dei costi sanitari e non sanitari.

• Per decidere se (e a che prezzo) rimborsare bisogna tenere in
considerazione il valore incrementale

• Gli approcci decisionali «Value-Based» tengono in considerazione,
oltre l’outcome incrementale di una tecnologia sanitaria, anche il
principio di efficienza allocativa delle risorse a disposizione per
l’acquisto di beni sanitari

• Rilevare il valore incrementale → introdurre la tecnologia
conviene??



Caratteristiche delle terapie avanzate nel rapporto 
tra costi e benefici: un cambiamento radicale
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TERAPIE CONVENZIONALI

TERAPIE AVANZATE (es. CAR-T)



Caratteristiche delle terapie avanzate nel rapporto 
tra costi e benefici: un cambiamento radicale

4

• Le terapie CAR-T saranno caratterizzate da un elevato costo
iniziale «upfront»

• Costi per paziente al primo anno alti: alti costi unitari fanno
«più effetto» di alti volumi (e costi unitari più contenuti)

• I benefici derivanti saranno quantificabili nel lungo periodo
(rischio di incertezza sugli effetti: efficacia, sicurezza e
durabilità) → investimento futuro

• L’incertezza dei benefici emerge anche al momento
dell’accesso→ raccomandazione da parte del decisore

• I Sistemi Sanitari, ad oggi, sono abituati a valutare
l’introduzione di terapie con un andamento parallelo tra costi
e benefici



Attuale status su accesso delle CAR-T nei 
principali Paesi EU
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ATU: estensione di rimborso per massimo due anni da fase off-label; ASMR: valore terapeutico aggiunto, SMR: valore terapeutico 
assoluto



Esempi di valutazione economica delle CAR-T
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Esempi di valutazione economica delle CAR-T
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Come considerare l’adozione di un farmaco un 
investimento: prospettive future, la NBA

• L’efficienza allocativa è solitamente valutata attraverso l’ACE che mette in
relazione il rapporto di costo-efficacia (€/QALYs) con la WTP per unita di
beneficio guadagnato → orizzonte temporale lifetime, popolazione a
confini chiusi (dati da RCT)

• Considerare una nuova terapia (es. CAR-T) come un investimento richiede
di mettere in relazione i costi da sostenere (impatto sul budget) per il suo
utilizzo con il beneficio clinico che ne deriva (valorizzato - €) → reale
contropartita dell’impatto economico

• Se i costi risultano almeno pari (o superiori) al beneficio clinico valorizzato
la terapia è conveniente per il sistema.

• La Net Benefit Analysis è una tecnica di valutazione economica in
grado di considerare l’introduzione di un nuovo farmaco come un
investimento sintetizzando in un’unica analisi le caratteristiche della
BIA e dell’ACE

8



Conclusioni e proposte per il futuro

• Ad oggi i Sistemi Sanitari non sono preparati a valutare le nuove

tecnologie farmaceutiche come un investimento

• Investire nella costante produzione di evidenze (cliniche, economiche,

organizzative, preferenze del paziente etc..) per l’identificazione del valore

delle terapie CAR-T

• Utilizzare metodi di analisi innovativi e metodologicamente solidi in grado

di considerare il beneficio clinico come la vera «contropartita»

dell’investimento economico →NBA

• Promuovere il dialogo tra i diversi SHs (istituzioni, clinici, imprese, pazienti

etc..) all’interno di «think tank» impegnati nella ricerca di soluzioni di valore

a beneficio del sistema e dei pazienti.
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GRAZIE PER L’ATTENZIONE

francesco.costa@unibocconi.it

10


