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settembre 2023. Il GdL ha visto la partecipazione, come nelle 
precedenti edizioni dei Seminari di Mogliano, di soggetti 
istituzionali (Agenzia Italiana del Farmaco-AIFA, e Regioni) 
e stakeholder (clinici, referenti per i pazienti e imprese) (cfr.  
Ringraziamenti).

Il paper è diviso in due parti. Nella prima viene descritta 
in sintesi la letteratura sui modelli di pricing dei farmaci. Nella 
seconda vengono illustrati i risultati del GdL con un focus sul 
framework di valore e sul processo valutativo e negoziale dei 
prezzi.

Modelli e processi valutativi per il P&R dei farmaci

I modelli e i processi valutativi e negoziali per determi-
nare il P&R dei medicinali sono stati ampiamente studiati in 
letteratura (1-3).

I prezzi sono definiti/regolati/negoziati sulla base di diversi 
approcci/modelli e in relazione a differenti prospettive. Nella 

Valutazione dell’innovatività e negoziazione di prezzi  
e rimborso dei farmaci: raccomandazioni da un panel  
di esperti
Claudio Jommi 1, Francesca Patarnello 2, Cosetta Bianchi 3, Giuliano Buzzetti3

1Dipartimento di Scienze del Farmaco, Università del Piemonte Orientale, Novara - Italy
2Market Access & Government Affairs, AstraZeneca, Milano - Italy
3Dephaforum, Milano - Italy

Assessment of innovativeness, and price and reimbursement negotiation of medicines: recommendations of 
an expert panel
This paper illustrates the recommendations of a Working Group (WG) on the assessment of drugs innovativeness 
and the negotiation of price and reimbursement. The WG included researchers, institutions, clinicians, patient 
representatives and pharmaceutical companies.
The first part of the contribution summarizes the literature on drug pricing models, which was considered in the 
WG, and, in particular, the pricing criteria, the evaluation and negotiation processes, the management of the un-
certainty of the evidence, the use of cross-reference pricing and price negotiation for new indications of existing 
drugs.
The second part illustrates the results of the WG with a focus on innovativeness assessment, value framework 
and price negotiation. The main recommendations of the WG are: to define more specific criteria for the iden-
tification of comparators and endpoints for macro therapeutic areas/settings; to produce guidelines on the use 
of indirect comparisons and studies supporting this evidence; to consider the drug value as the main driver of 
price and reimbursement negotiation; to maintain flexibility in the negotiation process, but, at the same time, to 
give greater structure and predictability in the assessment of value for money, with a more qualified role of cost- 
effectiveness and a range of threshold values for the incremental cost-effectiveness ratio; to selectively rein-
troduce Managed Entry Agreements and the Indication-based pricing model; to implement an early dialogue 
between the Italian Medicine Agency and the pharmaceutical companies in order to optimize the negotiation 
process, and a structured involvement of scientific societies and patient representatives.
Keywords: Assessment, Innovativeness, Medicines, Negotiation, Price and Reimbursement, Recommendations

Received: April 27, 2024
Accepted: June 14, 2024
Published online: July 15, 2024

Indirizzo per la corrispondenza:
Claudio Jommi
email: claudio.jommi@uniupo.it

Introduzione

Il presente paper illustra i risultati di un Gruppo di Lavoro 
(GdL) che ha discusso il tema del sistema di valutazione dei 
nuovi farmaci e delle nuove indicazioni ai fini della valuta-
zione delle richieste di innovatività e di Prezzo e Rimborso 
(P&R) in Italia. Il GdL è stato costituto nell’ambito della 
Sesta Edizione dei Seminari di Mogliano Veneto (“Diamo 
valore al percorso compiuto: temi irrisolti ed emergenti 
in un nuovo contesto regolatorio”), tenutasi il 21 e il 22 
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prospettiva di chi valuta e acquista i farmaci, i principali dri-
ver sono: il valore terapeutico aggiunto rispetto ad alter-
native terapeutiche disponibili sul mercato, la coerenza tra 
valore comparativo e costo comparativo per paziente trattato 
(Value-Based Pricing, VBP) e la coerenza tra impatto sulla 
spesa e risorse disponibili (sostenibilità). Le imprese richie-
dono prezzi che consentano, insieme ai volumi, di generare 
ricavi tali da remunerare il capitale investito, vale a dire un 
margine sui costi sostenuti (Ricerca e Sviluppo, R&S, produ-
zione, commercializzazione e altri costi amministrativi) (4).

Il VBP nei principali Paesi europei viene gestito sulla base 
di due modelli (Fig. 1) (4):

• il primo, presente nel Regno Unito, prevede che (i) il 
beneficio sia stimato in termini di aspettativa di vita pon-
derata per la qualità della stessa (Quality Adjusted Life 
Years, QALY) e che (ii) la coerenza tra costo incrementale 
e beneficio incrementale sia basata sul calcolo del rap-
porto incrementale di costo-efficacia (Incremental Cost-
Effectiveness Ratio, ICER) e sulla verifica che tale rapporto 
sia inferiore a un valore soglia o range di valori soglia. 
Tale range è stato fissato in 20/30.000 sterline per anno 
di vita in perfetta salute, con clausole di salvaguardia per 
farmaci lanciati per patologie ultra-rare (con prezzi molto 
elevati) o con prognosi infausta (aspettativa di vita infe-
riore ai tre mesi), per le quali ottenere un aumento dei 
QALY importante è molto complesso;

• nel secondo, adottato dagli altri principali Paesi euro-
pei (oltre a Italia, Francia, Germania e Spagna), il valore 
aggiunto viene riconosciuto solo in caso di incremento 
dell’effetto terapeutico. La coerenza tra prezzo effet-
tivo a carico del sistema pubblico e valore (terapeutico) 
aggiunto viene valutata in modo più o meno discrezio-
nale: valore (terapeutico) aggiunto non esplicitamente 
misurato o valore aggiunto misurato attraverso sistemi di 
ranking, basati su entità relativa degli effetti, loro persi-
stenza e qualità delle prove. Diverso è il ruolo assegnato 
ad altri elementi, quali le evidenze di costo-efficacia a 
integrazione della valutazione di coerenza tra prezzo e 
valore, la gravità della patologia target e il livello di biso-
gno (terapeutico) insoddisfatto.

Il valore aggiunto non terapeutico, come la maggiore 
accettabilità della terapia per i pazienti o l’impatto sulle orga-
nizzazioni sanitarie, non rappresenta un elemento conside-
rato nella negoziazione del prezzo (5,6), a meno che non vi 
siano evidenze che la maggiore accettabilità della terapia 
produca una maggiore compliance al trattamento (aderenza 
e persistenza) e che questa determini una maggiore efficacia 
e, quindi, un valore terapeutico aggiunto.

Come specificato sopra, la remuneratività del capitale 
investito rappresenta il driver delle richieste di prezzo da 
parte delle imprese. In realtà la fissazione dei prezzi sulla 
base dei costi sostenuti dalle imprese (metodo cost-plus) 
era piuttosto diffusa in Europa nella prima metà degli anni 
’90. Tuttavia, tale metodo è stato gradualmente sostituito da 
un approccio VBP a causa della natura congiunta dei costi di 
R&S, vale a dire del fatto che tali costi sono sostenuti a van-
taggio di tutti i Paesi e difficilmente allocabili sui singoli stati, 
perché premia i costi sostenuti e non l’esito della R&S e per 
la scarsa trasparenza e verificabilità dei dati di costo (7). In 
letteratura esistono diversi dati sui costi di R&S, mentre sono 
poche le prove sui costi di produzione e commercializzazione 
(8). Peraltro, con riferimento ai costi di R&S, due recenti revi-
sioni di letteratura (9,10) hanno evidenziato un’importante 
variabilità nella stima di tali costi. Nella revisione di Schlander 
et al. (9), si riportano stime dei costi di R&S per molecola lan-
ciata sul mercato comprese tra 161 milioni e 4,54 miliardi di 
dollari, con valori mediamente più alti per i farmaci oncolo-
gici (tra 944 e 4,54 miliardi di dollari) e decisamente più bassi 
per i farmaci a designazione orfana: 501 milioni di dollari 
per un orfano, rispetto a una media di 2,14 miliardi di dollari 
per un non orfano, secondo lo studio di Berdud et al. (11). 
Quest’ultimo risultato è da ascrivere al più basso numero di 
pazienti coinvolti negli studi e al frequente lancio di tali far-
maci post Fase II. Le stime di costo includono i costi effettivi 
per lo sviluppo della molecola lanciata sul mercato e quelli 
generati dai fallimenti (per ogni molecola di successo), non-
ché la capitalizzazione di tali costi. Sono state mosse diverse 
critiche a tali stime, a partire dalla estrema variabilità degli 
esiti, dalla tendenziale bassa trasparenza degli studi e dalla 
scarsa considerazione di quanto tale ricerca clinica sia frutto 
non solo di investimenti di impresa ma anche di contributi 
pubblici (12-14). Tuttavia, per quanto le stime presentino 

FIGURA 1 - VBP nei maggiori 
Paesi europei.
Fonte: Adattato da Jommi  
et al. (4).
QALY = Quality Adjusted Life 
Years; ICER = Incremental Cost-
Effectiveness Ratio.
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un’elevata variabilità, diversi studi convergono su un tenden-
ziale incremento dei costi di R&S verso valori vicini ai due 
miliardi di dollari per i farmaci per i quali viene realizzato uno 
sviluppo completo, vale a dire fino alla Fase III.

Come specificato sopra, nella prospettiva del pagatore, 
oltre alla coerenza tra valore e costo, è importante la soste-
nibilità rispetto alle risorse disponibili. In generale la soste-
nibilità non è un concetto assoluto, ma relativo, e dipende 
dai vincoli macroeconomici (essenzialmente debito pubblico 
rispetto al Prodotto Interno Lordo), dalla volontà politica di 
investire risorse pubbliche in sanità e dall’approccio di alloca-
zione/gestione delle risorse più o meno orientato da tetti di 
spesa per fattori produttivi (silos) (7). Un incremento di spesa 
generato da un nuovo farmaco è tanto meno sostenibile, a 
parità di effetti sulla spesa pubblica, in presenza di vincoli 
macroeconomici stringenti, di una difficoltà di riallocazione 
della spesa pubblica da altri comparti al sistema sanitario e 
di tetti sulla spesa farmaceutica, aspetti che caratterizzano 
proprio il nostro Paese.

Oltre al tema dei modelli di pricing, la negoziazione dei 
prezzi dei farmaci presenta quattro ulteriori aspetti.

Il primo è rappresentato dall’uso dei prezzi di altri Paesi 
come riferimento per la determinazione di quelli nazionali 
(cross-reference pricing). Se tale pratica può integrare e, 
potenzialmente, facilitare il processo di negoziazione (15,16), 
non è apprezzata dalle imprese, nel caso i prezzi di riferi-
mento esterni siano sistematicamente quelli più bassi, ed è 
complessa da applicare, vista la frequente presenza di sconti 
confidenziali. In alcuni contributi è stata sollevata la richiesta 
di una maggiore trasparenza dei prezzi al netto degli sconti 
(17,18), ma è stato anche evidenziato come questo potrebbe 
generare un ulteriore ritardo nel lancio (o il mancato lancio) 
in Paesi dove tali prezzi sono molto bassi (o gli sconti molto 
elevati), proprio per problemi di sostenibilità (19).

La presenza di incertezza sull’esito e sull’impatto finanzia-
rio di un farmaco al momento della negoziazione dei prezzi 
ha spinto molti Paesi a introdurre contratti di accesso al mer-
cato o Managed Entry Agreement (MEA) (20). La letteratura 
sui MEA è ormai molto vasta e riporta la tassonomia di tali 
accordi (20-23) e valutazioni critiche sui MEA, in particolare 
quelli outcome-based, sistematizzate in un contributo di 
Antonanzas et al. (24) e che riguardano (i) il presunto burden 
amministrativo, (ii) la percezione che tali accordi vengano sti-
pulati più per obiettivi di sostenibilità che per effettiva volontà 
di raccogliere dati real-life finalizzati a ridurre l’incertezza sul 
profilo di efficacia al lancio del nuovo prodotto/della nuova 
indicazione e (iii) la difficoltà, nel caso di accordi che preve-
dano studi post-marketing e una rinegoziazione successiva 
delle condizioni di accesso, di ridurre i prezzi e/o di escludere 
dalla rimborsabilità i farmaci con evidenze post-marketing 
non soddisfacenti (problemi di enforcement). Per quanto vi 
sia un trend di riduzione degli accordi outcome-based e di 
fatto gli stessi siano stati abbandonati in Italia, due recenti 
paper, partendo da tali valutazioni critiche, hanno suggerito 
dei modelli che possono, almeno parzialmente, superare le 
problematicità di tali accordi, salvaguardando il loro obiet-
tivo, che è quello di condivisione del rischio di impatto non 
favorevole dei farmaci e di raccolta di dati real-world (25,26).

Va poi sottolineato come sia sempre più frequente la rine-
goziazione del prezzo dei farmaci, per effetto dell’estensione 

delle indicazioni. La letteratura ha analizzato i modelli pre-
senti nella pratica regolatoria/negoziale (27), rappresentati 
da modello brand e, conseguentemente, prezzo differenziato 
per indicazione, prezzo unico e sconti e/o MEA differenziati 
per indicazione (Indication-Based Pricing, IBP) e prezzo unico 
come media “ponderata” dei prezzi per indicazione (modello 
Blended Price). Diverse analisi hanno evidenziato i vantaggi 
dell’IBP, tra cui quello di rendere esplicito il prezzo effettivo 
per indicazione, e i limiti, tra cui la necessità di tracciare l’u-
tilizzo dei farmaci per indicazione e un carico amministra-
tivo la cui rilevanza dipende dalla complessità degli accordi. 
I limiti dell’IBP hanno portato diversi Paesi a utilizzare da 
sempre il modello Blended Price o, come l’Italia, a passare 
da un approccio IBP a uno di Blended Price. Un recente con-
tributo ha analizzato, per l’Italia, la complessità di tali rine-
goziazioni, evidenziando tempi maggiori rispetto alla prima 
indicazione e l’incremento dello sconto per effetto della 
rinegoziazione (28).

Infine, si sottolinea come il processo di negoziazione di 
P&R sia rilevante tanto quanto i criteri utilizzati, con riferi-
mento in particolare a trasparenza, riproducibilità e allinea-
mento tra requisiti di prova da parte dei pagatori e raccolta 
e analisi dei dati da parte dell’industria farmaceutica. Un 
quadro regolatorio che premia il valore terapeutico aggiunto 
attraverso un premio di prezzo e che rafforza la concorrenza 
sui prezzi per prodotti intercambiabili richiede un processo di 
P&R trasparente e riproducibile. A loro volta, trasparenza e 
riproducibilità dei processi negoziali chiariscono perimetro e 
criteri in base ai quali le imprese gestiscono la concorrenza. 
L’interazione precoce tra soggetti regolatori, pagatori e indu-
stria nel disegno degli studi clinici e tra pagatori e industria 
quando il prodotto viene approvato può migliorare il pro-
cesso di valutazione e negoziazione, per un allineamento 
sulla valutazione (per esempio, su comparatori da utilizzare 
e legittimità del confronto indiretto) o per colmare le lacune 
informative (per esempio, sulla dimensione della popola-
zione target o sulla persistenza a lungo termine degli effetti 
dei medicinali) (29,30).

I risultati del GdL su innovatività e pricing

Come sopra specificato, il GdL ha affrontato il tema dei 
criteri e del processo di valutazione dell’innovatività dei far-
maci/indicazioni e di negoziazione del P&R. La prima è valu-
tata da AIFA (dalla CTS, Commissione Tecnico-Scientifica, 
prima della riforma, e dalla CSE, Commissione Scientifico-
Economica, attualmente) sulla base di bisogno terapeutico, 
valore terapeutico aggiunto e qualità delle prove. Il valore 
terapeutico aggiunto è un elemento chiave anche per l’ot-
tenimento di un premio di prezzo rispetto ai comparatori, 
non essendo possibile, ai sensi del DM 2/8/2019, prevedere 
un premio di prezzo in caso di assenza di valore terapeutico 
aggiunto. Non esiste però una regolamentazione specifica 
che gradui il premio di prezzo in funzione del ranking del 
valore terapeutico aggiunto, che invece è molto rilevante per 
ottenere l’innovatività. 

Il GdL ha però riconosciuto che i due temi sono collegati. 
In primo luogo, come specificato sopra, l’innovatività è valu-
tata sulla base del bisogno terapeutico, del valore terapeu-
tico aggiunto e della qualità delle prove e almeno i primi due 
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domini e, soprattutto il secondo, informano sul processo di 
negoziazione di P&R. L’acquisizione dell’innovatività piena, 
per quanto non formalmente prevista, rappresenta un ele-
mento importante per ottenere un prezzo superiore alle 
alternative terapeutiche. Infine, la valutazione di innovati-
vità e il sistema di pricing condividono alcune criticità (p. es., 
scelta delle alternative terapeutiche).

Dopo un ampio dibattito, è però emersa l’utilità di sepa-
rare i due temi, riconducendo l’innovatività al suo ruolo, vale 
a dire di valutazione “regolatoria” finalizzata a individuare 
farmaci/indicazioni (i) da prioritizzare attraverso politiche 
specifiche, fondo dedicato e accesso immediato ai mercati 
regionali, quest’ultimo previsto anche in caso di innovazione 
potenziale, e (ii) da premiare, con la possibilità per le imprese 
di non applicare il 5%+5% di riduzione di prezzo e l’esclusione 
dei farmaci innovativi dal calcolo per la valutazione dello 
sfondamento dei tetti di spesa e, in particolare, dei tetti per 
acquisti diretti da parte delle aziende sanitarie.

Prima di discutere, sotto il profilo tecnico, della valuta-
zione dell’innovatività, il GdL ha messo in evidenza come: 
(i) non vi siano evidenze sull’accesso immediato dei farmaci 
innovativi e che sarebbe opportuno verificare se ciò effetti-
vamente avviene; (ii) la negoziazione si concluda spesso con 
la rinuncia al vantaggio di non applicare il 5%+5% di sconto; 
(iii) raramente l’innovatività condizionata si traduca in inno-
vatività piena (è stato rintracciato solo un caso in cui questo 
si è verificato). Il GdL ha quindi proposto l’attivazione di un 
percorso più strutturato per la traduzione dell’innovatività 
condizionata in innovatività piena e di definizione del ruolo 
dei Real-World Data (RWD) in tale valutazione.

Un primo ambito di discussione del GdL è stato l’oppor-
tunità o meno di allargare la “candidabilità” all’innovatività 
in termini di:

• patologie eleggibili: attualmente è possibile richiedere 
l’innovatività se un farmaco è indicato per patologie con 
esito mortale, ospedalizzazioni ripetute, impatto rile-
vante su disabilità correlata alla qualità della vita;

• bisogno terapeutico e valore aggiunto, che oggi sono 
valutati sulla base della validità terapeutica delle alter-
native disponibili e del valore terapeutico aggiunto del 
farmaco/indicazione oggetto di valutazione rispetto alle 
alternative; non hanno invece rilievo né sulla dimensione 
del bisogno né su quella del valore aggiunto altri domini, 
come l’accettabilità delle terapie per i pazienti.

Il GdL non ha raggiunto un consenso sull’opportunità o 
meno di procedere a questa estensione, considerando anche 
che l’allargamento potrebbe generare un sensibile aumento 
dei farmaci candidabili (ed effettivamente riconosciuti come 
innovativi) con un rischio rilevante sulla “tenuta” del fondo 
per farmaci innovativi.

Con riferimento invece ai criteri e al processo di valuta-
zione dell’innovatività, il GdL ha suggerito di prevedere cri-
teri specifici di valutazione per macro-aree terapeutiche/
setting, cercando di distinguere tra endpoint “hard” e altri 
indicatori di esito, analogamente a quanto già previsto per 
i farmaci oncologici. Il GdL ha peraltro evidenziato come sia 

opportuno declinare, anche per l’oncologia, gli endpoint più 
appropriati per setting (per esempio, la sopravvivenza non è 
l’endpoint più appropriato per un setting adiuvante). È stata 
poi espressa l’esigenza di aumentare la trasparenza sui criteri 
e il razionale della scelta delle alternative terapeutiche con-
siderate, prioritizzando la migliore alternativa disponibile e 
l’alternativa maggiormente utilizzata nella pratica clinica, di 
fornire raccomandazioni sull’uso di confronti indiretti e studi 
a supporto, per evitare il più possibile un uso erratico degli 
stessi e approcci di tipo naïve, e di fornire un indirizzo su 
come dovrebbe avvenire la valutazione in assenza di valide 
alternative terapeutiche e su outcome “hard” non raggiunti 
negli studi clinici (per esempio, mancato raggiungimento 
degli obiettivi di sopravvivenza, scelto come endpoint secon-
dario). Con riferimento al processo, il GdL ha suggerito di 
prevedere un coinvolgimento strutturato delle società scien-
tifiche nella valutazione dell’entità del bisogno terapeutico, 
la definizione degli endpoint e la scelta delle alternative tera-
peutiche e delle associazioni di pazienti, quando rilevante, 
per esempio sulle evidenze di qualità della vita correlata allo 
stato di salute.

Rispetto alla negoziazione di P&R, date l’ampiezza e com-
plessità dell’argomento, il GdL si è concentrato su quattro 
elementi: l’individuazione delle alternative terapeutiche, il 
legame tra valore e prezzo, i contratti di accesso e la rinego-
ziazione a seguito dell’estensione delle indicazioni.

Con riferimento alle alternative terapeutiche, si è con-
divisa la stessa raccomandazione fatta per l’innovatività, 
vale a dire di aumentare la trasparenza su criteri di scelta 
delle alternative, limitandole a quelle autorizzate per l’in-
dicazione e il rimborso e selezionando o prioritizzando nel 
confronto la migliore alternativa disponibile e/o quella 
di maggiore uso (che non necessariamente è un farmaco) 
o quella per la quale la qualità delle prove è migliore. In 
previsione dell’applicazione del Regolamento UE sull’HTA 
(Regolamento EU 2021/2282), il GdL ha poi raccomandato 
un ruolo fortemente proattivo di AIFA nel supporto all’in-
dividuazione delle alternative terapeutiche nell’ambito del 
Joint Clinical Assessment.

Rispetto al pricing, il GdL ha in primo luogo richiamato 
l’opportunità che la negoziazione di P&R abbia come primi 
driver il valore e la coerenza tra valore e costo in termini com-
parativi e poi l’impatto sulla spesa.

Il GdL ha poi riconosciuto che la flessibilità del sistema 
negoziale abbia garantito la rimborsabilità dei farmaci in 
Italia in misura maggiore rispetto a diversi Paesi europei (31), 
ma che sia opportuno pensare a una struttura e a una pre-
vedibilità maggiori nel collegamento tra valore e costo della 
terapia. Un primo passo potrebbe essere la pubblicazione del 
ranking del valore terapeutico aggiunto e del bisogno tera-
peutico per tutti i nuovi farmaci e le indicazioni e non solo per 
quelli per i quali è stato richiesto il riconoscimento dell’in-
novatività. Un secondo passo suggerito dal GdL è quello di 
dare un maggior peso, pur mantenendo un approccio multi- 
criterio, alla costo-efficacia, con range di valori soglia per il 
rapporto incrementale di costo-efficacia. Il GdL ha poi sugge-
rito di esplicitare quando l’analisi di costo-efficacia può avere 
un maggiore ruolo informativo/di supporto, vale a dire nei 
casi di valore terapeutico aggiunto significativo e in assenza 
di alternative terapeutiche.
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Rispetto a domini del valore da considerare, il GdL ha pro-
posto di valutare la possibilità che un valore aggiunto rife-
rito a dimensioni “non direttamente terapeutiche” (come la 
migliore accettabilità di una terapia per il paziente) venga 
considerato nella negoziazione, almeno nel contenimento 
degli eventuali sconti sul prezzo richiesto, non essendo possi-
bile, ai sensi del DM 2/8/2019, prevedere un premio di prezzo 
in caso di assenza di valore terapeutico aggiunto.

Il GdL ha poi raccomandato un’interazione precoce, anche 
attraverso scoping meeting tra AIFA e imprese, sulle evidenze 
a supporto del valore, considerando tutti gli aspetti ritenuti 
critici, incluse la scelta delle alternative terapeutiche e la 
stima del costo-terapia delle alternative al farmaco oggetto 
di negoziazione.

Infine, sui contratti di accesso e rinegoziazioni, il GdL 
ha raccomandato di riattivare i MEA outcome-based basati 
su registri di farmaci, evitando però l’errore commesso nel 
passato, vale a dire di utilizzare sistematicamente i MEA 
come strumento per superare un’impasse negoziale o come 
strumento di pura gestione della “sostenibilità”, limitandoli 
ai casi specifici in cui vi sia un’elevata incertezza su dimen-
sione e durabilità dell’efficacia dei farmaci. Il GdL ha invece 
espresso dei dubbi sulla praticabilità di approcci alternativi, 
basati su programmi strutturati di raccolta dati ad hoc e sulla 
rinegoziazione dei prezzi in relazione alle evidenze raccolte 
(Coverage with Evidence Development). Tali studi sarebbero 
molto complessi da gestire, per quanto abbiano più senso 
quando i trattamenti oggetto di valutazione sono terapie di 
lunga durata per patologie croniche e quando la valutazione 
dell’esito si basa su endpoint multipli.

In parallelo è stato suggerito di ripristinare un approccio 
di IBP, almeno nel caso in cui la nuova indicazione approvata 
abbia un alto valore per il Servizio Sanitario Nazionale (per 
esempio, se viene valutata come innovativa). L’approccio 
IBP, oltre a garantire una maggiore aderenza del prezzo al 
valore del farmaco nell’indicazione approvata e rimborsata, 
consente di identificare il costo effettivo del farmaco per 
l’indicazione, costo che può rappresentare un termine di 
confronto per nuovi farmaci nella stessa indicazione. Se 
l’IBP non fosse possibile, sarebbe almeno opportuno espli-
citare i criteri di ponderazione nell’applicazione del blended 
price, vale a dire quanto contano il valore e la dimensione 
della popolazione target nella ponderazione del prezzo 
medio.

Conclusioni

Il presente paper ha descritto i risultati della discussione 
di un GdL multi-disciplinare e multi-stakeholder finalizzata a 
proporre raccomandazioni sul sistema di valutazione delle 
richieste di innovatività e di negoziazione del P&R in Italia.

Pur riconoscendo l’importanza di avere definito un per-
corso ad hoc per la valutazione dell’innovatività e l’utilità di 
avere un sistema flessibile di negoziazione del P&R, il GdL ha 
evidenziato alcuni limiti dell’attuale assetto. Il fil rouge delle 
raccomandazioni è un aumento (i) della strutturazione e della 
trasparenza del processo, con riferimento in particolare alla 
definizione dei comparatori per la valutazione del valore 
aggiunto dei farmaci, alla modalità di applicazione del VBP e 
al ruolo della costo-efficacia nella negoziazione del P&R e (ii) 

dell’interazione tra AIFA e stakeholder, in particolare società 
scientifiche e associazioni di pazienti.

Tali raccomandazioni sono in linea con quelle di un pool 
di 39 esperti di accesso al mercato, provenienti da istitu-
zioni pubbliche, ricerca e consulenza, raccolte attraverso 
un questionario strutturato (Jommi et al., 2023), riferite più 
in generale al sistema di pricing nei Paesi in cui il prezzo è 
regolamentato. Gran parte dei rispondenti ha evidenziato 
l’opportunità di (i) regolare il prezzo dei farmaci sulla base di 
un VBP, basandosi su un approccio multi-criterio, con l’even-
tuale supporto della costo-efficacia, e di MEA per la gestione 
dell’incertezza e (ii) aumentare la trasparenza dei processi 
negoziali (più che dei prezzi netti), valorizzando l’interazione 
con stakeholder e prevedendo contatti preliminari tra sog-
getti valutatori sugli aspetti più critici (entità del bisogno 
insoddisfatto, comparatori e dimensione della popolazione 
target).

L’auspicio è che tali raccomandazioni possano essere 
prese in considerazione, visto il momento dinamico caratte-
rizzato dall’implementazione della riforma di AIFA e dall’ap-
plicazione, prevista da gennaio 2025, del Regolamento UE 
sull’HTA.
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