La crescita scientifica indotta dal sistema sanitario
una domanda esigente che pone continui stimoli alla ricerca clinica e sanitaria
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Quale Industria?

~" FARMINDUSTRIA

— NERIC]

IMNOUSTRIE FaRMAAC GEMERICI

Farmaci di automedicazione.
Lunica ricetta e l'attenzione.
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FEDERCHIMICA

ASSOBIOTEC

Associazione nozionale per lo sviluppo delle biotecnologie




Quale Innovazione? FORUM-INNOVAZIONE

FARMACOLOGICA

= Prodotto?

= Processo?

Coordinato da Giuseppe Recchia

Innovazione della terapia e sviluppo
dei nuovi farmaci

Giuseppe Recchia e Francesca Patarnello

Direzione Medica & Scientifica GlaxoSmithKline, Verona

Il processo di Ricerca e Sviluppo quanto riguarda le tecnologie ad | peutiche quali anticorpi monoclona-
(RS) dei farmaci destinati ad essere alto costo, attraverso lavalutazio- | li o vaccini terapeutici oppure da
immessi in commercio nel corso dei ne del valore e la assicurazione | piccole molecole chimiche (small
prossimi 3 anni & influenzato da una della appropriatezza di uso; molecules).
serie di fenomeni di natura non solo | * larichiesta, da parte dei cittadini, La ricerca farmacogenomica e far-
scientifica e tecnologica, ma anche di maggiori informazioni sulla | macogenetica, la ricerca sui processi
sanitaria, economica e sociale, quali: salute e di maggiori garanzie sul- | dell'invecchiamento e sulle basi im-

* la scadenza dei brevetti della

la sicurezza e sulla tollerabilita | munologiche della autoimmunita
del frmac aporesentano alcune tra le maggio-
i della ricerca farmaceuti-
1).
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= Attributi del Valore
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Innovazione Terapeutica — Definizione

NATURE REVIEWS| DRUG DISCOVERY
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Defining rewardable innovation

In drug therapy

Jeffrey K. Aronson, Robin E. Ferner and Dyfrig A. Hughes

Implementing mechanisms for rewarding those who introduce innoy
requires a definition of ‘rewardable innovation’. Here, we propose a
with respect to medicinal products, accompanied by a ranking of the

types of innovativeness, with the aim of providing a basis for rewarg
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Innovation: an intensional definition

Previous definitions of innovation (Supplementary
information S1 (table)) highlight some important aspects
that should be included in any definition of rewardable
innovation. The first aspect is novelty, which is not
necessarily implied by newness. For example, a new beta
blocker that shared all the attributes of a predecessor
would not be novel; conversely, however, a novel use
might be found for a compound that is not new, such
as aspirin for preventing cardiovascular events. Deciding
when newness constitutes true novelty may require value
judgement.

The second aspect is usefulness. With regard to health,
two general outcomes are crucial: health-related quality of
life and survival, both of which are affected by the balance
of clinical benefits and harms, which must be favourable
for any innovative medicinal product. A possible rank
order of usefulness that reflects the likelihood of these
outcomes, from highest to lowest, is as follows: first, benefit
in a condition with no existing effective treatment; second,
improvement in the treatment of a condition that does
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Ecosistema 2013+2 Industria Farmaco Innovazione

Evoluzione 2013 - 2015

= Trasformazioni Demografiche
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1 - Priorita della Ricerca

RuiPing Dong explains
Merck’s Chinese R&D
expansion p100

The neuropathic pain
market pl01

New drug approved for
myelofibrosis p103

2011 FDA drug approvals

The US FDA approved 30 new therapeutics last year, including 11 first-in-class agents.

Asher Mullard

Last year the US Food and Drug
Administration (FDA)’s Center
for Drug Evaluation and Research
(CDER) gave the green light to
24 new molecular entities and
6 new biologics. The approval of
30 new therapeutics is the most
since 2004, which saw 36 products
approved. The relative bumper crop,
moreover, includes a substantial
number of novel drugs that address
major unmet medical needs,
hit new targets and leverage the
promise of genetic approaches to
understanding disease.

“It is a really exciting list,” says
Chris Milne, Associate Director

of the Tufts Center for the Study

of Drug Development, in Boston,
Massachusetts, USA. Andrew Jones,
an analyst at Ernst & Young, agrees.
“The thing to focus on is the level of

in reviewing their drugs, in general
they hit their timelines, and for the
most part the decisions were not
too surprising” Nineteen of the
approvals were granted to drugs in

innovation within the

of approvals,” he says. 4
stand-out statistics, he
approval of 11 first-in-

Big winners among|
companies involved in
GlaxoSmithKline and
Johnson, which, with
both brought three ney
the market.

“In terms of approv
the FDA did its job,” ad
Schmidt, an analyst at
Cowen. “The agency W

NATURE REVIEWS | DRUG DISCOVERY

Orphan and cancer overlap

One of the clearest trends evident within
the list was the preponderance of orphan
products, which accounted for 11 out of

30 approvals (TABLE 1). This focus reflects

a decade-long shift by drug developers
towards potential niche busters — often
targeted at focused patient populations for
which the disease biology is relatively well
understood or for which there are few or no
good existing treatments. “Overall, we've
found that around 25% of new agents over
the past half decade or so have been orphan
drugs,” says Milne. Unlike previous years,
however, these orphan designations were




Drug discovery: new models for

2 - Modalita della Scoperta

industry-academic partnerships

rarirs publaneg e Cathy J. Tralau-Stewart, Colin A. Wyatt, Dominique E. Kleyn and Alex Ayad

Dyug Ducowery Cantm and Busineis Developoent, impenid Colege Landon SW7 2AZ, UK

POINT/COUNTERPOINT

T'he re-focusing of pharmaceatical industry rescarch away from early discovery activities Is stimulating
the development of novel models of drug discovery, notably involving academia as a ‘front end’. In this
article the authors explore the drivers of change, the role of new entrants (universities with specialised
core facilities) and novel partoership models, 1f they are to be sustainable and deliver, these new models
m r

The Future Is Much Closer Collaboration Between

0 signals
the Pharmaceutical Industry and Academic & nded

Medical Centers
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Academic-Industry Partnerships for
Biopharmaceutical Research & Development:
Advancing Medical Science in the U.S.
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industry to improve health
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Collaborazione

1. Tralmprese

= Ricerca pre-competitiva
= Ricerca competitiva

2. Con la Filiera della Conoscenza

= Universita, Charities, Fondazioni, Enti No profit

= Start Up, Micropharma



2 - Modalita della Scoperta

Periodico della Societa ltaliana di Farmacologia - fondata nel 1939 - ANNO Vil n. 30 - Giugno 2012
Riconosciuto con D.M. del MURST dei 02/01/1996 -Iscritia Pefetiura di Milano n. 467 pag. 722 vol

Verso lo sviluppo di nuovi modelli
di ricerca farmaceutica

Mancanza di chiarezza sugli obiettivi congiunti 29
Variazione dei riferimenti all’interno della impresa farmaceutica 37
Interruzione precoce o cambio di strategia 67
Imposizione di restrizioni sulla pubblicazione 50
Negoziazioni sulla proprieta intellettuale 38

Tabella 1. Percentuale di collaboratori dell’accademia che hanno riferito problemi nell’ambito della conduzione di
progetti collaborativi tra accademia e impresa farmaceutica (17)



2 - Modalita della Scoperta
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Periodico della Societa ltaliana di Farmacologia - fondata nel 1939 - ANNO Vil n. 30 - Giugno 2012
Riconosciuto con D.M. del MURST del 02/01/1996 -iscritia Prefetiura di Milano n. 467 pag. 722 vol. 2° 2038-2561

Emerging in the future

[—

* Risk-sharing
* Competitive grants

Increasingly popular in the present

=38

= Corporate venture capital funds
* Academic drug discovery centers

Commonly used in the past

——

® Unrestricted grants
» Fee-for-service

Figura 2. Evoluzione dei modelli di collaborazione biomedica tra impresa del farmaco ed accademia (1)



2 - Modalita della Scoperta

I Universita, Charities, Fondazioni, Enti No profit

covery Parinecships
with Academia is a new model —
| that is built on the principle

S
that originality, passion, deep knowledge
and technical know-how are required fo
make truly inn ve medicines.
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3 - Sviluppo Clinico del Fm\

( Clinical Devel.

Research Discovery De ent

Target Lead Product

> Nella ricerca e nella scoperta c’e la premessa della innovazione

> Il beneficio incrementale / valore aggiunto / innovazione

terapeutica e progettato e documentato nello sviluppo



Sviluppo Clinico del Farmaco

confirmatoria

Fase 1 Fase 2 Fase 3 Fase 4

esploratoria valutativa

PoC EMA Impatto



Sperimentazione Clinica 2012

Promotore

2 Commerciale

2 Istituzionale

Sperimentazione Clinica
2 a fini industriali o a fini commerciali

2 non fini industriali o non a fini commerciali




3 - Sviluppo Clinico del Farmaco - Tradizionale

6 mesi 12 mesi 12 mesi

= Fasi distinte ed in sequenza
= Avanzamento misurato su milestone separate da spazi “bianchi”

= Valutazione del rapporto beneficio / rischio

Alta validita interna



Value — Based Drug Development

Payers growing influence
on R&D decision making

A recent report from the European Commission highlights the increasing
importance of payer considerations in demonstrating product value through

clinical development programmes.

Bethan Hughes

On 2 October 2008 the European
Commission’s (EC’s) Pharmaceutical Forum
published conclusions and recommendations
following a 3-year consultation on the
competitiveness of the EU pharmaceutical
industry and the sustainability of the national
health-care systems. One of the
recommendations was that EU member
states should set clear and common
expectations on what innovation they
consider valuable and would reward
(http://ec.europa.eu/pharmaforum).

With the increasing emphasis on

industry to provide evidence of the value

real unmet patient need and clinical
differentiation — then that aligns closely with
the priorities of drug development. However,
he says: “Innovation at the molecular level is
only relevant to the payer if it translates into
true innovation — a clinically measurable
difference that the payer can value.”

To address this is a challenge for
experimental medicine says Vallance.
“You need to have very well phenotyped
patient groups, to understand clearly how
to demonstrate or refute your potential
advantage early on and to get the most
information you can about the direction
to take your medicine.”

Earlier this year, G5K took the initiative

Considering payers’ needs is not only

the realm of big pharma. At Griinenthal,

a pharmaceutical company in Germany

that specializes in the field of pain therapy,
Mohit Jain, from their Health Economics and
Pricing department, explains: “When you are
developing your product, all the way through
your development cycle you have to consider
increasing the value you are showing and

if the comparative drugs you have in your
clinical development programme are relevant
to the payers.”

Although the first national HTA agencies
have been around since the early 1990s,
Grueger explains that, in recent years,
three factors have contributed to the
pharmaceutical industry’s discussions with
payers. The first is that industry has faced a
lot of criticism about the decrease in the
number of new drugs. This has partly been
because “for many disease areas we have now
reached 90-95% of what can be achieved,”
says Grueger. “Some of the pathways, like
genomics, haven’'t delivered as fast as we
were expecting, but there is now more hope
that targeted therapies in more specialized
disease areas will result in a number of

2|NOVEMBER 2008 | VOLUME 7

www.nature.com/reviews/drugdise
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Sviluppo Clinico Tradizionale

Ottimizzazione Value Based

= Enti Regolatori = Enti Pagatori




Value-Based Drug Development
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| criteri per la definizione di Innovazione terapeutica saranno oggetto di uno specifico
documento che verra approvato dall’AlFA. Il parametro fondamentale di riferimento sara il
valore del farmaco in termini di veneficio terapeutico rispetto alle opzioni terapeutiche
N N disponibili. Tale beneficio dovra essere supportato da evidenze di validita tecnico-scientifica

= Aol mearacen o del nradatto dell'innovazione. Tale significativita, inoltre, non dovra essere

b) Valutazione e Rivalutazione Sicurezza/Efficacia/Costo (SEC)

label e quanto previsto dalla legge 648. Tali criteri dovranno necessaria
seguenti parametri:

- Popolazione:

per i rispettivi comparatori
- Endpoints
- Comparatori
- Statistiche

- Dati dei Registri,

(Target: revisione e aggiornamento prontuario farmaceutico e registri)

Si intende procedere ad una revisione strutturata dei criteri secondo cui AIFA valuta
Finclusione e il mantenimento dei composti innovativi e di tutti i farmaci nel prontuario
terapeutico o nei registri comprese le autorizzazioni all'uso compassionevole e all'uso off-

mente tener conto dei

- Durata degli studi registrativi e post marketing per i prodotti in valutazione e

- Dati desumibili da programmi di accesso attraverso L. 648 e uso off-label




Francia 2012

ITR Level of Price
reimbursement
0 | -Inferior to the relevant comparator
-Comparator notrelevant none NA
-Methodology not acceptable
-Absence of proof of superiority
| | Noninferior to relevant comparator same inferior
Il | -Small improvement
- Improvement of conditions of use with same same
an impact on the management of the
patients and non inferiority vs comparator
lll | Improvement moderate Same or superior superior
IV | Major improvement The highest European price




Determination of the additional benefit

Germania 2011 — Added Benefit | 222

SIGNIFICANT

‘ MARGINAL J

e ———————
Decreasing evidence

A sustained improvement of the therapy-relevant benefit
that was previously unattained compared to the

appropriate comparative therapy

Benefit

A significant improvement of the therapy-relevant benefit _ _
that was previously unattained compared to the v patient-relevant therapeutic effect
appropriate comparative therapy

v improvement of health conditions

"' Amoderate and not just small improvement of the
therapy-relevant benefit that was previously unattained v . ) )
compared to the appropriate comparative therapy shortening of the duration of the disease

| |

v improvement in overall survival
Because the scientific data basis does not allow it

v reduction in side effects

‘ Mo additional benefit has been demonstrated I v improved quality of life

SMALLER BEMEFIT

63,3

The benefit of the med
smaller than the benel
S0 -

Alternative Treatment Comparator

13.3 15,6

" . -

22

S U r rO g a.t e e n d p O I n tS major significant marginal notquantifiable  none smaller benefit




Value Based Drug Development

. . . Global evidence and value development
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O I nd |CaZ|On| Defining, generating and translating a relative medical value evidence foundation

e Severity/burden/ Unmet medical needs » Relative medical value
- - progression « Efficacy/effectiveness * Robust evidence planning
O P O p O I az I O n I » Prevalence/incidence = Safety/tolerability * Comparative
» Qutcomes: clinical and = Patient-reported effectiveness/health
functional outcomes outcome studies

= End-Point

Target
population Treatment impact Economic impact
identification

= Confronti

Key medical value category

* Medical value proposition » ID evidence gaps » Coverage and
n M eto d O * Outcomes: economic  Coverage and reimbursement
reimbursement/ submission

modeling strategy (key countries)
» Patient access

oucomes
External expert validation outcomes
= Durata
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stato delfarte & il primo salute e dell’as- nuovo prodotto modelli matematici. In beona  sponibile ¢ conosciuta da molt E stata possibile un’interazio-
«Libro bianco sulfHtan re- | sislenza sanita- o di una sua pare dei casi, |'adattamento al mm. ha rappresentato tuttavia  ne ¢ discussione pubblica preco-
alizzato dalfUniversita Cat ma. Come conse- nuova versione  contesto epidemiologico € orga-  un primo passaggio evolutivo  ce e trasparente con la comunita
tolica con un grant incondi- guenza delle nilevant implicazio-  (nuove indicazon o foomulazio-  nizzabvo nuzionale, ¢ inqualche  del sistema ¢ ha esso I'av-  esterna ¢ con gli stakeholders
zionato di GlaxoSmithKi- ni economiche in un sistema con - mi nel caso dei farmact) ¢ sulle  caso regionale, viene appropaa-  vio del perconso di capacity buil-  basata su contenuti ed evidenze,
ne, che avvisa: bisogna age- risorse imitate, la valutazione s1 - condizioni di nmborso e utilizzo  tamente compreso e inserito nel-  ding dell industnia, dei centn di - aumentando la conoscenza sulle
volare § percorso verso & finora principalmente sviluppa-  della nuova tecaologia la valutazione, permetiendo una  nicerca in Hta e det regolatod  tecnologie in svifuppo bea pn-
una Hta 2.0 di “secondage- | win modo difensivo, concentran- In queste valutazioni che pos-  stima affidabile ¢ robusta degh  stess ma della loro commeraalizza-
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Relovair, the Salford Lung Study, and the First “Real World” Trial Before
Approvail: A Breath of Fresh Air for Payers?

Posted by Cameron Lockwoed - March 19, 2012 - 2 Comments
Filed Under asthma, COPD, Relovair, Salford Lung Study

Earlier this month, GlaxoSmithKline (GSK} and a number of collaborators announced an innovative new study
pertaining to Relovair, the company's once-a-day combination of corticesteroid (fluticasone furoate) and leng-
acting beta agonist (vilanterol trifenatate), under development for the treatment of asthma and chronic
chstructive pulmonary disorder (COFPD).

The year-long Salfoerd Lung Study, anticipated to enrol arcund 4,000 COPD patients and 5,000 asthma patients
in Salford, Enaland, is the first prospective, large-scale, “real-world™ trial to be focused on one geoaraphical
sefting and conducted prior to marketing authorisation.

Salford Lung Study — Leveraging the Locale

The Salford Lung Study will see GSK work with North West e-Health, Salford Roval NHS Foundation Trust, NHS
Salford, GPs and community pharmacists, and the University of Manchester. The COPD portion of the study, for which recruitment is
expected to begin this month, is an cpen-label Phase |l pregramme, where half the patients will be randomised to Relovair and half will
receive their existing therapies.

Salford’s existing infrastructure for electronic patient recerds (which integrate both primary and secondary care) will be utilised tc assess
safety and effectiveness in actual clinical practice. The primary endpoint will be mean annual rate of moderate and severe exacerbations;
secondary endpeints include time to discontinuation of therapy and to additicn of further therapies, time to first moderate/severe
exacerbation, and such real-world measures as number of contacts with healthcare professicnals across the continuum of care (for
respiratory-related concerns or otherwise}, number of haspital admissions, days in hospital, and guality-of-life outcomes.




Sperimentazione Clinica — Attrattivita dei

paesi

ormai pienamente comvolto anche

1l campo della sperimentazione cli-
nica ¢ ha introdotto dinamiche di forte
competitiviti tm le nazioni.

Akuni pocs: cosiddesti emengenti co-
me i “Bac” (Russia, India, Cira ¢ Brasi-
le) si stanno imponendo come Importan-
15 atton del settore avendo dimostrato di
poter competere efficacemente in termi-
ni non soltanto di quantita, in ragione

I I fenomeno della globalizzazione ha

Strategie e interventi per affermarsi nel territorio globalizzato della sperimentazione dinica
«Una cura d’urto tra scienza, rapidita
ed efficienza riportera i trials in Italia»

delle dimension della propria popolazio- [Teneer PRy fase in Italia - Anni 2000-2009 O Migh del percorso uutoriz- d:ambu:nmnnm.\t s:lld:cadcg\mua
ne, ma anche di qla.lua ed efficienza i zativor la legge delega sulla a domande chinic: nle-
nella cond i clhi- zone clinica ¢ altre disposiziont in mate-
niche. In teemini dl competitivita nel set- Anno Sc |%faselll | %fasell | %fase IV | %fasel % nia sanitania contiene gl elementi prope- . Mlglmmnx-nm dell'efficienza opera-
tore, ['halia si trova al momento attuale 3000 73] A3 575 75 05 37 deutici aﬂu i di questo obact-  tiva agendo sulle segueati variabili:
in una posizione di criticiti L S - tivo, do tra ['altro ot o tempi: ot dell'iter di av-
119" Rapporto nazionale sulla speni- 2001 §10 538 33 30 08 3l zione del numem ¢ dclk funzioni dei  vio discendera dalla bonta degh interven-
chimaca s medhcinad i Tt 2002 571 513 375 70 19 23 Comitati ctict, I'adozione di procedure ¢ regolatori sopea descritt, tuttavia Asul-
lia evidenzia nel 2009 una flessione. del 2003 579 539 349 81 19 12 esclusivamente telematiche ¢ T'intodu-  ter panimenti importante, la velocita di
15% del numero degh stodi attivati n- | “R004 [32) T BE gl 0 K] zione di un modello unico di contratto  insenmento dei dati nella scheda mccol-
spetio all'anno precedente, nlevata so- | TR0% I | 40 27 8 Iz Al per le spcnrnmmm cliniche. Tali tadati (Crf) ¢ di isohezione delle quenics
prattutto negh studh multicentrici, sia a 7 T icati in manicra uni- - con conseguente Aduzione det tempi di
canico degh studi profit che no profit Iz::: 777.; ﬁ; ;:i ,g; ;'; ﬁ forme e disciplinata da tutts, cummnmn— chiusura del database dello studio e pit
La flessione. associati o una situazio- | —gae ) ria) 7 3 = ] no di snellire, veloc e veloce dei risultat dello stu-
ne di stallo degli studi o Promotore indu- 7 7T - 5 I'ier L d o In questo  dio stesso;
striale nell’'uftimo trienmo deve cssere 2009 2 38 37 158 58 0. modo il gap attualmente presenic e protocolli clinia ¢ Crf 3 protocolli
letto ¢ interpretato nel contesto di una U 3] LK) I'ltalia ¢ i maggion pacsi europei come  devono disporre di bast razionali solide
minore competitivita ¢ attrattivita del no- Fonter Datl Ossc-Atia al 31/12/2009 Gcrmanm. Francia. Spagna ¢ Inghilterra, ¢ devono essere costruiti per rispondere
stro Pacse aAspetto ad altn Pacsi nel con- per quanto conceme | lem-  a domande mirate, clinicamente rilevan-
testo internazsonale delle sperimentazio- pi d| attivazione dei centri satelliti (ricor-  ti. Ma & altrettanto imporante che i pro-
ni cliniche. Pacsi per la conduzione di spenmentazio-  che svolte in Halia? diamo che la maggior parte delle sper-  tocolli siano fattibili, ossia che i puscati

A olieriore coaferma di quanto sqx

ni chmchc ncundtmlnh a tre arce di

fiportato, uno studio
blicato dalla Leem (Associazione dl set-
tore delle industric farmaccutiche in
Francia) evidenzia un posizionamento
dell'ltalia debole nspetto a numerosi pe-
rmetri che onentano la selezione det

it del Pac-
se; qunlnn del sistema infrastrutturale.

A fronte dello stato attuale, quali so-
no per il nostro Pacse e possibilita &
rafforzare |a propria poszione incremen-
tando la quota di spenmentazioni clini-

Per perseguire |'obiettivo & necessa-
fic un patto tra tutti gh atton coinvold
(clinici, comitati etici, ospedali, imprese
farmaceutiche, cittadini cic.) che perse-
gua ln sostembilita della ricerca attraver-
so logiche di massima efficienza od &
necessano agire sul seguenti froati:

mentazion cliniche in ltalia sono mult-
centriche) insoddisfacenti ¢ non competi-
tivi a livello Ue;

© Migliommento dell'efficienza scienti-
fica ottenuta tramite il mighormento
del disegno degh studi da parte dei Pro-
motori, assicurando la conduzione di stu-

con determinati criten di inclusione ed
esclusione siano identificabili ¢ che le
procedure previste siano fattibili ¢ soste-
mibili per il paziente ¢ per il centro speri-
mentak, con un wmero minimo di obict-
tivifendpoints secondari per non appesan-
tire inutifmente la Acerca:
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Allegato 1 -  Osservatorio Sperimentazione Clinica X rapporto nazionale 2011.pdf
Allegato 3 - GSK -  Rilancio Sperimentazione Clinica Italia.pdf

Country Attractiveness for Clinical Research — May 2011

Criteria 1st 2nd 3rd 4th 5th us
Ranking

Quality of investigators SEEIIE IR Germany | UK Italy us 5th

Cost of Clin. Research Eastern Europe | Spain Italy France Germany 8th

Recruitment speed Eastern Europe | Spain Italy Germany us 5th

Eastern Europe | Spain Scandinavia | Germany us 5th

Consistency recruitment

objectives

Produttivita




Country Attractiveness for Clinical Research — May 2011

Criteria 1t 2nd 3rd 4th Gth us
Ranking

Quality of investigators STV Germany UK Italy us 5th
Cost of Clin. Research Eastern Europe | Spain Italy France Germany | 8th
Recruitment speed Eastern Europe | Spain Italy Germany us 5th
Consistency recruitment Eastern Europe | Spain Scandinavia | Germany U 5th
objectives

Influence of Regulatory us UK France Germany Scandinavia | 1rst
authorities

Market size us France Germany Spain Italy 1rst

Attrattivita del Mercato




Country Attractiveness for Clinical Research — May 2011

Criteria 1st 2nd 3rd 4th 5th us
Ranking

Quality of investigators Scandinavia Germany UK Italy us 5th
Cost of Clin. Research Eastern Europe | Spain Italy France Germany 8th
Recruitment speed Eastern Europe | Spain Italy Germany U 5th
Consistency recruitment Eastern Europe | Spain Scandinavia | Germany us 5th
objectives

Influence of Regulatory usS UK France Germany Scandinavia | 1rst
authorities

Market size uS France Germany Spain Italy Irst
Quality / influence of EE usS UK France Germany Spain 1rst
Quality of the HC system us France Scandinavia | Germany Italy 1rst
Quality of CRO - Clinical us UK Scandinavia | Germany France 1rst
Research Organization

Simplicity of administrative usS Scandinavia | France Germany UK Irst

organization

Qualita Infrastrutturale

|

|

|




Sperimentazione Clinica 2012

Promotore

2 Commerciale

2 Istituzionale

Sperimentazione Clinica
2 a fini industriali o a fini commerciali

2 non fini industriali o non a fini commerciali
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Sperimentazione senza fini industriali

Dialogo sui farmact * n. 62011

Comitati etici al hivio

profit o no-profit?

LTtalia, insieme al Belgio, ¢ uno dei pochi Paesi europei che,
dopo il recepimento della Direttiva Europea 2001/220/EC, ha
elaborato una normativa ad hoc sugli studi no-profit. Dopo

sel anni dall’entrata in vigore del Decreto Ministeriale del
Dicembre 2004, sulla base del loro andamento, dell'esperienza
diretta del Comitato Etico dell AUSL di Bologna, dei dati della
Regione Emilia-Romagna e dell'Osservatorio Nazionale sulla
Sperimentazione Clinica dei Medicinali dell’AIFA (OsSC), viene
valutato I'impatto della normativa sull’attivita dei Comitati
Etici e sulla ricerca in Italia. Si propongono inoltre alcune
riflessioni come spunto per la discussione, in previsione di un

aggiornamento della normativa di riferimento dei Comitati Etici.

DOSSIER < 241

e sulla scorta dell'esperienza maturata
dal Comitato Etico (CE) dell’AUSL di
Bologna, proporre alcune riflessioni,
tenuto anche conto del dibattito in cor-
s0 per la revisione della stessa Diretti-
va Europea (Revision of the Clinical
trial Divective 200120EC - Concept
paper for public consuliation) e della
dichiarata intenzione dell’ ATFA di rive-
dere il Decreto Ministeriale del 2004.

STUDI NO-PROFIT
CONDOTTI IN ITALIA

I dati AIFA disponibili nell'OsSC* per
il periodo dal 2004 al 2010 dimostrano
un costante incremento degli studi no-
profit fino al 2008 (grafico 1), dato
confermato anche dai CE locali della
Regione Emilia Romagna atiraverso
i loro database®. Nel 2005, anno di en-



Sperimentazione senza fini industriali

Trend degli studi profit e no-profit (periodo 2000-2010)34
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Sperimentazione senza fini industriall

Proposte del CE Azienda USL di Bologna

¢ Aggiornare il Decreto Ministeriale del 17 dicembre 20042 affincheé:

* sia scevro da ambiguita generate ogqi dall'art. 2 comma 6;

» sia previsto che | risultati della ricerca no-profit possano essere finalizzati allo
sviluppo industriale del farmaco nell'inferesse primo dei pazienti;

» preveda, nel caso di finanziamento dichiarato da parte di Aziende profit, il paga-
menfo degli oneri di istruttoria al CE.

e Aggiornare il Decreto Ministeriale del 14 luglio 20098:

» qli studi con medicinali prividi finanziamento dichiarato da parte di Aziende profit
possano essere esonerati dalla stipula di un'assicurazione ad hoc, permettendo
quindi al Servizio Sanitario di identificare la ricerca tra le sue funzioniistituzionali
fondamentali - al pari di gquella assistenziale e di formazione continua - il cui svi-
luppo strategico @ indispensabile per garantire un flusso costante di innovazione
al sistema'>",

* Prevedere che la ricerca no-profit possa contemplare lo sviluppo industriale
del farmaco.

¢ Sostenere procedure semplificate per la registrazione di indicazioni prive di
interesse commerciale disponendo direttamente o indirettamente dei dati
utili all’ente regolatorio™.



Sperimentazione senza fini industriall

Promotore di Sperimentazione

— | a fini industriali o commerciali | —— Sviluppo industriale del farmaco

V] Opportunita per

— | non a fini industriali | —| Criteri DM 2004 |— | sviluppo industriale —— | No Profit

o commerciali * delfarmaco
]
Accordo di Collaborazione “Riscatto”

* il promotore presenta i requisiti del Punto 1 del DM 2004
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