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LE PERSONE CON FIBROSI CISTICA IN ITALIA

Nuove diagnosi nell’anno 2021: 113 nuovi pazienti 
ü Il 35,4% dei pazienti ha ricevuto una diagnosi di 

FC in età adulta (età ≥18 anni).
ü Il 95% dei pazienti diagnosticati entro il 

compimento del secondo anno di vita è stata 
identificata mediante screening neonatale.

Report 2021

https://www.registroitalianofibrosicistica.it/servizi-36-rapporti_e_pubblicazioni 

Nel 2020: tot. 17

https://www.registroitalianofibrosicistica.it/servizi-36-rapporti_e_pubblicazioni


FIBROSI CISTICA: LA TERAPIA PERSONALIZZATA
…oltre 2000 mutazioni del gene CFTR

Report 2021

Percentuale di pazienti sottoposti a terapia con 
farmaci modulatori del gene CFTR nel 2021.

ü Prima dello sviluppo delle terapie con i modulatori 
CFTR, i trattamenti disponibili per la FC miravano 
solo alla gestione dei sintomi. Al contrario, i 
modulatori della proteina CFTR, agiscono sulla 
causa della patologia.

ü L’introduzione nel mercato dei farmaci modulatori 
CFTR ha trasformato la vita dei pazienti grazie ad 
un miglioramento degli outcome clinici a breve e 
lungo termine (es. migliore funzione polmonare; 
migliori parametri nutrizionali; migliore 
sintomatologia polmonare; riduzione delle 
esacerbazioni polmonari e delle infezioni da 
Pseudomonas aeruginosa; diminuzione della 
mortalità e del trapianto di organi; riduzione dei 
ricoveri; miglioramento della qualità di vita…).

Dagenais RVE, et al. . J Clin Med. 2020 ; 
Lopes-Pacheco M. Front Pharmacol. 2020 

HA RAPPRESENTATO UNA RIVOLUZIONE NEL MIGLIORAMENTO 
DELLE ATTIVITÀ QUOTIDIANE DEI PAZIENTI 

Zaher A et al. Cureus. 2021



I risultati del modello suggeriscono 
che il trattamento ELX/TEZ/IVA può 

aumentare sostanzialmente la 
sopravvivenza per persone con FC

ü La sopravvivenza mediana prevista per i soggetti con FC omozigoti per F508del-CFTR trattati con ELX/TEZ/IVA pari a 71,6 anni. 
ü  Il trattamento con ELX/TEZ/IVA ha inoltre ridotto la gravità della malattia nonché il numero di riacutizzazioni polmonari e di 

trapianti di polmone. 
ü In un’analisi di scenario, la sopravvivenza mediana prevista per pazienti con FC che avviano ELX/TEZ/IVA tra 12 e 17 anni è di 

82,5 anni.



LA SFIDA DELL’INNOVAZIONE

COME GARANTIRE CONTEMPORANEAMENTE 
INNOVAZIONE E SOSTENIBILITÀ?

ü Come rendere le nuove tecnologie disponibili 
tempestivamente ai pazienti?

ü Come conciliare la sicurezza e l’efficacia delle cure con 
la domanda di innovazione che proviene dalla società?

ü Che ruolo devono avere i cittadini e i pazienti?

L’HTA COME STRUMENTO 
EVIDENCE-BASED PER 

SUPPORTARE SCELTE DI VALORE

Expert Panel on Effective Ways of Investing in Health (EXPH). 2019. 



L’HTA COME STRUMENTO EVIDENCE-BASED PER 
SUPPORTARE SCELTE DI VALORE 

International Journal of Technology Assessment in Health Care. 2020. 



Analisi dei bisogni di salute delle persone con Fibrosi Cistica in 
un’ottica di assistenza sanitaria basata sul valore: 

costi della malattia in Italia

VALUTARE IL CARICO SOCIO-ECONOMICO DELLA 
FIBROSI CISTICA IN ITALIA, anche per valutare l'impatto 

dei modulatori CFTR sul carico di malattia.

La FC e le sue diverse forme cliniche sono associate ad un elevato carico di malattia legato al costo per il loro trattamento 
e ai costi, diretti e indiretti, che vengono generati dalla gestione della patologia stessa. Oggi risulta necessario migliorare il 
trattamento di tutte le persone affette da questa condizione patologica, ottimizzarne l’assistenza sanitaria e valutare 
pienamente l'impatto e il beneficio dei diversi approcci di gestione, in rapporto alla severità del quadro clinico presentato 
nonché del reale bisogno di salute della persona che ne è affetta.



Prof.ssa Colombo
Prof. Dallapiccola



STRUTTURA DEL PROGETTO
FASE I: Analisi della letteratura scientifica disponibile sul burden socio-economico della FC (in 
Europa e in Italia)

FASE III: Elaborazione di un modello economico che analizzi l’impatto economico della FC, nella 
prospettiva del SSN e dell’intera società.

FASE II: Costruzione di un questionario ad hoc funzionale alla raccolta dei dati sul burden socio-
economico della FC in Italia 

FASE IV: Stesura report



METODOLOGIA

RICERCA EVIDENZE SCIENTIFICHE, al fine di descrivere il burden socio-economico della FC 

FASE I. Revisione Trial su modulatori CFTR. Metodologia: Screening su CLINICALTRIAL.GOV

FASE II. Ricerca evidenze scientifiche a livello internazionale, pubblicate negli ultimi 10 anni (2013-2023), su
outcomes clinici correlati all’impiego dei modulatori CFTR in persone con Fibrosi Cistica.

Metodologia: Revisione Sistematica su PubMed

FASE III. Ricerca evidenze scientifiche su burden socio-economico della Fibrosi Cistica a livello europeo e, più nello 
specifico, in Italia, pubblicate negli ultimi 10 anni (2013-2023).  Metodologia: Revisione Sistematica 

su PubMed, Web of Science, Scopus

1. COSTO MEDIO ANNUO PER PAZIENTE: €14.174,00-53.256,00
ü TOTALE COSTI DIRETTI SANITARI: €9861,00-28.827,00
ü TOTALE COSTI DIRETTI NON SANITARI: €4512,00-18.329,00
ü TOTALE COSTI INDIRETTI: €1,094-12,443 

2. COSTO MEDIO ANNUO PER PAZIENTE ADULTO: €15.714-€47.217,00
3. COSTO MEDIO ANNUO PER PAZIENTE PEDIATRICO: €15.771-60.412,00

COSTI IN EUROPA 



Costi medi annui per pz: € 29.870,00
Tot. costi sanitari diretti: €15.684,00

Tot. costi non sanitari diretti: €13.198,00
Tot. costi indiretti: €2051,00

Costo medio annuo per PAZIENTE ADULTO: 
€20.779,00

Costo medio annuo per PAZIENTE PEDIATRICO:
 € 38.320,00

TOTALE COSTI DIRETTI SANITARI:
 € 14.398,00

TOTALE COSTI DIRETTI NON SANITARI:
€ 23.922,00

TOTALE COSTI INDIRETTI: 
€0

TOTALE COSTI 
DIRETTI SANITARI:
 €17.067,00

TOTALE COSTI DIRETTI NON SANITARI:

€1661,00

TOTALE COSTI INDIRETTI: 
€2051,00 

COSTI IN ITALIA 

Caregiver professionale/Informale
Trasporti non sanitari
Servizi sociali

Caregiver 
professionale/Informale
Trasporti non sanitari
Servizi sociali

Medicinali
Esami strumentali
Visite mediche
Ospedalizzazioni
Medical Devices 
Trasporto medico 

Perdita di produttività
Pensionamento anticipato
Assenze per malattia 

Medicinali
Esami strumentali
Visite mediche
Ospedalizzazioni
Medical Devices 
Trasporto medico 

Chevreul K et al. Eur J Health Econ. 2016



METODOLOGIA

ü Produzione evidenze aggiornate sul disease burden (epidemiologico e socio-economico), tramite 
attività di ricerca primaria.

SURVEY CON PAZIENTI e CAREGIVER 

Elaborazione di un Case Report Form (CRF), da sottoporre a pz e caregiver e 
funzionale alla rilevazione dei costi diretti e indiretti della patologia.

Il questionario per pz e caregiver sarà in forma online, strutturato tramite domande chiuse, accessibile 
tramite link/piattaforma dedicata 

Obiettivo specifico: fornire, sulla 
base dell’esperienza dei pazienti e 
dei loro familiari, dati utili alla 
definizione del burden sociale e 
dei costi diretti e indiretti legati 
alla FC, e alle sue diverse forme, 
nel contesto di cura italiano. 

COSTRUZIONE MODELLO ECONOMICO



IMPATTO FISCALE



MIGLIORE GESTIONE DELLA MALATTIA      RIDUZIONE DEI 
COSTI (SSN + SOCIALI) + VALORE

La gestione Value-based del pz con FC

Personal 
value

Technical 
value

Allocative 
value

Societal 
value



L’obiettivo è garantire ai 
pazienti uniformità di cura 

con elevati standard su 
tutto il territorio nazionale.

Necessità di garantire alle persone 
in età adulta la migliore qualità 

della vita e, quindi, anche la piena 
realizzazione professionale e la 

possibilità di curarsi presso 
strutture adeguate.



ACCESSO EQUO ALLE TECNOLOGIE INNOVATIVE

Expert Panel on Effective Ways of Investing in Health (EXPH). 2019. 



GRAZIE…


