ALLEGATO 4

DOCUMENTO METODOLOGICO di HEALTH TECHNOLOGY ASSESSMENT in
ONCOLOGIA ai sensi dell’Intesa Stato Regioni e PPAA del 10/2/11

Introduzione

In tutti i Sistemi Sanitari dei Paesi sviluppati negli ultimi anni si ¢ creata la condizione per cui
I’assicurazione della tutela sanitaria per tutti i cittadini debba essere garantita pur disponendo di
volumi di risorse inadeguate. Molti di questi Paesi si sono impegnati tra gli anni 80 ¢ '90 a
razionalizzare I’utilizzo delle risorse, rafforzando I’efficienza delle organizzazioni erogatrici dei
servizi.

Recentemente la comunita internazionale ha cominciato ad affrontare il problema anche in termini
di definizione di priorita, per conseguire un razionamento delle prestazioni assicurate ai cittadini
attraverso il finanziamento pubblico. Tale processo implica la possibilita di valutare ’efficacia delle
tecnologie e dei percorsi terapeutici rispetto alla popolazione interessata, senza tralasciare i costi di
erogazione dei servizi.
Anche in Italia negli ultimi decenni ¢ stata attuata una politica per la definizione dei Livelli
Essenziali di Assistenza (L.E.A.) assicurati dal SSN e che rappresentano il primo passo verso un
necessario processo di razionalizzazione che si basa su criteri espliciti, definiti come priorita, e
condivisi. Attualmente, infatti, i Sistemi Sanitari devono far fronte ad una domanda crescente di
forme assistenziali innovative e ad elevato contenuto tecnologico, garantendo 1’equilibrio tra

incremento della tecnologia e bisogni assistenziali dei pazienti (Figure 1 e 2).
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Figura 2
Le cause deifguments del bisogni

In questo contesto I’Health Technology Assessment (HTA), in quanto strumento multidisciplinare

di valutazione, risulta necessario per fornire ai decisori le prove scientifiche al fine di intraprendere
le scelte migliori in termini di efficacia, efficienza ed equita nel contesto sanitario, e questo appare

particolarmente vero nel nostro Servizio Sanitario, 0 meglio nei nostri Servizi Sanitari Regionali.

Per quanto riguarda nello specifico questo documento, rispetto al mandato dell’Intesa sono stati
identificate due fasi: la prima, piu teorica, ha come obiettivo la precisazione della metodologia e dei
criteri di utilizzo del’HTA in oncologia (a seguito di una specifica riflessione sugli aspetti peculiari
dell’oncologia); la seconda, piu pratica e attuativa, si propone 1’elaborazione di valutazioni di HTA,

le quali tuttavia necessitano di risorse definite e di una programmazione specifica.

Di seguito verranno maggiormente approfonditi i concetti relativi alla prima fase, con la definizione
della metodologia di HTA, I’applicazione all’oncologia e la relazione con le Reti oncologiche e la

dismissione delle tecnologie, che costituiscono importanti spunti di riflessione per la seconda fase.

Definizione

L’Health Technology Assessment (HTA) si sviluppa come la complessiva e sistematica valutazione

multidimensionale ¢ multidisciplinare delle conseguenze assistenziali, economiche. sociali ed etiche

provocate in modo diretto e indiretto, nel breve e nel lungo periodo, dalle tecnologie sanitarie

esistenti, da quelle di nuova introduzione e dalla dismissione di quelle obsolete o non piu efficienti

(Tabella 1).




Tabella 1. HTA: definizioni, principi e aree di interesse.

CARATTERISTICHE DELLHEALTH TECHNOLOGY ASSESSMENT

Finalina Flaborare informazioni e fornire supporto ai policy markers ai fini decisionali in

ambito samtario.

Ambiti di Si applica alle tecnologie sanitarie. Ampio significato del termine tecnologia $1
applicasione | ntendono infatti per fecnologia tutti 1 mezzi tecnici e procedurall finalizzati alle
attivitd sanitarie e che, pertanto, in questa accezione vanno compromesse non solo
le apparecchiature biomedicali, ma anche Dinsieme dei presidi sanitari e
farmacologici unitamente agli strumenti orgamzzativi che sottendono al sistema

delle cure.

Metodologia | Approceio muludisciplinare alla valutazione per produrre informazioni che
di favoro valutino le tecnologie ¢ le modalita di intervento in sanitd da diversi punti di vista

{scientifico, economico, organizzativo, tico, sociologico,... ).

Peculiaritd | Finahzzazione alla decisione di allocarzione delle risorse. Utdizzo delie

metodologie di sintesi dell’informazione per poter produrre report faciimente

leggibili e utilizzabili dai decisori della politica sanitaria.

L’HTA ¢ quindi una forma di ricerca che esamina le conseguenze a breve e lungo termine dell’uso
o della dismissione di una tecnologia sanitaria. Esso riassume le informazioni sugli aspetti medici,
sociali, economici, organizzativi ed etici connessi all’uso di una tecnologia sanitaria in modo
sistematico, trasparente, non distorto e solido. Come riportato in tabellal, & importante sottolineare

che il termine “tecnologia sanitaria” include ogni aspetto dell’assistenza sanitaria.

L’obiettivo dell’HTA ¢ quello di stimolare lo sviluppo di politiche sanitarie sicure, efficaci e
focalizzate sulla persona e di rispondere a domande quali:

s un determinato trattamento dovrebbe essere rimborsato in un sistema sanitario nazionale?

¢ per quali pazienti dovrebbe essere previsto?

e per quanto tempo i pazienti dovrebbero essere sottoposti al trattamento?

La valutazione di una tecnologia sanitaria va inquadrata nell’ambito di un moderno approccio di
sanita pubblica e di modello generale di funzionamento dei sistemi sanitari e delle strutture che ne

fanno parte.




L’HTA ha quindi il compito di funzionare da “ponte” tra il mondo della ricerca e quello del
policy-making e, come ha scritto Goodman, «ha contribuito in molti modi all’incremento della
qualitd deil’assistenza sanitaria, specialmente supportandd lo sviluppo e ’aggiornamento di un

ampio spettro di standard, linee guida e altre norme sanitarie» (Figura 3).

Figura 3. HTA come ponte tra scienza e decisioni.
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Quanto appena affermato & naturalmente applicabile in ambito oncologico. La letteratura a
disposizione per quanto riguarda le tecnologie valutate in quest’ambito & prevalentemente rivolta ai
farmaci; pochi sono invece gli studi disponibili inerenti I’impiego di test diagnostici, sia per quanto

riguarda la diagnostica per immagini che i marker.

Per quanto attiene ai farmaci antineoplastici, ¢ necessario considerare tre momenti distinti e
scarsamente coordinati, in cui a livello di (i) FDA ed EMA, di (ii) AIFA e di (iii) Enti Regionali e
Locali sono richieste informazioni mirate agli obiettivi, rispéttivamente, di valutazione di efficacia e
sicurezza, di definizione di prezzi e rimborsi, di identificazione sia del ruolo terapeutico che
dell’impatto sul budget. 11 percorso di ricerca e sviluppo finalizzato all’approvazione del farmaco

prevede I’ottenimento di dati su quality, safety ed efficacy. La valutazione dell’efficacia, almeno nel




contesto del regolare processo di approvazione, implica I’esecuzione di un trial clinico
randomizzato con la produzione di dati di beneficio clinico, e cid puod richiedere tempi anche
notevolmente lunghi. Sempre piti frequentemente si fa ricorso all’accelerated approval, ovvero la
richiesta di approvazione basata su end point surrogati e vincolata alla dimostrazione del reale
beneficio in trial post-commercializzazione. Un punto critico del processo di ricerca e sviluppo, nel
contesto delle valutazioni di HTA, & costituito dal fatto che P’industria farmaceutica produce la
minima quantita di evidenze necessarie a confrontarsi con le Agenzie regolatorie.

A fronte della richiesta di informazioni che consentano di valutare il prodotto e di predirne I’effetto
sulla salute e I’impatto sui budget, questa scarsita dei dati comporta una negoziazione complessa,
poco trasparente e molto lunga, che annulla i benefici in termini di tempo ottenuti dalle procedure
accelerate.

L’importanza delle valutazioni di HTA si evidenzia soprattutto dalla prospettiva del pagatore,
essendo peraltro i farmaci antineoplastici molto costosi.

Questo elevato costo ha un impatto negativo sul sistema; inoltre il prezzo ¢ generalmente noto a
priori della negoziazione, tanto da diventare esso stesso un determinante del valore, complicando la

valutazione successiva dell’impatto che la sua introduzione avrebbe nel sistema.

Criteri di prioritarizzazione in oncologia

Il contenimento della spesa sanitaria in ambito oncologico si dovrebbe basare sull’utilizzo di
farmaci equivalenti o biosimilari, la riduzione dello spreco di farmaco attraverso la collaborazione
con il farmacista ospedaliero, I’intervento nel percorso registrativo e post-registrativo al fine di
ottenere maggiori consenso e peso decisionale prima e dopo 'immissione del farmaco sul mercato,
il risk sharing con le aziende farmaceutiche, I’ottimizzazione dei percorsi assistenziali allo scopo di
eliminare i costi evitabili e I’adozione di strumenti per la verifica dell’appropriatezza, secondo le
logiche del’HTA.

Sarebbe quindi auspicabile 1’applicazione della metodologia del’HTA attraverso un processo

analogo a quello di seguito riportato:

1. Individuazione dei farmaci oncologici (e delle combinazioni). per indicazione, da sottoporre

alla valutazione HTA: un criterio pud essere I’inclusione di tutti i farmaci approvati in Italia

da una certa data, al fine di includere i pitl importanti farmaci biologici. La lista andrebbe
anche confrontata con i farmaci che gia siano stati valutati con HTA o, in assenza di tali
report, solamente con valutazione economica in altri paesi di riferimento (indicativamente

Regno Unito, Germania, Svezia, Olanda, Canada, Australia).




2. Raccolta e valutazione dei dati epidemiologici e del carico di malattia relativi alla patologia

oncologica per la quale il farmaco oggetto del report HTA ¢ indicato.

3. Rassegna delle evidenze cliniche di efficacia e di sicurezza per ciascun farmaco/indicazione.

La sopravvivenza & I’'indicatore principale, ma ove non sia disponibile si ricorre a quello
impiegato negli studi registrativi.

4. Valutazione degli aspetti biotecnologici della tecnologia oggetto del report.

5. Rassegna delle valutazioni economiche e di HTA per farmaco/indicazione. Ove i

comparators non siano rappresentativi delle alternative terapeutiche praticate in Italia, si
apporteranno delle correzioni in base allo standard indicato dagli oncologi.

6. Elaborazione di schede per farmaco/condizione ove siano presentati indicatori di efficacia e

di costo, gli ICER (Incremental Cost-Effectiveness Ratio), il numero di pazienti
trattati/anno, la spesa annuale e, se disponibile, I’impatto sul budget (inteso come il
differenziale per tutte le voci di spesa sanitaria attribuibile all’utilizzo del farmaco in esame
quando confrontato con le altre alternative).

7. Valutazione degli aspetti organizzativi e gestionali relativi alla tecnologia oggetto di
indagine, con particolare evidenza sull’impatto per il Servizio Sanitario Nazionale, sulla
possibilitd di creare percorsi diagnostico-terapeutico-assistenziali e sulle modalita di
erogazione del farmaco.

8. Disamina degli aspetti etico-sociali e legali correlati alla tecnologia oggetto di indagine.

9. Elementi chiave per il decisore, in cui si riportano sinteticamente i risultati fondamentali del

report.

L’HTA e le Reti oncologiche

Per quanto riguarda la valutazione degli aspetti organizzativo-gestionali, come previsto dalla
stessa Intesa Stato-Regioni stipulata il 10/2/2011 ed evidenziato nella “Guida per la costituzione
di Reti oncologiche regionali” in attuazione del disposto dell’Intesa Stato Regioni ¢ PPAA del
10 febbraio 2011, sara importante sottolineare [|’importanza dell’implementazione e
miglioramento delle Reti oncologiche: la casistica del paziente oncologico & infatti complessa e
spesso dispersa tra le varie figure e aree sanitarie, tra cui si ritrovano lo specialista oncologo, il
chirurgo, il radioterapista, collocati tra i vari dipartimenti ospedalieri e territoriali. In questo
quadro i trattamenti erogati finiscono per essere spesso disomogenei, soprattutto tra le diverse

Regioni, € viene a mancare 1’equita di accesso.




Le Reti oncologiche consentono di superare questi problemi, garantendo una presa in carico

globale, multidisciplinare e multidimensionale del malato sostenuta da un’organizzazione
dipartimentale delle attivita intraospedaliere, e la continuita assistenziale tra servizi ospedalieri e
territoriali (cure palliative, medico di medicina generale). Nella gia citata “Guida per la
costituzione di Reti oncologiche regionali”, vengono proposti diversi modelli organizzativi
multidisciplinari, tra cui strutture tipo “Comprehensive Cancer Center” (CCC), modelli tipo
“Hub and Spoke” (H&S) e organizzazioni tipo “Cancer Care Network (CCN) ”. Ognuno di
questi modelli pud avere delle applicazioni interessanti in contesti diversi; tuttavia, I’esigenza
di, mettere insieme risorse disponibili ed un largo bacino d’utenza porta a privilegiare un
modello tipo Comprehensive Cancer Care Network (CCCN), che potenzialmente rende il
sistema capace di una pil razionale pianificazione sia di breve che di medio-lungo periodo.
Programmi di questo tipo non possono prescindere dalla necessita di un sistema di
monitoraggio, che dovra basarsi su una serie di indicatori relativi alle raccomandazioni emesse.
Il monitoraggio deve essere anche indirizzato ai percorsi di cura all’interno della rete, con
indicatori in grado di valutare I’effettiva omogeneitd dei comportamenti e le criticitd da

riallineare con azioni mirate di sistema.

In un contesto di questo tipo, PHTA pud costituire un valido supporto per analizzare e
monitorare 1’implementazione delle Reti oncologiche stesse in maniera multidisciplinare e
multidimensionale, in particolar modo nel loro possibile impatto dal punto di vista
organizzativo-gestionale, nonché economico, sul Servizio Sanitario Nazionale e Regionale e le

conseguenze in termini di accessibilita ed equita di accesso per i pazienti.

L’HTA e la dismissione delle tecnologie

Importante & infine considerare anche la potenziale dismissione di una tecnologia, soprattutto se
parliamo di apparecchiature biomedicali, particolarmente utilizzate per la diagnosi € la terapia
oncologica.

La dismissione delle strumentazioni all’interno di un’Azienda ospedaliera viene effettuata
secondo una precisa procedura, che ha 'obiettivo di fornire, periodicamente o su richiesta, la
situazione riguardante la convenienza o Ila necessitd di una dismissione di una o pitt
apparecchiature e/o eventuali nuovi acquisti, dunque, di conoscere meglio la realta operativa
delle apparecchiature sanitarie appartenenti ad un’Azienda Sanitaria ed agire di conseguenza,

per evitare inutili sprechi sia di risorse che di denaro.




Le apparecchiature, gli impianti e gli altri beni strumentali vengono dismessi ed estromessi dal

processo di cura quando esauriscono la loro funzione produttiva nell’ambito dell’azienda

sanitaria. La richiesta di dismissione di una apparecchiatura biomedicale pud scaturire da:

o frequenza e/o costi eccessivi degli interventi di manutenzione;
e glevati costi di mantenimento;

e mancato utilizzo dell’apparecchiatura;

e obsolescenza;

e possibili rischi connessi all’utilizzo dell’apparecchiatura.

In questo contesto, ’HTA costituisce una risorsa importante, in quanto pud consentire una

valutazione che tenga conto di 3 fondamentali obiettivi nel processo di dismissione di una

tecnologia:

1.

la valutazione o rivalutazione di tecnologie al fine di determinarne I’efficacia pratica, i costi
e le implicazioni in relazione alle alternative correntemente impiegate (che possono essere
diverse rispetto a quelle che erano disponibili quando la tecnologia era stata introdotta);

le decisioni sull’utilizzo ottimale (ottimizzazione) delle tecnologie, basate
sull’estrapolazione delle evidenze da una o pill valutazioni o rivalutazioni condotte da altri
gruppi;

I’implementazione delle decisioni per promuovere I’utilizzo ottimale all’interno dei sistemi,
fornendo informazioni ai pazienti, ai clinici, e al pubblico; linee guida, percorsi e sistemi che
supportino le decisioni; standard di qualitd; formazione; riorganizzazione dello staff,

dell’attrezzatura, etc.

L’HTA ha quindi un ruolo chiave nella promozione ed il supporto di un approccio basato sulle

evidenze per I’ottimizzazione delle tecnologie, al fine di migliorare la sicurezza, la qualita e

’'uso appropriato delle risorse.

Per raggiungere questi obiettivi e tutti quelli precedentemente menzionati, appare quindi

indispensabile una forte collaborazione tra clinici, stakeholder, decisori e altri rappresentanti del

sistema sanitario.
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