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Il progetto ExploRare € nato nel 2022 da una collaborazione tra Pharmalex
e ISPOR Italy - Rome Chapter con I'obiettivo di rivedere in senso critico
e propositivo il percorso e la valutazione che portano al rimborso dei
farmaci per malattie rare, per contribuire ad un accesso lineare e ad una
migliore definizione del valore.
Tra la prima e la seconda edizione, attraverso la raccolta di evidenze ed
esperienze, lo sviluppo di analisi specifiche ed il confronto allinterno di
gruppi di lavoro e con un board di esperti:
- sono stati individuati alcuni aspetti critici della gestione dell’'incertezza
nella valutazione tecnico-scientifica e della definizione del prezzo e delle
condizioni di rimborsabilita dei farmaci per malattie rare.

- sono state esplorate le priorita sulle criticita emerse nella prima edizione
attraverso un’analisi della frequenza delle criticita negli studi per i
farmaci per malattie rare in sviluppo e prossime ad arrivare sul mercato
e un’indagine sullopinione degli stakeholder (istituzioni nazionali e
regionali, referenti di imprese e di associazioni dei pazienti) su tali criticita
e, soprattutto, sugli strumenti necessari alla loro gestione.

- @ stato costruito e aggiornato un modello predittivo al fine di stimare
'entrata sul mercato italiano nei prossimi tre anni dei farmaci per le
malattie rare, valorizzandone I'impatto economico € il trend di spesa per
il Servizio Sanitario Nazionale (SSN).

Con la terza edizione, ExploRare 3.0, si & voluto dare continuita agli

approfondimenti generati nel corso delle prime edizioni aggiornando

I’horizon scanning per il triennio 2025-2027, e generare nuove riflessioni

attraverso:

- la valorizzazione dei Patient Reported Outcome Measures (PROMSs)
attraverso 'analisi nel tempo dell’'uso, della tipologia e qualita dei PROMS
Nnegli studi clinici, ed il loro utilizzo nelle valutazioni;

- l'analisi dei tempi negoziali nel caso di estensione diindicazione da raro a
raro, raro a non raro e da non raro a raro noncheé l'effetto dell’'applicazione
del blended price;

- laggiornamento del modello predittivo di spesa dei farmaci in arrivo per
il trattamento delle malattie rare nel triennio 2025-2027.

L'evento si propone di presentare i risultati dei lavori dei tre workstream,
raccolti in . un nuovo Report, e discuterne significato, implicazioni e limiti.
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Registrazione dei partecipanti

Il percorso di ExploRare e gli obiettivi della 3° edizione
Fulvio Luccini, Andrea Marcellusi

Saluti Introduttivi
Emanuele Monti
Enrico Piccinini
Annalisa Scopinaro

Workstream 1 - Valorizzazione dei Patient Reported
Outcome Measures (PROMs) per i farmaci per
malattie rare

Claudio Jommi

Workstream 2 - Tempinegozialiin casodiestensione
di indicazione ed effetto dell’applicazione del
blended price
Fulvio Luccini
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Workstream 3 - Aggiornamento del modello predittivo
di spesa dei farmaci in arrivo nel trattamento delle
malattie rare nel triennio 2025-2027

Andrea Marcellusi

Lunch break

Tavola rotonda
Moderatore: Luca Carrello

Facilitatori: Pier Luigi Canonico, Patrizia Popoli

Intervengono: Mauro Biffoni, Alberto Bortolami,
Massimo Di Maio, Carlotta Galeone, Lara Gitto,
Jelena Ivanovic#*, Patrizia Olivari, Enrico Piccinini,
Maurizio Scarpa, Annalisa Scopinaro, Giovanna
Scroccaro

Conclusioni e next steps
Direttivo ExploRare
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