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Riduzione dei casi di malattie prevenute o trattate
con medicine innovative: 1965-1999

Riduzione dei casi di malattie prevenute o trattate con

medicine innovative: 1965-1999
VACCINAZIONE

Malattie infettive
(polio, morhbillo,

Hib, HBV, Hib etc)

TERAPIA FARMACEUTICA

Febbre reumatica e
Malattia cardiaca reumatica

Malattia cardiaca ipertensiva

Ulcera gastrica e duodenale

Malattia ischemica del miocardio

Fonte: EFPIA 19991 2002



Il contributo della vaccinazione alla riduzione e
al | 0 el 1 oallennmmalatiiedrasmissibili
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RIDUZIONE

DIPHTHERIA
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HEPATITIS A
HE?ATITIS B
NEASLES

MUMPS

162,344

PERTUSSIS

200,752

PNEUMOCOCCAL DISEASE

16,069

POLIO
16,316 10U %

RUBELLA

47,745

CONGENITAL RUBELLA
152

SMALLPOX

TETANUS
580
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Numero stimato di casi annuali negli Stati Uniti

VARICELLA
4,085,120




Lo sviluppo dei farmaci: un dialogo a tre tra
accademia, industria e sanita pubblica

Definire i bisogni: epidemiologia, impatto ecc. della malattia

| |
Molecola Farmaco Terapia
Proteina Vaccino Vaccinazione

Sanita

Universita Industria :
pubblica

Il percorso non e necessariamente lineare (universita 4 industria 4 sanita pubblica)
Il dialogo avviene in ognuna delle fasi di ricerca e sviluppo del farmaco
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Il lungo ed accidentato percorso nello sviluppo di

nuovi farmaci/vaccini
fViolti sono chiamati, ma pochi elettio Mdtteo, 20,16)
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Fase di scoperta e di sviluppo pre-clinico
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Se la scoperta di nuove molecole/vaccini e stata

accelerata,

Il loro sviluppo clinico rimane lungo
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Un numero limitato di candidati va in fase clinica
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Come muoversi verso uno studio clinico?

Il farmaco/vaccino deve essere & |' L

prodotto in accordo con le procedure AT .

di fAGood Manufact urg, Fra: i ceo
(sito di produzione, personale, e

materiale usato, etc devono essere

certificati e precedentemente
approvati)

Dossier sottomesso alle agenzie

regolatorie nazionali (es. AlIFA, FDA, 0

etc) e/o sovranazionali (es. EMA)

o R ey
Questedannol 6aut or ise z a
approvano i dati di produzione, di s
tossicologia e il piano clinico AAA

- :
e =, Paul-Ehrlich-Institut
Studio clinico inserito in una banca YN Buscosamt s Sarn und pidoto

dati pubblica (ClinicalTrials.gov)




Cosa cil deve dire uno studio clinico di fase | e chi
puo prendervi parte?

10

Il farmaco dato a soggetti adulti sani e ben tollerato
rispetto a un placebo o a un farmaco con la stessa
Indicazione terapeutica

Il vaccino dato a soggetti adulti sani e ben tollerato e
Induce la riposta immunitaria attesa rispetto a un placebo

Chi sono guesti soggetti adulti sani? Disoliton e | | 0dir
gualche decina

ASoggetti d 6 ecobmipresa tra 18 e 60 anni capaci di capire lo scopo
dello studio e di firmare il consenso informato, liberi di interrompere
lo studio in qualsiasi momento

ASoggetti che in nessun modo abbiano un qualunque rapporto con le
persone che hanno prodotto il farmaco oppure che siano coinvolte
nello studio stesso (personale, parenti, amici, ecc.)



Ancora meno candidati passano alla fase Il
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Studio clinico di fase Il

12

Alcune centinaia di soggetti sani (vaccini) o con le forme
cliniche da curare (farmaci) appartenenti al gruppo di
soggetti per 1 quali il farmaco o il vaccino saranno indicati
(es. adolescenti, bambini, anziani, particolari zone
geografiche, soggetti con compravata suscettibilita ecc.)

Conferma della tollerabilita del trattamento / vaccinazione
e della sua iniziale efficacia (farmaco) o risposta
Immunitaria potenzialmente protettiva (correlati di
protezione per i vaccini)



Studi clinici di fase lll: studi di efficacia
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Gli studi di efficacia (fase Ill)
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Comprovata capacita di produrre il farmaco / vaccino in maniera
consistente

Provare che piu lotti (almeno tre, prodotti consecutivamente) del
farmaco / vaccino esibiscono gli stessi livelli di efficacia nel gruppo di
soggetti per i quali si e sviluppato il prodotto

L 6 e f f dewe&ssareaconfrontata al placebo (in assenza di farmaco
/ vaccino con equivalente indicazione: efficacia assoluta) oppure
confrontata a un farmaco / vaccino gia registrato per la stessa
iIndicazione (efficacia relativa)

| soggetti devono essere randomizzati e lo studio condotto in doppio
cieco

Il numero di soggetti puo variare da qualche centinaio a decine di
migliaia, sulla base della frequenza della malattia da curare o da
prevenire: necessita di studio multicentrici



Studi di efficacia (fase Ill): la necessita dei numeri




La malattia da trattare/prevenire e frequente




Possibilita di trattare un ridotto numero di soggetti




La malattia da trattare/prevenire non e frequente




Necessita di studi multicentrici
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