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Il punto di vista del paziente

PATIENT VIEWPOINT

Exorbitant Drug Costs Lead to Inhumane

Consequences

Salvatore L. Cassano

fter a battery of tests were ordered by my primary care
physician and 3 cardiologist specialists, | was recently
iagnosed with cardiac amyloidosis. This is a seri-
ous condition involving a buildup of an abnormal protein
(amyloid) in the heart, which can be fatal if not effectively
treated. In my case, this buildup causes restriction and
prevents my heart from pumping normally. Some of the
symptoms | experience include shortness of breath, feel-
ings of pressure in the heart area as if someone is pressing
on my heart, and tingling and numbness in my wrist and
finger tips. | was previously diagnosed with carpal tunnel
syndrome and had surgery on both wrists to correct the
problem. Had my amyloidosis been identified earlier, | might
not have needed those 2 surgeries. Today | have the identi-
cal symptoms in my wrists as | had before the surgeries.

See Clinical Commentary by Liu and Kazi

My cardiologist told me there is a new drug that will
significantly improve my condition and with long term use
could prevent serious complications. Unfortunately, she
also told me that this drug, tafamidis, costs $245000 a
year. Let that number sink in: $245000 per year. Good
news: we have a drug that can save your life. Bad news:
you cannot afford it. When the prescription was processed
through my insurance company, | was told my insurance
would cover about 70% of the cost, leaving me to come
up with the balance, which is *$3000 per month. This is
still outside the possibility of my being able to afford it.
| did not qualify for a reduced discounted price because

Circ Cardiovasc Qual Outcomes. 2023;16:e010057. DOI: 10.1161/CIRCOUTCOMES.123.010057
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ﬁopo una serie di test prescritti dal mio medico di medicina generale e da 3 specialisti cardiologi, mm
stata recentemente diagnosticata 'amiloidosi cardiaca. Si tratta di una condizione seria [...] che puo
essere fatale se non trattata in modo efficace [...].

La mia cardiologa mi ha detto che c’@ un nuovo farmaco che migliorerebbe in modo significativo la

mia condizione e il cui uso a lungo termine potrebbe prevenire complicanze serie. Sfortunatamente,

mi ha anche detto che questo farmaco, tafamidis, costa 245.000 S all’anno.

Buone notizie: abbiamo un farmaco che ti puo salvare la vita.
Brutte notizie: non te lo puoi permettere.

[...] mi é stato detto che la mia assicurazione avrebbe coperto circa il 70% del costo, lasciandomi in
(ﬁco I'importo restante che é circa 3.000 $ al mese. Questo e tuttavia al di fuori delle mie possibilita
[-]

Circ Cardiovasc Qual Outcomes. 2023;16:e010057. DOI: 10.1161/CIRCOUTCOMES.123.010057
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Tafamidis e Il paradosso delle terapie per malattierare

In teoria...

Normativa
Internazionale per lo

sviluppo di farmaci
orfani

Orphan Drug Act 1983 Accesso aterapie

Regolamento CE141/2000 . :
Regolamento CE 847/2000 altrimenti non

disponibili

Decker SR JAMA Network Qpen. 2024;7(9):e2427219
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Tafamidis e Il paradossodelle terapie per malattierare

Statusd In pratica...

farmaco Alto costo
orfano

Restrizioni duso Trasferimento del costi
da parte dei payers sui pazienti

Non aderenza costo-relata™

*12% dei pazienti rinunciano alla terapia
con Tafamidis a causa del costo elevato
JAMA Cardliol. 2020;5:847-848

¥

Farmaco disponibilera non accessibile
a (tutti) i pazienti per cui e stato sviluppato
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Hypertrophic
cardiomyopathy
12.5% (95%C1:11.0-14.2)

Heart failure
HFpEF/HFmrEF: 13.1% (95%Cl:11.4-14.9)
HFrEF: 9.7% (95%Cl:4.6-17.1)

Prevalence of ATTR-CM
in frequent clinical scenarios

Aortic stenosis
Incidental Aortic Stenosis: 8.2% (95%CI:7.1-9.4)
Bone scintigraphy for non-CV reasons: Conduction TAVI: 8.7% (95%Cl:7.5-10.1)
0.52% (95%Cl: 0.46-0.58) disorders Surgical: 3.1% (95%C:1.2-6.9)

7.6% (95%Cl:4.4-11.9)

Figure 3 Epidemioclogy of transthyretin cardiac amyloidosis

Gonzalez-Lopez E. European Heart Journal 2025;46:999-1013
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| numeri del tafamidis in Italia

* |ncommerciodal 04/11/2021

— Farmacoinnovativo con accesso al Fondo fino al 20/10/2024

* Nel 2023:
— Spesa 123,2 milioni di € (+84,4% vs 2022)

— Traifarmaci acquistati dalle strutture sanitarie pubbliche
« 23° principio attivo per spesa (3° tra i farmaci orfani)
* J° principio attivo per aumento di spesa

* 113 Centri autorizzati in Italia (agg. 05/09/2025)

Rapporto Nazionale OsMed 2023 st o s
TSTBEBHBHBHESESSSSSSGSSSSSSSGSSSSSSSSSSS
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Centri autorizzati
alla prescrizione
di Tafamidis per
ATTR-CM

https://www.aifa.gov.it/strutture-sanitarie-abilitate-dagli-approvatori-regionali2
(aggiornato al 05/09/2025)
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Introduzione di Tafamidis in Regione Emilia-Romagna

EﬂegimmEnulm-Rmnagna
Direzione Generale Cura della persona, Salute & Welfare
Commissione Regionale del Farmaco
(D.G.R. 1540/2006 e 392/2015, Det. 22770/2020)

Tafamidis nel trattamento
dell’amiloidosi da transtiretina

wild type o ereditaria Gruppo di lavoro
'Y nei pazienti adulti affetti
da cardiomiopatia (ATTR-CM) Giuseppe Boriani — UOC Cardiologia AOU Modena

Christian Gagliardi -UOC Cardiologia AOU Bologna

Doc_umento di indirizzo Marcello Galvani — UOC Cardiclogia Ospedale di Forli AUSL Romagna
regionale
Gabriele Guardigli — UOC Cardiologia AOU Ferrara

a cura del Gruppo di Lavoro regionale Simone Longhi — UOC Cardiologia AOU Bologna

Claudio Rapezzi — Cardiologo -Universita di Ferrara

Documento PTR n. 334
Aprile 2022 Matteo Serenelli — UOC Cardiologia AOU Ferrara
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Introduzione di Tafamidis in Regione Emilia-Romagna

* Prescrizione riservata ai Centri che si occupano di amiloidosi
Inseriti nella Rete per la diagnosi e il trattamento di malattie
rare

» Censimento della popolazione candidata al trattamento (eta,
residenza, classe NYHA, mutazione ATTR, certificazione
malattia rara)

« Valutazione delle prove di efficacia (studio registrativo vs
criteri AIFA)

 Formulazione di unaraccomandazione sull'utilizzo
farmaco

el g

Aprile 2022

zzzzzzzzzz




282 pazienti con amiloidosi cardiaca,

Censimento dei pazienti RER

di cui 261 residenti/domiciliati
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202 pazienti candidabili

al trattamento secondoi
criteri AIFA

Tab. 3. Distribuzione dei pazienti residenti/domiciliati in classe NYHA |l rispetto all’esistenza
della mutazione ATTR.

Eta ATTRWT ATTR mutati Non definiti
(anni) Numero (%) Numero (%) Numero (%)
>90 aa 2 (1,4) 0 (0) 0(0)
80-89 aa 79 (54,5) 11 (32,3) 11 (47,8)
70-79 aa 49 (33,8) 15 (44,1) 9 (39,1)
60-69 aa 8 (5,5) 8 (23.5) 3(13,0)
50-59 aa 6(4,1) 0(0) 0 (0)

<50 aa 1(0,7) 0(0) 0(0

totale _ 34 (16,8) *

Aprile 2022

16,7%
certificati

per malattia
rara
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Il gruppo di lavoro esprime la seguente raccomandazione:

la scelta di iniziare il trattamento con tafamidis cp da 61 mg dovra essere fatta caso per
caso sulla base:

- diunavalutazione etiologica e clinica globale;

RaccomandaZIOne - considerando vincolanti tutti i criteri di inclusione/esclusione dello studio

registrativo che hanno determinato il risultato clinico osservato. Oltre ai criteri di

del- Gruppo dl eleggibilita presenti nel registro AIFA dovranno essere applicati anche:
= il 6-minute walk test >100 m
Lavoro RER .

la concentrazione di NT-proBNP =600 pg/mL rilevata negli ultimi due mesi.
Ove non sia possibile dosare NT-proBNP, viene proposto di considerare la
concentrazione corrispondente di BNP. Rispetto alla definizione del valore
di cut off corrispondente si propone una concentrazione di BNP = 150 pg/mL,
in accordo con lo studio PARADIGM-HF

» il VFG >25 ml/min/1,73 m?,

= il BMI modificato >600 kg/mZg/L

= |3 presenza di un’anamnesi positiva per un pregresso episodio di scompenso

‘ Tafamidis nel trattamento cardiaco per i pazientiin NYHA I.

dell’'amiloidosi da transtiretina
wild type o ereditaria

i ienti adulti affetti z c = = . .
oe da cardiomiopatia (ATTR-CM) e tenendo in considerazione anche i seguenti elementi:
‘ Documento di indirizzo - = . . . . . . . .
regionale - I'eta media dei pazienti arruolati nello studio registrativo (74,5 +7,2 anni);
o coro el Grappor i Lavoro regionale - la consapevolezza che I'effetto del farmaco sulla mortalita per tutte le cause e sulla
Documento PTA n. 334 mortalita CV inizia a manifestarsi attorno ai 18 mesi dall’inizio del trattamento.

Aprile 2022

| pazienti da inviare al Centro di riferimento per |a certificazione di amiloidosi cardiaca e

Apr/le 2022 per la prescrizione di tafamidis 61 mg dovranno essere selezionati sulla base dei criteri
sopra elencati.
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Lesperienza dell AUSL Romagna

|1 Centro prescrittore (UO. Cardiologia Ospedale “Morgagni-Pierantoni” di Forli)
169 pazientitrattati con Tafamidis per ATTR-CM dal 2022

180 — 169

160 .:1::::1?“ 142 Eta n. pazienti %

140 >90 aa 0 0%
- 120 N3 80-89aa 52 31%
s 100 70-79 aa 92 54%
280 43 60-69 aa 21 12%

%07 50-59 aa 2 1%

zz ; I <50aa 2 1%

- | . . | totale 169 100%
2022 2023 2024 2025 luglio
132/169 (78%) con prescrizione del Centro di Forli Spesa 7 mesi 2025

24/169 (14%) pazienti hanno sospeso la terapia
145 pazienti con trattamento attivo a luglio 2025

4.800.000€
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Per concludere
come affrontare la sfida tra efficacia e sostenibilita

» Definizione di criteri di accesso al nuovi farmaci

— condivisi coni clinici, basati sulle prove di efficacia e
sulla previsione dei pazienti candidabili al
trattamento

» Revisione periodica di tali criter

— Inrelazione a nuove evidenze, nuove informazioni
sulla prevalenza, esiti ottenuti, disponibilita di nuovi
farmaci
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IL futuro che ci aspetta

Liver transplantation *
Gene editing (Nex-Z)

Gene silencers:
¢ Patisiran *
o Inotersen
o Vutrisiran
(=}

Eplontersen *

Effective in
ATTRv Neuro
clinical trials

£ KK
Dnlfumsali?* R Y  Effectivein

Acoramidis ATTR-CM

) ) Y .
e’ Stabilizers el clinical trials
* Ongoing ATTR=CM
clinical trials

Tafamidis

—
E,E E E,g Dissociation
\ Available

2 = 7«4\’ without clinical
TTR trials

|

Removers

Antibodies: Monomers

NIOOG/ALXZ%)*

Coramitug

AT-02 *

Figure 4 Transthyretin amyloidosis-specific therapies

Gonzalez-Lopez E. European Heart Journal 2025;46:999-1013
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Drugs don't work if people can't afford them

David Mitchell, founder of Patients for affordable drugs

|
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