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Il punto di vista del paziente



Dopo una serie di test prescritti dal mio medico di medicina generale e da 3 specialisti cardiologi, mi è 
stata recentemente diagnosticata l’amiloidosi cardiaca. Si tratta di una condizione seria […] che può 
essere fatale se non trattata in modo efficace […].
La mia cardiologa mi ha detto che c’è 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 $ all’anno. 

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

[…] mi è stato detto che la mia assicurazione avrebbe coperto circa il 70% del costo, lasciandomi in 
carico l’importo restante che è circa 3.000 $ al mese. Questo è tuttavia al di fuori delle mie possibilità 
[…]
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Il punto di vista del paziente



Tafamidis e il paradosso  delle terapie per malattie rare

Orphan Drug Act 1983
Regolamento CE 141/2000
Regolamento CE 847/2000

Normativa 
internazionale per lo 

sviluppo di farmaci 
orfani

Accesso a terapie 
altrimenti non 

disponibili

In teoria …

Decker SR. JAMA Network Open. 2024;7(9):e2427219



Restrizioni d’uso 
da parte dei payers

Tafamidis e il paradosso delle terapie per malattie rare

Status di
farmaco 

orfano

In pratica ...
Alto costo

Trasferimento dei costi 
sui pazienti

* 12% dei pazienti rinunciano alla terapia 
con Tafamidis a causa del costo elevato

JAMA Cardiol. 2020;5:847-848

Farmaco disponibile ma non accessibile
a (tutti) i pazienti per cui è stato sviluppato

Non aderenza costo-relata *



L’amiloidosi cardiaca è una malattia rara?

Gonzalez-Lopez E. European Heart Journal 2025;46:999–1013 



I numeri del tafamidis in Italia

• In commercio dal 04/11/2021

– Farmaco innovativo con accesso al Fondo fino al 20/10/2024

• Nel 2023: 

– Spesa 123,2 milioni di € (+84,4% vs 2022)

– Tra i farmaci acquistati dalle strutture sanitarie pubbliche
• 23° principio attivo per spesa (3° tra i farmaci orfani)

• 5° principio attivo per aumento di spesa

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

Rapporto Nazionale OsMed 2023
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https://www.aifa.gov.it/strutture-sanitarie-abilitate-dagli-approvatori-regionali2 
(aggiornato al 05/09/2025)

Centri autorizzati 
alla prescrizione 
di Tafamidis per 
ATTR-CM



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 (età, 
residenza, classe NYHA, mutazione ATTR, certificazione 
malattia rara)

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

• Formulazione di una raccomandazione sull’utilizzo                del 
farmaco

Aprile 2022

Introduzione di Tafamidis in Regione Emilia-Romagna



202 pazienti candidabili 
al trattamento secondo i 

criteri AIFA

282 pazienti con amiloidosi cardiaca, 
di cui 261 residenti/domiciliati

16,7% 
certificati 

per malattia 
rara

Censimento dei pazienti RER

Aprile 2022



Raccomandazione 
del Gruppo di 
Lavoro RER

Aprile 2022



L’esperienza dell’AUSL Romagna
1 Centro prescrittore (U.O. Cardiologia Ospedale “Morgagni-Pierantoni” di Forlì)

169 pazienti trattati con Tafamidis per ATTR-CM dal 2022

63

113

142

169

132/169 (78%) con prescrizione del Centro di Forlì
24/169 (14%) pazienti hanno sospeso la terapia 
145 pazienti con trattamento attivo a luglio 2025

Età n. pazienti %

> 90 aa 0 0%

80-89 aa 52 31%

70-79 aa 92 54%

60-69 aa 21 12%

50-59 aa 2 1%

< 50 aa 2 1%

totale 169 100%

Spesa 7 mesi 2025
4.800.000 €

luglio



Per concludere 

 come affrontare la sfida tra efficacia e sostenibilità

• Definizione di criteri di accesso ai nuovi farmaci 
– condivisi con i clinici, basati sulle prove di efficacia e 

sulla previsione dei pazienti candidabili al 
trattamento

• Revisione periodica di tali criteri
– in relazione a nuove evidenze, nuove informazioni 

sulla prevalenza, esiti ottenuti, disponibilità di nuovi 
farmaci  



Gonzalez-Lopez E. European Heart Journal 2025;46:999–1013 

Il futuro che ci aspetta



Drugs don’t work if people can’t afford them

David Mitchell, founder of Patients for affordable drugs
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