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“Apprezziamo il disegno di legge del governo
in materia di lavoro. Il Paese sta vivendo un
momento storico che vede a rischio la
sostenibilità del Servizio sanitario nazionale e
il mutato quadro socio sanitario non consente
agli infermieri di operare in modo appropriato
per dare risposte adeguate ai bisogni dei
cittadini”. Lo ha detto la presidente della Federazione degli Ordini degli
infermieri (Fnopi), Barbara Mangiacavalli, durante l’audizione in
Commissione Lavoro alla Camera, nell’ambito dell’esame del Ddl recante
disposizioni in materia di lavoro. Mangiacavalli ha proposto innanzitutto
“l’inserimento dell’attività dell’infermiere tra i lavori ’usuranti’ poiché
sempre più esposti alla sindrome da burnout e a situazioni di particolare
sovraccarico”. Inoltre ha chiesto di introdurre per la selezione del personale
“criteri innovativi adatti a individuare soggetti capaci di rispondere alle
specifiche esigenze, al di là del bagaglio conoscitivo ed esperienziale”, così
come “modelli organizzativi per favorire la conciliazione tra vita privata e
professionale a favore delle infermiere quali l’istituzione di servizi per
l’infanzia, asili nido, all’interno delle aziende sanitarie” Infine, secondo
Mangiacavalli vanno previste misure per lo sviluppo economico e di carriera
della professione “perché sia maggiormente attrattiva per i giovani, con la
massima equità e parità di accesso e progressione tra generi. Non è più
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rinviabile - ha concluso - l’abbattimento delle differenze retributive
all’interno dei differenti contratti di lavoro tra pubblico e privato, a parità di
responsabilità, funzioni e competenze”.
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Confimi Industria Sanità ha presentato al
ministero della Salute e alla politica una
proposta di revisione totale del Nomenclatore
Tariffario. Un progetto e un documento
redatto in circa due anni, frutto del dialogo
quotidiano degli imprenditori che
costituiscono l’associazione con clinici e pazienti e che “tiene conto di tutte
le indicazioni emerse in occasione dei tavoli di lavoro e di confronto con le
istituzioni e gli altri stakeholder”. Da Confimi Industria Sanità sottolineano
che “non si tratta di un esercizio di stile, quanto di una reale necessità di
tutto il Ssn in vista dell’entrata in vigore dei Nuovi Lea il prossimo 1° aprile
che, ancora una volta, unitamente al nomenclatore tariffario, si presentano
incompleti e a tratti obsoleti rispetto alle esigenze dei pazienti”. La proposta
presentata da Confimi Sanità vuole dichiaratamente “rispondere in primis a
un’esigenza immediata, ovvero il buco lasciato dall’attuale revisione in
merito ad ausili e protesi. In pratica - spiegano dall’associazione - gli articoli
prodotti per bisogni molto complessi, fino ad oggi realizzati su misura per il
singolo paziente (o in serie, ma con specifici adattamenti da parte di un
tecnico specialista), sono stati inseriti nella lista dei dispositivi acquistabili
con gara pubblica e quindi in gran numero, senza nessuna
personalizzazione per il paziente e indicazioni chiare sulle modalità di
manutenzione continua che attualmente sono realizzate dai laboratori
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ortopedici sul territorio e in prossimità dei pazienti. In definitiva - è il
commento - una scelta dannosa e non remunerativa.
Per certificare il modello presentato e comprendere i possibili impatti su
pazienti e sistema delle Pmi, Confimi Industria Sanità ha chiesto la
collaborazione di Nomisma, società fondata a Bologna nel 1981 che offre
studi settoriali e territoriali, ricerche economiche, strumenti di supporto
decisionale, advisory strategico e servizi di consulenza.
Il modus operandi.
Per avviare il progetto è stata svolta un’analisi completa dello stato dell’arte,
partendo dall’intero sistema regionale in cui è difficile comprendere quale
sia attualmente il documento da applicare – il dualismo è la conseguenza
principalmente osservata, poiché per alcuni dispositivi di serie alcune
Regioni hanno applicato i Lea 2017, mentre per i dispositivi su misura si fa
riferimento al Dm 322/99 - , per proseguire con un parallelismo tra il
Nomenclatore in vigore e quello proposto, in termini di inclusione di
dispositivi che tengano conto delle nuove malattie riconosciute dal Ssn, dei
risultati della Ricerca&Sviluppo che ha portato in più di 20 anni ad una
importante innovazione e alla facilità di ottenimento dell’ausilio da parte del
paziente.
Lo studio contiene anche un’analisi dell’impatto sociale del nuovo
Nomenclatore tramite interviste approfondite con esperti del settore -
dirigenti regionali, società scientifiche, associazioni di imprese. Ancora:
un’approfondita comparazione con gli altri sistemi internazionali, un focus
sulle modalità di accesso alle gare in prospettiva nazionale ed europea e
alcuni esempi pratici della revisione.
«I Lea 2017 per i dispositivi complessi che ora sono soggetti a gara portano a
un mancato diritto alla scelta da parte del paziente, le conseguenze di una
mancata personalizzazione impattano sulla salute e sul benessere della
persona, portando a potenziali complicazioni mediche e necessità di
ospedalizzazione, con conseguente aumento dei costi per il Ssn e
complicazioni psicologiche per il paziente per il rifiuto del dispositivo. Il
sistema di Pmi, spesso costituito da micro imprese, viene messo a dura
prova da un sistema di gare su dispositivi complessi. Il rischio è che
l’eccessiva attenzione posta alla componente economica possa
compromettere la qualità complessiva offerta al paziente» dichiara Roberta
Gabrielli, Head of Marketing and Business Processes di Nomisma.
La proposta di Confimi Sanità mira a consentire al cittadino-paziente «di
ricevere le cure più adeguate e alle PMI di rispondere alle più regolari
dinamiche aziendali, consentendo loro di continuare a investire in ricerca e
sviluppo, a tutela della salute di tutto il made in Italy» ha concluso Massimo
Pulin, presidente di Confimi Industria Sanità.
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«La proroga dello scudo penale è il primo
segnale importante del Governo nei confronti
di una professione, quella medica, che
necessita di un sostegno, non solo economico,
ma di sistema». È il primo commento del
Presidente della Federazione Cimo-Fesmed
che evidenzia come la “decisa interlocuzione
avviata dal ministro Schillaci con il ministero di Grazia e Giustizia possa
finalmente accelerare i tempi per affrontare una riforma, quella della
responsabilità professionale degli operatori sanitari, nell’attesa di conoscere
le conclusioni dei lavori prodotti dalla commissione tecnica voluta dal
Ministro Nordio. Una proroga indispensabile che, tuttavia, richiede, una
conclusione rapida dei lavori per rivedere urgentemente la legge Gelli e dare,
quindi, le necessarie certezze al lavoro dei medici e alla tutela giuridica dei
pazienti”.
Un primo segnale che, di fatto, rientra tra le proposte di sistema che la
Federazione Cimo-Fesmed (rappresentativa di Anpo-Ascoti, Cimo, Cimop e
Fesmed), aveva rilanciato in occasione dello sciopero del 5 dicembre,
proposta che ricomprende anche lo sbocco del tetto di spesa per il personale
sanitario. Anche in questo caso sembra in dirittura di arrivo la
sperimentazione Agenas sul fabbisogno del personale, sperimentazione che
tuttavia - sottolineano dal sindacato - necessita di un’attenta analisi dei
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risultati derivanti dall’algoritmo anche in virtù della concreta applicazione
del Ccnl 2019-2021. Appare infatti superfluo “sottolineare come l’orario di
lavoro e il servizio fuori sede rappresentino elementi imprescindibili nella
valutazione del reale fabbisogno di sanitari”, spiegano dalla Cimo-Fesmed.
Altro tema, la rivalutazione della indennità di specificità della professione
sanitaria, richiesta a gran voce in occasione della legge di bilancio e “non
accolta - attaccano ancora dal sindacato - per consentire alle regioni di
accaparrarsi alcune centinaia di milioni di euro utili a ridurre, sulla carta, i
tempi di attesa per le prestazioni sanitarie. L’intervento adottato non è
strutturale ma solo demagogico, certamente non risolutivo e con evidenti
dubbi sul reale utilizzo di un finanziamento che, di fatto, avrebbe assicurato
quel riconoscimento economico atteso dai medici e dai sanitari del servizio
pubblico. In sintesi, come Federazione Cimo-Fesmed attendiamo - è la
conclusione - che le nostre richieste si concretizzino in atti e la proroga dello
scudo penale sembra un buon inizio”.
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“I medici chiedono di poter lavorare in
serenità senza la preoccupazione di dover
rispondere ogni volta davanti a un giudice. Per
questo lo scudo penale tanto atteso dai medici
rappresenta per noi un provvedimento che ci
aiuta ad esercitare serenamente la
professione”.
Così, in un video, il presidente della Fnomceo,
la Federazione nazionale degli Ordini dei medici, Filippo Anelli, dopo il
raggiungimento dell’intesa politica sull’emendamento al Milleproroghe che
estende lo “scudo penale” per i medici. L’emendamento, nella nuova
versione riformulata, è stato depositato questa mattina e dovrebbe essere
votato nelle prossime ore dalle Commissioni riunite Affari Costituzionali e
Bilancio della Camera.
“Con questo provvedimento – continua Anelli - il diritto dei cittadini non è
compromesso perché le cause civili e i conseguenti risarcimenti sono sempre
possibili, mentre attualmente le cause penali si concludono al 90% con una
assoluzione per i professionisti sanitari”.
“Ringrazio il Governo, il Parlamento e il ministro Schillaci – conclude - per
aver ascoltato il grido di dolore dei medici. Bene, dunque, questa proposta
dello scudo penale. Tuttavia, aspettiamo e chiediamo una riforma più ampia
che, sulla base del lavoro che sta portando avanti la Commissione istituita
dal Ministro Nordio, presieduta da Adelchi d’Ippolito e composta da
professionisti di alto profilo, porti una revisione della normativa sulla
responsabilità medica”.
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“Il via libera del governo allo scudo penale per
i medici è un’ottima notizia, non solo per la
categoria che in questi anni è letteralmente
finita sotto attacco, ma anche per i pazienti
con i quali nel tempo si è perso il valore del
rapporto medico-paziente”. Lo dice il
segretario generale Fimmg, Silvestro Scotti, in
merito all’intesa raggiunta nel corso dalla riunione di maggioranza con il
Governo sugli emendamenti al decreto milleproroghe. “Questo nuovo
decisivo step - ricorda il sindacato dei medici di famiglia - segue il lavoro
svolto nei mesi e nelle scorse settimane, che ha già visto il Governo
impegnarsi a modificare il Codice penale in materia di responsabilità
medica, e che porterà ad una riforma più ampia attesa da anni dai
professionisti. Un lavoro intenso che ha portato a centrare un primo
obiettivo importante, sul quale è stato determinante l’impegno del ministro
Orazio Schillaci, che ancora una volta ha dimostrato grande sensibilità
politica e capacità di sintesi”.

Se è vero che la medicina generale è “per sua natura una branca meno
soggetta alla conflittualità medico-paziente , comunque lo scudo penale si
configura come essenziale anche per il lavoro dei medici di medicina
generale”, precisa la Fimmg. “Negli anni il numero dei medici di medicina
generale è drammaticamente calato - osserva Scotti - costringendo i medici
negli studi ad un lavoro spesso estenuante, alle prese con un insostenibile
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aumento del numero di pazienti e con il progressivo invecchiamento della
popolazione. Questa carenza ha inasprito, e in molti casi rischia di minare, il
rapporto fiduciario sul quale si basa la medicina generale e che rappresenta
uno scudo alla conflittualità medico-paziente. Ma che negli ultimi periodi,
proprio per la difficoltà di esercitare una vera libera scelta del proprio
medico, abbiamo visto sempre più in aumento. Ragione per la quale -
conclude il leader Fimmg - auspichiamo che questo sia solo un primo passo
e che si punti con decisione sempre maggiore ad investire sulle cure di
prossimità, a trovare soluzioni per arginare la carenza ed investire sulla
attrattività della medicina generale, partendo dalla rapida approvazione da
parte dei ministeri della Salute e dell’Economia e Finanze e della Conferenza
Stato-Regioni della preintesa dell’Acn firmata e dell’approvazione dell’Atto
di indirizzo per l’Acn 2022-24”.
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In Italia il tumore della prostata nel 2023 ha
colpito 41.100 uomini. Si registra un
incremento di nuovi casi l’anno nell’ultimo
triennio del 14%. Erano infatti “solo” 36mila
nel 2020. Più del 60% dei pazienti riesce a
sconfiggere definitivamente il carcinoma.
Numeri importanti e che evidenziano come
l’innovazione sia riuscita a garantire
trattamenti efficaci per tutti i malati, anche
quelli interessati dalle forme più gravi del tumore. Per questo l’Associazione
italiana di Oncologia medica (Aiom) e Fondazione Aiom lanciano oggi una
nuova campagna d’informazione. Si pone l’obiettivo di sensibilizzare in
primis gli oncologi ma anche pazienti, caregiver, istituzioni e la popolazione
in generale sulle nuove disponibilità terapeutiche per questa neoplasia.
L’iniziativa è realizzata con il contributo non condizionante di Bayer. «È di
gran lunga il tumore più diffuso tra la popolazione maschile residente nel
nostro Paese – spiega Saverio Cinieri, Presidente Fondazione Aiom -. Ciò è
dovuto alla sempre maggiore incidenza ma anche al costante incremento dei
tassi di sopravvivenza e di guarigione. Come è avvenuto per altre malattie
oncologiche, l’introduzione delle terapie mirate ha cambiato la storia della
lotta al carcinoma. Fino a un decennio fa le opzioni terapeutiche per certe
situazioni cliniche erano molto limitate. Oggi invece sono disponibili nuovi
farmaci e una sequenza di più linee di trattamento». Il progetto di Aiom
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prevede la diffusione di una newsletter per gli specialisti, video-interviste ai
principali esperti italiani, webinar per pazienti e caregiver e una forte attività
sui socal media. «Nel tumore della prostata si sono susseguiti negli ultimi
anni risultati positivi per i pazienti con malattia resistente alla castrazione –
sottolinea Marcello Tucci, Direttore Oncologia dell’Ospedale Cardinal
Massaia di Asti -. Più recentemente successi sono emersi anche in un setting
più precoce di malattia metastatica ormono-sensibile. In questo sottogruppo
di pazienti solo il 30% sopravvive a cinque anni dalla diagnosi. Nella
maggioranza dei casi la patologia si evolve e diventa resistente alla
castrazione. In altre parole, la terapia ormonale non provoca sufficienti
benefici e si rendono assolutamente necessarie altre e più efficaci cure. Una
strategia che ha ulteriormente migliorato il controllo della malattia
metastatica ormono-sensibile è stata quella di utilizzato un inibitore orale
del recettore degli androgeni di nuova generazione, come la Darolutamide,
che, per esempio, ha dimostrato di ridurre del 32% il rischio di morte se
somministrato insieme a terapia ormonale e chemioterapia». «Il carcinoma
prostatico è diventato nell’ultimo decennio la patologia oncologica più
frequente nella popolazione maschile in tutti i Paesi Occidentali – commenta
Orazio Caffo, Direttore dell’Unità operativa di Oncologia medica
dell’Ospedale Santa Chiara, Trento -. Solo in Italia vivono con una diagnosi
oltre 564mila uomini, e il loro numero risulta più che raddoppiato rispetto a
10 anni fa. Alla base di questi dati epidemiologici vi è anche la maggiore
probabilità di individuare la malattia attraverso esami come il dosaggio del
PSA o l’esame digitorettale. Inoltre, stiamo assistendo ad un invecchiamento
generale della popolazione e alla sempre maggiore presenza di fattori di
rischio». «L’età è uno di questi e poi vi sono i fattori ormonali e quelli
genetici – prosegue Cinieri -. Per quanto riguarda la familiarità, si stima che
il rischio sia almeno raddoppiato nel caso di un parente di primo grado
colpito dalla neoplasia. Però solo in un piccolo sottogruppo di pazienti il
tumore della prostata sviluppa una malattia su base ereditaria. Infine gli stili
di vita giocano anche in questo caso un ruolo fondamentale. Influiscono
l’obesità, una dieta che comporta un eccessivo apporto calorico, e il fumo di
sigaretta».
Secondo gli ultimi dati a livello mondiale le diagnosi annuali di carcinoma
prostatico ammontano a 1,4 milioni. «In generale nelle prime fasi la malattia
è asintomatica – sostiene Tucci -. Solo quando progredisce compaiono
alcuni sintomi non specifici come la diminuzione della potenza del getto
urinario, l’ematuria, la disuria e il dolore perineale. Nelle fasi più avanzate
invece lo scheletro è spesso la prima sede di comparsa di metastasi. Si
sviluppa così il caratteristico dolore osseo, localizzato soprattutto
principalmente a livello del rachide». «Se il cancro è confinato alla prostata
può essere trattato con la chirurgia o la radioterapia – conclude Caffo -.
Quando invece la malattia presenta metastasi nella fase sensibile agli



ormoni, è indispensabile potenziare la terapia di deprivazione androgenica
con la terapia ormonale di nuova generazione o con la chemioterapia. Un
ulteriore passo avanti nel bloccare lo sviluppo del tumore ci viene dalla
Darolutamide, che rappresenta una nuova ed importante opzione
terapeutica, nel momento in cui si aggiunge alla terapia deprivazione
androgenica e alla chemioterapia. Il farmaco ha ottenuto l’approvazione da
parte della Commissione Europea un anno fa, e attendiamo che a breve sia
disponibile anche per medici e pazienti italiani».
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Educare i cittadini a un uso consapevole degli
antibiotici e formare i professionisti sanitari,
sviluppare nuovi antibiotici e nuove strategie,
monitorare e controllare la resistenza agli
antibiotici: sono queste alcune delle priorità
identificate all’interno della Roadmap per
l’Antimicrobico Resistenza, diffusa da Cittadinanzattiva con l’obiettivo di
contribuire alle decisioni di politica sanitaria attraverso un’analisi delle
principali problematiche ed elaborando considerazioni e proposte mirate. Il
documento , fra i vari argomenti trattati, analizza e riassume le conoscenze
attuali sull’antimicrobico resistenza (Amr) in Italia, il suo impatto
economico, il coinvolgimento dei pazienti e la comunicazione sul tema,
l’importanza dei test diagnostici rapidi, presentando infine 10 diverse
strategie che possono essere adottate in forma di priorità per combattere
l’antimicrobico resistenza.
A livello globale, le infezioni da batteri resistenti causano circa 1,5 milioni di
morti all’anno, tale numero sale a quasi 5 milioni considerando i decessi
indiretti legati all’Amr. In Italia ci sono tra 10.000 e 15.000 morti ospedaliere
annue dovute a infezioni da batteri multiresistenti, ma stime realistiche
suggeriscono numeri ancora più elevati (considerando sia i decessi
ospedalieri diretti che quelli indirettamente legati all’antimicrobico
resistenza). Per quanto concerne l’impatto economico delle infezioni
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sostenute da microrganismi multi-resistenti in generale e delle infezioni
correlate all’assistenza sanitaria (Ica), una recente analisi rivela un costo
annuo di circa 800 milioni dovuto all’aumento dei ricoveri per acuti in
regime ordinario conseguenti alle infezioni. Inoltre, emerge anche la perdita
di produttività dei pazienti, in particolare quelli in età lavorativa, con un
impatto economico stimato di circa 200 milioni di euro dovuto alle giornate
aggiuntive di ricovero.
La Roadmap per l’Antibiotico Resistenza è stata elaborata con la
collaborazione di 14 esperti - rappresentanti del mondo scientifico,
istituzionale e delle associazioni dei pazienti - e con l’obiettivo di individuare
10 priorità potenziali per affrontare il problema:
• utilizzare gli antibiotici in modo responsabile e completare il ciclo di
trattamento;
• educare la cittadinanza e i professionisti sanitari;
• sviluppare nuovi antibiotici e nuove strategie, tramite finanziamenti
diretti alla ricerca, sovvenzioni e agevolazioni fiscali, premi o incentivi
economici per la commercializzazione di nuovi trattamenti efficaci;
• promuovere misure di prevenzione delle infezioni per la cittadinanza;
• promuovere l’igiene nelle strutture sanitarie attraverso rigorosi protocolli
di controllo delle infezioni correlate all’assistenza sanitaria;
• coinvolgere attivamente i pazienti nelle ricerche cliniche e nelle strategie
di trattamento, in particolare per malattie che richiedono trattamenti a
lungo termine;
• implementare l’uso di test diagnostici rapidi per identificare i
microrganismi responsabili di infezione e attuando di una terapia germe-
orientata;
• implementare sistemi di sorveglianza per monitorare la diffusione della
resistenza agli antibiotici;
• promuovere un nuovo paradigma di salute che comprenda l’educazione
sanitaria, la gestione personalizzata delle terapie e una maggiore
partecipazione dei pazienti e delle loro associazioni nei processi decisionali
relativi alla loro salute;
• promuovere e finanziare la ricerca internazionale, secondo un approccio
One Health.
«Il fenomeno dell’antimicrobico resistenza rappresenta una emergenza per
la sanità pubblica non solo per l’impatto epidemiologico, economico e
sociale che ne deriva, ma in più perché è evidente il rischio determinato dalla
rapida perdita di efficacia da parte di un numero sempre più elevato di
antibiotici e dal ridotto sviluppo di nuove molecole antibiotiche nel corso
dell’ultimo decennio. Per questo è prioritario individuare una strategia
condivisa ed unitaria per contrastarla, che veda forte la sinergia e la
valorizzazione di tutti gli attori coinvolti, affidando ad ognuno
responsabilità e impegni. La nostra Roadmap nasce proprio per contribuire



ad identificare le priorità d’azione che vanno dalla sensibilizzazione ed
empowerment della cittadinanza, al coinvolgimento attivo dei pazienti nella
ricerca clinica e nelle strategie di trattamento, al ruolo dei professionisti
sanitari nell’uso appropriato degli antibiotici, per arrivare all’introduzione di
politiche e incentivi volti a favorire la ricerca e lo sviluppo di nuovi
antibiotici», dichiara Valeria Fava, responsabile coordinamento politiche
della salute di Cittadinanzattiva.
La Roadmap per l’Antimicrobico Resistenza è realizzata con il contributo
non condizionato di Shionogi.
Hanno partecipato alla redazione della Roadmap per l’Antimicrobico
Resistenza: Matteo Bassetti, Presidente della Società Italiana di Terapia
Infettiva e Antibatterica (SITA); Pierangelo Clerici, Presidente
dell’Associazione Microbiologi Clinici Italiani (AMCLI); Salvatore D’Antonio,
Presidente Associazione Italiana Pazienti BPCO e altre patologie respiratorie
ETS; Valeria Fava, Responsabile coordinamento delle politiche della salute,
Cittadinanzattiva APS; Leonardo Loche, Direttivo Associazione Malati di
Reni Onlus e referente Associazione Forum Trapiantati Italia Onlus; Claudio
Mastroianni, Past President Società Italiana di Malattie Infettive e tropicali
(Simit); Francesco Saverio Mennini – Professore di Economia Sanitaria
presso la Facoltà di Economia, Università di Roma “Tor Vergata”; Tiziana
Nicoletti, Responsabile Coordinamento Associazioni Malati cronici e rari
(CnAMC), Cittadinanzattiva APS; Eugenio Paci, Coordinatore Toscana - Lega
Italiana Lotta Tumori (LILT); Ignazio Parisi, Coordinatore Lazio Fand
(Associazione Italiana Diabetici); Paola Maria Placanica, Ufficio 3 - Qualità,
rischio clinico e programmazione ospedaliera, Ministero della Salute; Pier
Raffaele Spena, Presidente Federazione Associazioni Incontinenti e
Stomizzati – Onlus (Fais); Stefania Stefani, Presidente Società Italiana di
Microbiologia (Sim); Stefano Vella, Docente di Salute Globale, Università
Cattolica del Sacro Cuore.
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Vertex Pharmaceuticals Incorporated ha
annunciato che la Commissione Europea ha
concesso l’autorizzazione all’immissione in
commercio condizionata per Casgevy
(exagamglogene autotemcel - exa-cel), una
terapia di editing genico basata su tecnologia
Crispr/Cas9. Casgevy è approvato per il trattamento di pazienti di età pari o
superiore a 12 anni affetti da beta-talassemia dipendente dalle trasfusioni
(Tdt) oppure da anemia falciforme severa (Scd) caratterizzata da crisi vaso-
occlusive (Voc) ricorrenti, per i quali è appropriato il trapianto di cellule
staminali ematopoietiche (Hsc) e non è disponibile un donatore
consanguineo con antigene leucocitario umano (Hla) compatibile.
Casgevy è attualmente l’unica terapia genica approvata per i pazienti affetti
da SCD e TDT nell’Unione Europea e con questa approvazione saranno ora
oltre 8.000 i pazienti potenzialmente eleggibili al trattamento.
«Grazie a questa approvazione, Casgevy è ora disponibile per l’anemia
falciforme e la beta-talassemia dipendente dalle trasfusioni in diverse aree
geografiche, rendendo decine di migliaia di pazienti eleggibili per questa
terapia in grado di offrire un’alternativa terapeutica efficace per cambiare il
corso naturale delle due patologie - ha dichiarato Reshma Kewalramani, Ceo
e Presidente di Vertex -. Ora il nostro obiettivo è tradurre queste
approvazioni in benefici tangibili per i pazienti, garantendo l’accesso e la
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rimborsabilità in tutto il mondo».
«L’anemia falciforme e la beta-talassemia dipendente dalle trasfusioni sono
patologie ereditarie del globulo rosso, che hanno un impatto significativo
sull’aspettativa e sulla qualità di vita dei pazienti e delle loro famiglie, con
importanti ricadute anche sui sistemi sanitari - ha dichiarato Franco
Locatelli, sperimentatore principale degli studi Climb-111 e Climb-121,
professore di Pediatria presso l’Università Cattolica del Sacro Cuore di Roma
e Direttore del Dipartimento di Ematologia e Oncologia Pediatrica
dell’Ospedale Pediatrico Bambino Gesù -. Casgevy ha il potenziale per
trasformare la vita dei pazienti affetti da queste due patologie; ora è
importante che questa terapia sia messa rapidamente a disposizione dei
pazienti eleggibili».
Vertex sta già collaborando con le autorità regolatorie nazionali per
garantire un accesso rapido ai pazienti eleggibili. In Francia questa
collaborazione ha portato all’accesso precoce (early access) di Casgevy per il
trattamento della Ttd. Ciò significa che tutti i pazienti eleggibili in Francia
potranno accedere gratuitamente alla terapia prima del suo rimborso a
carico del Servizio sanitario nazionale francese.
Vertex sta inoltre collaborando con ospedali specializzati nei trapianti di
cellule staminali con l’obiettivo di creare una rete di centri di trattamento
autorizzati (Atc), pubblici e privati, per la somministrazione di Casgevy.
Attualmente sono tre gli Atc attivati nell’Ue. L’azienda prevede di attivarne
un totale di circa 25 in tutta Europa.
Casgevy è una terapia cellulare non virale, con modifica genica ex vivo
mediante tecnologia Crispr/Cas9, destinata a pazienti eleggibili con Tdt o
Scd, in cui le cellule staminali e progenitrici ematopoietiche del paziente
stesso vengono modificate nella regione enhancer specifica per gli eritroidi
del gene Bcl11A attraverso una precisa rottura del doppio filamento di Dna.
Questa modifica porta alla produzione di alti livelli di emoglobina fetale
(HbF; emoglobina F) nei globuli rossi. L’HbF è la forma di emoglobina che
trasporta l’ossigeno, naturalmente presente durante lo sviluppo fetale, che
poi viene sostituita dalla forma adulta di emoglobina dopo la nascita. È stato
dimostrato che Casgevy riduce o elimina le Voc nei pazienti con Scd e allevia
la necessità di trasfusioni nei pazienti con Tdt.
Casgevy è approvato per determinate indicazioni in molteplici giurisdizioni.
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