
Farmaco Nome 
commerciale

Indicazioni Bersaglio Via di 
somm.

Blinatumomab Blincyto® LLA B 
recidivante

CD19/CD3ε i.v.

Attiva i linfociti 
T inducendo 
citotossicità 
sulle cellule B 
CD19+ 

BITE bispecific T cell engager



Farmaco Nome 
commerciale

Indicazioni Bersaglio Via di 
somm.

Ipilimumab Yervoy® Melanoma CTLA-4 i.v.
Nivolumab Opdivo® Melanoma, NSCLC, ca

renale, linfoma di H.
PD-1 i.v.

Pembrolizumab Keytruda® Melanoma, NSCLC, ca
uroteliale, linfoma di H.

PD-1 i.v.

Immune checkpoint inhibitors



Farmaco Nome 
commerciale

Indicazioni Bersaglio Via di 
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Ipilimumab Yervoy® Melanoma CTLA-4 i.v.
Nivolumab Opdivo® Melanoma, NSCLC, ca

renale, linfoma di H.
PD-1 i.v.

Pembrolizumab Keytruda® Melanoma, NSCLC, ca
uroteliale, linfoma di H.

PD-1 i.v.





Farmaco Nome 
commerciale

Indicazioni Bersaglio Via di 
somm.

Ipilimumab Yervoy® Melanoma CTLA-4 i.v.
Nivolumab Opdivo® Melanoma, NSCLC, ca

renale, linfoma di H.
PD-1 i.v.

Pembrolizumab Keytruda® Melanoma, NSCLC, ca
uroteliale, linfoma di H.

PD-1 i.v.

Ipilimumab: tossicità immunomediata nella maggior 
parte dei pazienti (73,6%), a carico della cute (prurito, 
rash, vitiligine) e tratto GI (diarrea, colite).
Tossicità immunomediata molto più rara con i mab anti 
PD-1
Spesso usati in combinazione



CAR-T (Chimeric Antigen Receptor)



CAR-T (Chimeric Antigen Receptor)

Vettori
Vettore lentivirale: axicabtagene citoleucel (Yescarta®) (approvato 
per linfoma a grandi cellule B refrattario o recidivante)
Vettore retrovirale: tisagenlecleucel (Kymriah®) (approvato per LLA a 
cellule B refrattaria o recidivante e linfoma a grandi cellule B 
refrattario o recidivante)













• Ad oggi, negli Stati Uniti e in Europa, sono due le 
terapie CAR-T approvate, il tisagenlecleucel (nome 
commerciale Kymriah) e axicabtagene ciloleucel (nome 
commerciale YesCARta) per le leucemie linfoblastiche 
acute (LLA) a cellule B e per i linfomi a grandi cellule B 
(DLBCL). Se negli Usa i prezzi per le due terapie sono 
stati fissati - 475 mila dollari e 373 mila dollari (pari 
rispettivamente a 400 mila euro e 320 mila euro circa) 
in Europa al momento solo il Regno Unito ha fissato un 
prezzo, e solo per il tisagenlecleucel: 282 mila sterline 
(312 mila euro circa).

Si tratta però di prezzi che non riferiscono al costo 
totale della terapia, che per essere somministrata 
necessita di strutture e personale adeguatamente 
formato, preparazione clinica del paziente (come la 
leucaferesi e la linfodeplezione) e capacità di gestione 
degli effetti collaterali, anche gravi, che possono 
insorgere in seguito alla somministrazione del farmaco 
vivente. Tutto questo, secondo alcune stime, potrebbe 
far crescere sensibilmente il costo della 
somministrazione delle terapie.











Farmaci biologici in oculistica



• La degenerazione maculare legata all’età (AMD: aged-related
macular degeneration) è una malattia che colpisce la parte centrale 
della retina (macula), provocando distorsione delle immagini 
e perdita della visione centrale. Il 90% circa dei pazienti con AMD 
in stadio avanzato presenta la forma secca (atrofica), associata a 
lento deterioramento della visione centrale, la forma meno 
invalidante per la quale non esistono al momento trattamenti né 
curativi né preventivi. La AMD neovascolare (essudativa) è 
caratterizzata invece dalla formazione di vasi sanguigni anormali 
sotto la retina e la macula che causano emorragie e fuoriuscita di 
liquidi, responsabili della perdita progressiva della visione centrale. 
La maggior parte dei pazienti con AMD con una perdita della vista 
sino alla cecità legale presenta la forma neovascolare.







Ranibizumab (Lucentis)
• La dose raccomandata è 0,5 mg (0,05 ml) 

intravitreale. Il trattamento con 
LUCENTIS viene iniziato con una fase di 
attacco di una iniezione al mese per tre 
mesi consecutivi, seguita da una fase di 
mantenimento in cui i pazienti devono 
essere controllati mensilmente per 
l'acuità visiva. L’intervallo tra due dosi 
non deve essere inferiore a 1 mese.



Ranibizumab: effetti avversi

• L’incidenza degli eventi avversi gravi è 
compresa fra lo 0,4% e lo 0,8%: 
scollamento della retina, endoftamiti, 
iridocicliti, emorragie retiniche, 
aumento della pressione intraoculare, 
diminuzione transitoria della vista. La 
comparsa di effetti indesiderati ha 
indotto il 3% dei pazienti a 
sospendere il trattamento



E il bevacizumab?



Ranibizumab: costi 

• Il costo di una singola siringa 
preriempita è 1.105 €. Considerando 
3-12 iniezioni all’anno, il costo annuo è 
compreso tra 3.315€ e 13.260 €.

• Il costo di una somministrazione è 
40 - 80 €. 

Bevacizumab: costi 
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Farmaci biologici in 
cardiologia



Inibitori di 
PCSK9
Proprotein convertase 
subtilisin/kexin type 9



Anti-PCSK9: meccanismo 
d’azione



Rilevanza clinica inibizione PCSK9

Indicati da studi 
genetici: le mutazioni con 
perdita di funzione del 
PCSK9 erano associate a 
livelli LDL-C ridotti 
nonché un rischio di 
evento cardiovascolare 
significativamente più 
basso.

N Engl J Med 2006; 354:1264-1272



Rilevanza clinica inibizione PCSK9

Mutazioni gain-of-
function di PCSK9 sono 
associate ad un 
aumento dei livelli di 
LDL-C e ad un rischio 
più elevato di eventi 
cardiovascolari

Nat Clin Pract Cardiovasc Med. 2007; 4:214-25



Indicazioni 

• Iperlipemia primaria: in aggiunta alla dieta e 
alla terapia massimale con statine per il 
trattamento dell'adulto con 
ipercolesterolemia familiare eterozigote 
o malattia aterosclerotica cardiovascolare 
clinicamente manifesta, nei pazienti che 
richiedono un ulteriore abbassamento del 
colesterolo LDL.

• Ipercolesterolemia famigliare omozigote: in 
aggiunta alla dieta e alle altre terapie per la 
riduzione dell'LDL-colesterolo (nei pazienti 
che richiedono un ulteriore abbassamento del 
colesterolo LDL-colesterolo. 



Effetti collaterali

• Nasofaringite (4,8%), infezione delle 
vie respiratorie superiori (3,2%), mal 
di schiena (3,1%), artralgia (2,2%), 
influenza (2,3%) e nausea (2,1%).

• Possono verificarsi reazioni 
immunitarie (rash cutaneo, orticaria) 
e reazioni nel punto di inoculazione 
(eritema, dolore, lividi).



Evolocumab 
• Anticorpo monoclonale contro PCSK9
• Nei pazienti che non riescono a 

ridurre i livelli di colesterolo LDL con 
le opzioni terapeutiche attualmente 
disponibili

• Repatha 140 mg sc ogni 2 settimane o 
420 mg ogni mese

• 1 mese di trattamento: 647 €



Alirocumab 
• Anticorpo monoclonale contro PCSK9
• Nei pazienti che non riescono a 

ridurre i livelli di colesterolo LDL con 
le opzioni terapeutiche attualmente 
disponibili

• Praluent 75-150 mg sc ogni 2 
settimane

• 1 mese di trattamento: 646 €





Leqvio®



Inclisiran

• Somministrazione s.c. 284 mg, le 
prime due somministrazioni a distanza 
di 3 mesi, poi di 6 mesi.

• Costo di 1 siringa preriempita da 284 
mg: 4659,82 €



• 1 mese di trattamento con statine

• Atorvastatina 80 mg  13 €



Antagonisti del complesso glicoproteico IIbIIIa 



Antagonisti del complesso 
glicoproteico IIbIIIa 

• Nei pazienti con sindromi coronariche 
acute (PCI, angina instabile)

• Somministrazione i.v.





Costi degli anticoagulanti 
orali

Farmaco Posologia Costo per 30 gg di 
terapia

Warfarin (Coumadin®) 5 mg/die 2,17€
Rivaroxaban (Xarelto®) 10 mg/die 208,23 €
Apixaban (Eliquis®) 5 mg/die 110,53 €
Dabigatran (Pradaxa®) 300 mg/die 110,53 €

Idarucizumab
(Praxbind®)

2 x 2,5 g iv 3909, 91 €



Anticorpi monoclonali 
nell’infezione da Covid-19
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• If any of these monoclonal antibodies are used, 
they are to be given as a single intravenous
dose as soon as possible after a positive 
SARS-CoV-2 test, but no longer than 10 days 
after symptom onset. Further, although there are 
no data confirming increased efficacy with earlier
administration, based upon indirect evidence of the 
effect of antibody therapy on viral load, the natural
history of COVID-19, and the efficacy of early high-
titer convalescent plasma, we prefer that
monoclonal antibody therapy, if used, be 
administered within three days of symptom onset
for maximal efficacy.


