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INTRODUZIONE 

PROGETTO CAESAR
• Bando AIFA Farmacovigilanza 2012-13-14 
• Fondi AIFA regionali
• Obiettivo: uso, efficacia e sicurezza dei farmaci utilizzati nelle patologie rare neuromuscolari 

neurodegenerative
• Durata: 24 mesi
• 3 regioni coinvolte: Lazio, Toscana, Umbria

Uso di riluzolo nei pazienti affetti da SLA in tre regioni italiane
• Riluzolo: primo farmaco disease-modifying autorizzato per il trattamento della SLA 
• Da studi clinici:

1. Conferma di efficacia rispetto a placebo
2. Non si osservano problemi di sicurezza 

• Indicazioni terapeutiche: 
1. SLA da meno di 5 anni e assenza di controindicazioni
2. Non indicato per altre patologie del motoneurone

• Analisi
1. Pattern prescrittivi di riluzolo in 3 regioni
2. Focus su uso fuori indicazioni terapeutiche
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Qual è l’uso di riluzolo al di fuori delle indicazioni terapeutiche nei 
pazienti affetti da SLA?

Qual è l’uso di farmaci sintomatici e non e della ventilazione 
assistita negli utilizzatori di riluzolo?

Qual è l’uso di riluzolo off-label in pazienti affetti da altre patologie 
del motoneurone? 
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Domanda
Qual è l’uso di riluzolo al di fuori delle indicazioni terapeutiche nei pazienti affetti 
da SLA?

L’uso al di fuori delle indicazioni terapeutiche è definito considerando queste 
controindicazioni
• pazienti affetti da SLA da più di 5 anni
• pazienti sottoposti a tracheostomia
• presenza di patologie croniche del rene 
• presenza di patologie croniche del fegato

Metodi

Uso di riluzolo al di fuori delle indicazioni terapeutiche1
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Definizione coorte

LAZIO
1015

TOSCANA
741

UMBRIA
134

Pazienti con una diagnosi di SLA nel periodo 2016-2019

Utilizzatori di riluzolo nel periodo 2016-2019 dopo la diagnosi di SLA

Nuovi utilizzatori di riluzolo nel periodo 2016-2019 dopo la diagnosi di SLA (5 anni di look-back)

Senza diagnosi di altre malattie del motoneurone (5 anni di look back)

Maggiorenni e residenti nella regione di riferimento

516 581 85

Pazienti assistiti nei 5 anni di look back

353 392 63

312 364 63

218 346 60

206 336 60

Uso di riluzolo al di fuori delle indicazioni terapeutiche1
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LAZIO TOSCANA UMBRIA

Nuovi utilizzatori di riluzolo affetti da SLA 2016-2019 (n) 206 336 60

Pazienti affetti da SLA da più di 5 anni (n, %) 1 0,5% 0 0,0% 0 0,0%

Pazienti che hanno subito la tracheostomia (n, %) * 2 1,0% 6 1,8% 0 0,0%

Pazienti affetti da patologie croniche del rene (n, %) * 4 1,9% 9 2,7% 3 5,0%

Pazienti affetti da patologie croniche del fegato (n, %) * 1 0,5% 4 1,2% 1 1,7%
*Nei 5 anni precedenti la data di prima prescrizione di riluzolo.

Tabella 1: Prima prescrizione di riluzolo nei pazienti SLA in presenza di 
controindicazioni

Risultati

Uso di riluzolo al di fuori delle indicazioni terapeutiche1
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Domanda
Qual è l’uso di farmaci sintomatici e non e della ventilazione assistita negli 
utilizzatori di riluzolo?

• Analisi relative ai 6 mesi successivi alla data diagnosi di SLA:
1. pattern prescrittivi di trattamenti sintomatici e di altri farmaci non 

associati direttamente alla SLA 
2. uso di ventilazione assistita non invasiva, invasiva e tracheostomia

Metodi

Uso di farmaci sintomatici e non e della ventilazione assistita negli 
utilizzatori di riluzolo2
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Uso di farmaci sintomatici e non e della ventilazione assistita negli 
utilizzatori di riluzolo2

Definizione coorte

LAZIO
1015

TOSCANA
741

UMBRIA
134

Maggiorenni, residenti nella regione di riferimento e assistiti nei 5 anni di look-back
206 336 60

171 289 53

Vivi a sei mesi dalla diagnosi di SLA
195 302 55

Con la prima prescrizione di riluzolo nei 6 mesi successivi alla diagnosi di SLA 

Pazienti con una diagnosi di SLA nel periodo 2016-2019
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Uso di farmaci sintomatici e non e della ventilazione assistita negli 
utilizzatori di riluzolo2

0% 20% 40% 60% 80% 100%

Insonnia

Demenza

Disturbi psichici correlati alla demenza

Stipsi

Ipersecrezione bronchiale

Psicoanalalettici

Dolore

Depressione, ansia, fragilità emotiva

Crampi, spasmi, fascicolazione muscolare

Trombosi, embolia

Reflusso gastroesofageo

LAZIO TOSCANA UMBRIA

Figura 1: Utilizzo dei farmaci per la terapia sintomatica nella SLA nelle tre regioni

Numero di farmaci 
sintomatici LAZIO TOSCANA UMBRIA

Media (min-max) 2,7 (0,0-9,0) 4,1 (0,0-13,0) 4,6 (0,1-8,0)
Mediana (IQR) 2,0 (1,0-4,0) 4,0 (2,0-6,0) 5,0 (2,0-8,0)

Poli-farmacoterapia 
Lazio 25,7%

Toscana 21,5%
Umbria 79,2%
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Uso di farmaci sintomatici e non e della ventilazione assistita negli 
utilizzatori di riluzolo2

Figura 2: Trattamenti non farmacologici per pazienti affetti da SLA
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Domanda
Qual è l’uso di riluzolo off-label in pazienti affetti da altre patologie del 
motoneurone? 

• I pazienti sono stati identificati analogamente ai pazienti con la SLA, 
considerando i codici specifici per le altre malattie del motoneurone (Atrofia 
Muscolare Progressiva, Paralisi Bulbare Progressiva, Paralisi Pseudobulbare, 
Sclerosi Laterale Primaria, altre malattie del motoneurone) ed escludendo 
pazienti con diagnosi di SLA

• Sono state analizzate le prescrizioni di riluzolo successive alla data di diagnosi 
di altre malattie del motoneurone

Metodi

Uso di riluzolo off-label in pazienti affetti da altre patologie del motoneurone 3
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Definizione coorte

LAZIO
710

TOSCANA
316

UMBRIA
204

Pazienti con una diagnosi di altre malattie del motoneurone diverse dalla SLA nel periodo 2016-2019

Senza prescrizioni di riluzolo nei 5 anni di look back

Senza diagnosi di SLA (5 anni di look back)

Maggiorenni e residenti nella regione di riferimento

Pazienti assistiti nei 5 anni di look back

693 297 69

671 288 69

274 226 66

264 222 66

Uso di riluzolo off-label in pazienti affetti da altre patologie del motoneurone 
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Figura 3: Utilizzo di riluzolo per genere e per anno dei pazienti affetti da altre 
patologie del motoneurone 

Uso di riluzolo off-label in pazienti affetti da altre patologie del motoneurone 



CONCLUSIONI

• L’uso del riluzolo nella SLA è in linea con le indicazioni terapeutiche, mentre si nota un 
uso non trascurabile per il trattamento delle altre malattie del motoneurone, dove non è 
indicato. 

• Pazienti affetti da SLA sono sottoposti in gran parte a poli-farmacoterapia in generale ed 
a terapia farmacologica sintomatica, con notevoli differenze tra le regioni. 

• La ventilazione assistita è usata da un numero consistente di pazienti, con delle 
differenze tra tipologie nelle tre regioni. 

• Le differenze osservate tra le tre regioni in studio possono essere dovute a reali 
differenze dei pattern prescrittivi in base a protocolli terapeutici regionali o locali, 
politiche sanitarie (rimborsabilità, somministrazioni intra- ed extra-ospedaliero), o la 
tracciabilità dei consumi nei database amministrativi (prescrizioni su ricetta SSR vs 
altre vie di distribuzione). 

• Pertanto la presente analisi verrà ulteriormente raffinata e arricchita in ambito del 
progetto CAESAR
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