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Abstract Negli ultimi anni i farmaci per le malattie rare rappresentano una quota crescente
della spesa farmaceutica italiana, ponendo sfide rilevanti di sostenibilitd. Questo
studio sviluppa un modello previsionale nazionale a tre anni basato su horizon
scanning, dati epidemiologici e dinamiche di prezzo e uptake. L'analisi include 137
farmaci in pipeline per 74 indicazioni, di cui 115 con designazione orfana. Nel 2024 |a
spesa stimata per le malattie rare € pari a 2,08 miliardi di euro, con un costo medio
di 24.777 euro per paziente. Il modello prevede un aumento della spesa del +1,9% nel
2025, +4,0% nel 2026 e +7,1% nel 2027, principalmente guidato dall'ingresso di nuove
terapie. | risultati forniscono una base quantitativa solida per la programmazione
delle risorse e il supporto alle decisioni di policy del SSN.
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