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L U S T R

ABSTRACT

OBJECTIVE: The Short Bowel Syndrome (SBS) is the most common cause of chronic intestinal failure (CIF) due to benign disease.
The prevalence in Europe was estimated about 1.4 cases per million and few information are available for Italy. Home parenteral nutri-
tion (HPN) is the primary and lifesaving treatment for patients with CIF. The parenteral nutrition (PN) has a great impact on the quality
of life (QoL) of patients and the role of the caregiver is crucial for the disease management. The aim of this study was to evaluate the
economic burden of SBS in Italy and to assess the impact of the disease and the parenteral nutrition on the quality of life of patients.
METHODS: The total burden of SBS in Italy was assessed both in terms of costs and QoL using different tools. A prevalence-based
cost of illness (COI) model was developed to estimate direct costs (PN cost, central venous catheter insertion cost, monitoring cost,
hospitalization cost) and indirect costs (absenteeism, presenteeism, unemployment, abandonment of work due to the disease and eco-
nomic benefits granted by the National Social Security Institute) associated with patient with SBS in Italy. The total annual costs were
calculated considering a micro-costing approach, thus associating the average costs per patient with the prevalence of the disease.
A systematic literature review (SLR) was conducted to collect epidemiological and direct cost data related to the patients with SBS.
Hospital costs were estimated using the national Hospital Information System. Indirect costs were estimated using a human capital
approach; therefore, the productivity loss was estimated both for patients and caregivers. A survey was conducted to obtain data about
productivity loss and quality of life of patients and caregivers. The questionnaires were completed by clinicians, who were asked to
indirectly report the experience of patients with SBS in parenteral nutrition currently being treated at their referral center. In a subse-
quent phase, a focus group was conducted to collect further information on QoL for patients and caregivers based on the experience
of the KOLs involved. The QoL was evaluated considering a Likert scale.

RESULTS: The prevalence of patients with gastrointestinal disease in HPN was estimated equal to 9.4 and 2.3 patients per million
inhabitants for adults (age >18) and pediatric (age 0-18 years) patients, respectively. Knowing that SBS is the main cause of CIF due
to benign disease, constituting 75% among adults and 56% among children, the number of adults with SBS in HPN present in Italy
were 420, while the number of children with SBS in HPN were 77. Regarding direct costs, the mean total annual cost associated with
adult and pediatric patient with SBS in Italy was estimated equal to € 36,434 and € 46,682, respectively. Parenteral nutrition accounted
for 91% of the mean total cost estimated for the adult and for 87% of the mean total cost estimated for pediatric patient. Concerning
indirect costs, the mean total annual cost per adult patient was estimated equal to € 51,093 (81% related to the productivity loss be-
cause of the abandonment of work due to the disease), while the mean total cost per pediatric patient was estimated equal to € 3,201
(60% related to caregiver’s presenteeism and 40% attributable to caregiver’s absenteeism). Finally, the average total annual cost per
adult SBS patient in Italy was estimated at € 87,527 (42% of direct costs and 58% of indirect costs), whereas for pediatric patients it
was estimated at € 49,882 (94% of direct costs and 6% of indirect costs). Overall, the weighted average cost for an SBS patient in Italy
was estimated at € 81,712 (47% of direct costs and 53% of indirect costs). The analysis conducted on the QoL of patients with SBS
in PN has shown that QoL was perceived as low (mean value equal to 5). The greatest impact on QoL was due to the disease (mean
value equal to 9), while PN appeared to have less impact (mean value equal to 6).

CONCLUSIONS: The analysis provides an estimate of the total burden associated with patients with SBS in Italy both in terms of
cost and QoL. The cost associated with parenteral nutrition and indirect costs represent the main drivers of the total cost estimated for
a patient with SBS in Italy. Based on the experience of the KOL involved in this study it was also found that the disease has a great
impact on the QoL of these patients.
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INTRODUZIONE

La Short Bowel Syndrome (SBS) ¢ una patologia rara ¢ invalidante che comporta il ma-
lassorbimento dei nutrienti a causa di un’estesa resezione chirurgica di un tratto dell’intestino
tenue o piu raramente per forme congenite. In Europa la prevalenza della SBS ¢ stimata in 1,4
casi per milione [1-3].

La SBS rappresenta la causa pit comune di insufficienza intestinale cronica benigna
(IICB), una condizione che comporta per periodi molto protratti una riduzione della funzione
intestinale al di sotto del livello minimo necessario per I’assorbimento di macronutrienti, ac-
qua ed elettroliti tale da richiederne la supplementazione per via venosa [3-6]. In particolare,
in questo caso si parla di insufficienza intestinale cronica benigna (IICB), ovvero un’insuf-
ficienza d’organo che, in assenza di tumore maligno, si verifica quando 1’intestino non ¢ in
grado di mantenere un normale stato di nutrizione (e di crescita) dell’individuo a causa della
perdita della capacita di digerire i cibi e di assorbire le sostanze nutritive in essi contenute [7].

Nei pazienti con SBS e insufficienza intestinale, nonostante 1’eterogeneita in termini di
eziologia, fisiopatologia ¢ bisogni nutrizionali dovuti alle origini variabili della condizione ¢
alle differenze di lunghezza, anatomia e funzionalita dell’intestino residuo [8,9], la nutrizione
parenterale (NP) ¢ da ritenersi fondamentale per stabilizzare il fabbisogno nutrizionale e di
idratazione del paziente [10,11].

La SBS ha un notevole impatto sulla qualita della vita (QoL) dei pazienti, a causa di
aspetti strettamente connessi alla sintomatologia fisica e dell’impatto che la gestione della
condizione clinica puo avere sulla vita sociale, di relazione ¢ lavorativa [4,12,13]. Inoltre, nei
pazienti con SBS e insufficienza intestinale sottoposti a nutrizione parenterale (NP), la QoL
sembra ridursi ulteriormente [14,15]. La NP comporta infatti una serie di problematiche per
il paziente in quanto ¢ una terapia invasiva e dispendiosa in termini di tempo. Fattori dovuti
all’insufficienza intestinale e alla NP pongono il paziente a rischio di eventi avversi, tra cui
complicazioni legate al catetere venoso centrale (CVC), quali infezioni e trombosi venosa,
malattie renali ed epato-biliari, che possono richiedere 1’ospedalizzazione [16,17].

I pazienti con SBS, sia adulti che pediatrici, spesso necessitano di assistenza domiciliare
a lungo termine ¢ il ruolo del caregiver ¢ cruciale nella gestione della malattia [15]. Come
riscontrato in altre patologie croniche, anche nella SBS i caregiver riferiscono un notevole im-
patto sulla propria QoL, riportando una riduzione delle attivita sociali e relazionali, difficolta
nell’attivita lavorativa e depressione [18-21].

Ad oggi dalla letteratura disponibile non risultano presenti studi che abbiano tentato di
quantificare la spesa sostenuta dal Servizio Sanitario Nazionale (SSN) ¢ dalla societa per la
gestione ed il trattamento dei pazienti con SBS in Italia.

L’obiettivo di questo studio ¢ stato quello di valutare i burden complessivo della SBS in
Italia sia in termini di costi, sia in termini di QoL. Tale obiettivo ¢ stato perseguito mediante
due strumenti: lo sviluppo di un modello di Cost of lliness (COI) della SBS in Italia, al fine
di fornire una stima del burden economico associato alla gestione dei pazienti con SBS con-
siderando sia i costi diretti, sia i costi indiretti e la conduzione di un focus group, al fine di
ottenere informazioni circa la QoL dei pazienti e dei caregiver sulla base dell’esperienza dei
Key Opinion Leader (KOL) coinvolti. In particolare, i costi indiretti espressi in termini di per-
dita di produttivita a causa della malattia sono stati valutati sia dal punto di vista del paziente,
sia dal punto di vista del caregiver. Tale studio tenta di gettare le basi per un approfondimento
sistematico di tali aspetti al fine di supportare un’allocazione ottimale delle risorse per la ge-
stione della SBS in Italia.

METODI

Struttura del modello di COI

E stato sviluppato un modello deterministico di COI tale da fornire una stima del numero
di pazienti con SBS in NP in Italia e una stima dei costi diretti e indiretti a essi associati. Al
fine di ottenere informazioni sia circa il numero di soggetti con SBS in NP in Italia, sia circa
le risorse sanitarie ed economiche impiegate per la gestione e il trattamento di questi pazienti
¢ stata condotta una revisione sistematica della letteratura (RSL). I costi diretti medi per
paziente sono stati stimati moltiplicando la frequenza di utilizzo di ciascuna risorsa sanitaria
per il costo unitario relativo a quella specifica risorsa, mentre i costi indiretti medi, in assenza
di informazioni provenienti dalla RSL, sono stati stimati attraverso un’indagine rivolta ai
pazienti e ai loro caregiver. Tali costi indiretti sono stati stimati considerando la perdita di
produttivita a causa della malattia per il paziente e per il caregiver e considerando i benefici
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economici garantiti al paziente adulto da parte dell’Istituto Nazionale della Previdenza So-
ciale (INPS).

La RSL ¢ stata inoltre affiancata da un’analisi condotta sul database nazionale delle schede
di dimissione ospedaliera (SDO) [22] al fine di ottenere informazioni circa la gestione ospe-
daliera dei pazienti con SBS in NP in Italia.

La stima complessiva del burden economico associato alla malattia ¢ stata effettuata uti-
lizzando un approccio micro-costing, dunque associando i costi medi per paziente alla preva-
lenza della malattia.

E stata infine condotta un’analisi di sensibilita deterministica al fine di valutare la varia-
bilita dei parametri sui risultati dell’analisi di COI. Per i parametri per cui non risultavano
presenti stime di variabilita dalla letteratura ¢ stata assunta una variabilita pari al 20%.

Revisione Sistematica della Letteratura

La revisione sistematica della letteratura (RSL) ¢ stata condotta al fine di ottenere dati
epidemiologici e di costo sulla SBS associata alla nutrizione parenterale domiciliare (NPD).
La ricerca ¢ stata condotta utilizzando il database MEDLINE/PubMed e consultando le
principali riviste italiane di economia sanitaria e la letteratura grigia disponibile. Le stringhe
diricerca e le parole chiave utilizzate sono riportate in Tabella S1 del Materiale Supplemen-
tare.

I criteri di eleggibilita impiegati per la valutazione dell’inclusione di ciascun articolo
all’interno del modello di COI sono risultati i seguenti: articolo contenente dati epidemiologi-
ci relativi al contesto italiano; articolo contenente informazioni circa la frequenza di utilizzo
delle risorse sanitarie da parte dei pazienti o contenente informazioni sui costi diretti e indiret-
ti associati alla gestione e alla cura della malattia in Italia.

Gli articoli che non soddisfacevano questi criteri di eleggibilita sono stati esclusi dal mo-
dello di COI. Due ricercatori hanno esaminato in modo indipendente gli studi utilizzando
il titolo, I’abstract o il testo completo. Le differenze sono state discusse e risolte attraverso
analisi e un confronto con gli esperti coinvolti nello studio.

Laricerca ha identificato un totale di 113 record (102 provenienti da PubMed e 11 da altre
fonti). Il processo di revisione e selezione degli articoli estratti, condotto prima su titolo e
abstract e in seguito sui full-text, ha portato all’inclusione di 9 studi contenenti dati epidemio-
logici [6,23-30] e 2 contenente dati di costo [31,32] sulla SBS e sulla NPD, relativi al contesto
nazionale italiano. La flow-chart PRISMA del processo di selezione degli articoli ¢ riportata
in Figura S1 del Materiale Supplementare.

Dati epidemiologici
Il numero di pazienti affetti da SBS in Italia ¢ stato stimato a partire dalla prevalenza di pa-
zienti, adulti (<18 anni) e pediatrici (0-18 anni), affetti da malattia gastrointestinale e in NPD
riportata nello studio di Pironi et al. [23] e pari rispettivamente a 9,4 e 2,3 pazienti per milione
di abitanti (NB. In Pironi et al. [23] con malattia gastrointestinale si fa riferimento a IICB).
Riportando i valori ottenuti dallo studio
di Pironi et al. [23] alla popolazione residente
al 1° gennaio 2020, ¢ stato possibile stimare Popolazione eleggibile Stima Fonte
rispettivamente in 561 e 137 il numero di pa-
zienti adulti e pediatrici affetti da malattia

Popolazione residente in Italia 1° gennaio 2020 (n) 59.641.488 [33]

gastrointestinale in NPD in Italia. Applican-  "@#enti adulti (>18 anni) con ICB in NPD [23]
do a tali valori le percentuali di SBS nei pa-  * n/milione di abitanti 9,4
zienti con IICB, pari al 75% negli adulti  «n 561
[6,24] e al 56% nei bambini [25], la popola- Pazienti con SBS tra i pazienti adulti con IICB [6,24]
zione con SBS in NPD presente in Italia & ri- % 75
sultata rispettivamente pari a 420 e 77 pa-
.. en 420
zienti (Tabella I).
Pazienti pediatrici (0-18 anni) con IICB in NPD [23]
Stima dei costi diretti « n/milione di abitanti 2,3
Mediante la RSL ¢ stato possibile otte- on 137
nere informazioni rispetto all’impiego delle Pazienti con SBS tra i pazienti pediatrici con [ICB [25]
sacche per la NP e informazioni rispetto al .% 56
monitoraggio della malattia. -
e N

Dallo studio osservazionale internazio-
nale condotto utilizzando i dati provenienti ~ Tabella I. Dati epidemiologici di input

. - CVC = catetere venoso centrale; IICB = insufficienza intestinale cronica benigna; NPD =
dal database ESPEN (European Soczely for nutrizione parenterale domiciliare; SBS = sindrome dell’intestino corto
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Stima

Fonte

Nutrizione Parenterale Domiciliare — Adulti

Pazienti che utilizzano sacche con 29 Da Pironi et al. [28] e riproporzionato considerando la quota di pazienti
miscela standard, % che utilizza sacche premiscelate

Pazienti che utilizzano sacche con 71 Da Pironi et al. [28] e riproporzionato considerando la quota di pazienti
miscela personalizzata, % che utilizza sacche personalizzate con o senza fluidi extra ed elettroliti
Giorni NPD/settimana (media = DS) 58+ 1,6 [29]

Nutrizione Parenterale Domiciliare - Pediatrici

Quota pazienti che utilizza sacche 8 (11) [30]

con miscela standard, n (%)

Quota pazienti che utilizza sacche 68 (89) [30]

con miscela personalizzata, n (%)

Giorni NPD/anno, n (range)

308 (250-365) Expert opinion

Tabella Il. Utilizzo delle sacche per la nutrizione parenterale
CVC = catetere venoso centrale; NPD = nutrizione parenterale domiciliare; SBS = sindrome dell'intestino corto

Clinical Nutrition and Metabolism) sui pazienti con insufficienza intestinale cronica ¢ stato
possibile ottenere, con riferimento al contesto nazionale, la quota di pazienti adulti che ef-
fettuano la NPD utilizzando sacche con miscele standard (29%) o personalizzate (71%) [28]
(Tabella II). Mediante lo studio internazionale ESPEN, condotto su 1.880 pazienti adulti con
insufficienza intestinale da SBS, ¢ stato stimato il numero di giorni di NPD annuo per paziente
(302 giorni) [29] (Tabella II).

La quota di pazienti pediatrici che utilizzano sacche standard (11%) o personalizzate
(89%) ¢ stata tratta dallo studio di Lezo et al. [30], mentre per quanto riguarda il numero di
sacche utilizzate, da Expert opinion ¢ risultato che ogni paziente pediatrico puo utilizzare da
un minimo di 250 a un massimo di 365 sacche 1’anno; pertanto, nel modello ¢ stato conside-
rato un numero medio di 308 sacche sia per miscela standard sia per la miscela personalizzata
(Tabella II).

Mediante il report della Societa Italiana di Nutrizione Artificiale e Metabolismo (SINPE)
pubblicato nel 2013 ¢ stato possibile ricavare il costo medio delle sacche per la NP con misce-
la standard (€ 45, media ricavata dal range riportato nel report di € 30-60) e con miscela perso-
nalizzata (€ 120) [31]. Il costo della NPD sia per la popolazione adulta, sia per la popolazione
pediatrica, ¢ stato ottenuto moltiplicando il numero medio di giorni di NPD annuo per il costo
medio di una sacca; tale costo medio ¢ stato ottenuto ponderando il costo della sacca standard
e della sacca personalizzata per la proporzione di pazienti che utilizzano rispettivamente le
sacche standard e le sacche personalizzate.

In Tabella III e in Tabella IV sono riportate le prestazioni sanitarie considerate per la stima
del costo annuo di monitoraggio, rispettivamente nei pazienti adulti e pediatrici, cosi come
riportato nelle linee guida ESPEN [6,26] ed ESPGHAN/ESPEN/ESPR/CSPEN [27]. Poiché
dalle linee guida per i pazienti adulti venivano citati solamente gli esami di laboratorio, tutti
gli esami non di laboratorio (con le rispettive frequenze) emersi dalle linee guida per i pazienti
pediatrici sono state assunti anche per i pazienti adulti.

Le prestazioni sanitarie impiegate per il monitoraggio dei pazienti sono state valorizzate
mediante le tariffe riportate nel Tariffario nazionale delle prestazioni di assistenza specialisti-
ca ambulatoriale [34]. Il costo totale annuo associato al monitoraggio dei pazienti con SBS in
NPD ¢ stato stimato moltiplicando il costo di ciascuna prestazione specialistica per la rispet-
tiva frequenza (Tabella II e Tabella III); tale costo ¢ risultato pari a € 769,69 per il paziente
adulto e pari a € 1.018,85 per il paziente pediatrico.

Infine, mediante I’analisi condotta per I’anno 2019 sul database informativo nazionale
delle SDO ¢ stato possibile ottenere la quota di pazienti che, tra quelli che hanno effettuato
NP in ospedale, sono stati ricoverati in seguito a complicanze legate alla malattia e al CVC
(es. sepsi da catetere, setticemia, diselittrolitemia, trombosi, disturbi della coagulazione, oc-
clusione intestinale, malnutrizione grave, moderata e lieve); tali quote sono risultate pari al
45% per i pazienti adulti e pari al 25% per i pazienti pediatrici. Mediante ’analisi condotta
sul database delle SDO nazionali ¢ stato inoltre possibile ottenere una stima del costo per gli
accessi in ospedale associati alla NP (€ 2.175 per paziente adulto e € 8.119 per paziente pedia-
trico) e una stima del costo delle ospedalizzazioni per complicazioni legate alla malattia e al
CVC (€ 8.555 per paziente adulto e € 6.269 per paziente pediatrico) [22] (Tabella IV). Dallo
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Controlli pazienti adulti F(r:/qal::lr;z)a Fonte uni(t::rsi:)o(e) Fonte an?::)tc()e)
Prima visita (una tantum)
Prima visita entro 1-2 settimane 1 [6] 20,66 Codice 89.7 visita generale [34] 20,66
dalla dimissione
Controlli trimestrali
Visita generale 4 [6] 20,66 Codice 89.7 visita generale [34] 82,64
Funzionalita renale 4 [6] 12,23 Codice 90.16.3 creatinina; 90.44.1 urea; 48,92

90.62.2 emocromo; 90.40.4 sodio; 90.37.4
potassio; 90.11.4 calcio totale; 90.24.5
fosforo; 90.44.3 urine esame chimico fisico
e microscopico [34]

Funzionalita epatica 4 [6] 6,47 Codice 90.09.2 aspartato aminotransferasi; 25,88
90.04.5 alanina aminotransferasi;
90.25.5 gamma glutamil transpeptidasi;
90.23.5 fosfatasi alcalina; 90.29.2 lattato
deidrogenasi; 90.10.4 bilirubina totale [34]

Emoglobina 4 [6] 2,09 Codice 90.66.2 Hb - emoglobina [34] 8,36

Proteina C-reattiva 4 [6] 3,87 Codice 90.72.3 proteina c reattiva [34] 15,48

Calcio 4 [6] 1,13 Codice 90.11.4 calcio totale [34] 4,52

Magnesio 4 [6] 1,55 Codice 90.32.5 magnesio totale [34] 6,20

Micronutrienti 4 [6] 6,23 Codice 90.34.4 oligoelementi: dosaggio 24,92
plasmatico [34]

Conta dei globuli bianchi 4 [6] 3,10 Codice 90.70.5 leucociti [34] 12,40

Ferro 4 [26] 1,14 Codice 90.22.5 ferro [34] 4,56

Albumina 4 [26] 1,42 Codice 90.05.1 albumina [34] 5,68

Glucosio 4 [26] 1,17 Codice 90.27.1 glucosio [34] 4,68

Elettroliti 4 [26] 2,17 Codice 90.44.3 urine esame chimico fisico 8,68
e microscopico [34]

Controlli semestrali

Visita generale 2 [26] 20,66 Codice 89.7 visita generale [34] 41,32

Vitamina B12 2 [26] 7,32 Codice 90.13.5 cobalamina (vit. B12) [34] 14,64

250HD3 (Vitamina D3 (25-OH D3)) 2 [26] 15,86 Codice 90.44.5 vitamina D [34] 31,72

Oligoelementi 2 [26] 6,23 Codice 90.34.4 oligoelementi: dosaggio 12,46
plasmatico [34]

Ecografia del fegato e delle vie 2 [27] 43,90 Codice 88.74.1 ecografia del’addome 87,80

biliari superiore [34]

Ecografia renale 2 [27] 43,90 Codice 88.74.1 ecografia dell'addome 87,80
superiore [34]

Scansione perfusione 2 [27] 68,48 Codice 92.15.1 scintigrafia polmonare 136,96

polmonareradionucleare (quando perfusionale [34]

indicata)

Controlli annuali

Visita generale 1 [26] 20,66 Codice 89.7 visita generale [34] 20,66

Densitometria ossea 1 [27] 43,38 Codice 88.99.4 densitometria ossea con 43,38
tecnica di assorbimento a raggi X [34]

Radiografia torace per valutare 1 [27] 19,37 Codice 88.19 radiografia dell'addome [34] 19,37

posizione appropriata della linea

centrale

Totale 769,69

Tabella lll. Prestazioni sanitarie per il monitoraggio, frequenze annue e relativi costi per paziente adulto

studio di Martella et al. [32] ¢ stato possibile stimare il costo del CVC in quanto riportava sia
il costo per I’inserimento del catetere (€ 161), sia il costo mensile associato alle medicazioni
settimanali (€ 72, media ottenuta dal range € 60-84).

In Tabella V sono riportati i costi diretti stimati per i pazienti con SBS in Italia mediante
le informazioni ottenute dalla RSL e mediante I’analisi del database nazionale delle SDO.
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. A ... . Frequenza Costo Costo
Controlli pazienti pediatrici (n/anno) Fonte unitario (€) Fonte annuo (€)
Controlli bimestrali'

Visita generale 6 [27] 20,66 Codice 89.7 visita generale [34] 123,96
Emocromo [27] 3,17 Codice 90.62.2 emocromo (HB, GR, GB, HCT, 19,02
PLT, IND. DERIV,, F. L.) [34]
ALT (alanina aminotransferasi) 6 [27] 1,00 Codice 90.04.5 alanina aminotransferasi [34] 6,00
AST (aspartato 6 [27] 1,04 Codice 90.09.2 aspartato aminotransferasi [34] 6,24
aminotransferasi)
Bilirubina [27] 1,13 Codice 90.10.4 bilirubina totale [34] 6,78
GGT 6 [27] 1,13 Codice 90.25.5 gamma glutamil transpeptidasi 6,78
(Gamma-glutamil transferasi) [34]
Fosfatasi alcalina 6 [27] 1,04 Codice 90.23.5 fosfatasi alcalina [34] 6,24
Na (sodio) 6 [27] 1,02 Codice 90.40.4 sodio [34] 6,12
K (potassio) 6 [27] 1,02 Codice 90.37.4 potassio [34] 6,12
Ca (calcio) 6 [27] 1,13 Codice 90.11.4 calcio totale [34] 6,78
PO, (fosforo) 6 [27] 1,46 Codice 90.24.5 fosforo [34] 8,76
Mg (magnesio) 6 [27] 1,55 Codice 90.32.5 magnesio totale [34] 9,30
Glucosio 6 [27] 1,17 Codice 90.27.1 glucosio [34] 7,02
Urea 6 [27] 1,13 Codice 90.44.1 urea [34] 6,78
Creatinina 6 [27] 1,13 Codice 90.16.3 creatinina [34] 6,78
Elettroliti urinari (Na, K, osmol) 6 [27] 2,17 Codice 90.44.3 urine esame chimico fisico e 13,02
microscopico [34]
Controlli semestrali?
Visita generale 2 [27] 20,66 Codice 89.7 visita generale [34] 41,32
Vitamine plasmatiche A, D, 2 [27] 23,18 Codice 90.13.5 cobalamina (VIT. B12); 90.44.5 46,36
E, B12 vitamina D [34]
Ferritina, Ferro, Zinco, Rame, 2 [27] 29,68 Codice 90.22.3 ferritina; 90.22.5 ferro; 90.45.4 59,36
Selenio, Manganese zinco; 90.39.4 rame; 90.40.3 selenio; 90.33.1
manganese [34]
Livello anti X-a (in caso di 2 [27] 10,94 Codice 90.63.1 eparina (Mediante dosaggio 21,88
utilizzo eparina a basso peso inibitore fattore X attivato) [34]
molecolare)
Emogasanalisi, albumina, 2 [27] 39,06 Codice 89.65.1 emogasanalisi arteriosa 78,12
PTH (Ormone paratiroideo sistemica; 90.05.1 albumina; 90.35.5
— Paratormone), funzione paratormone; 90.43.3 triodotironina libera [34]
tiroidea
Ecografia duplex (ecografia 2 [27] 43,38 Codice 88.74.2 eco(color)doppler del fegato e 86,76
doppler), se si utilizza una delle vie biliari [34]
fistola artero-venosa
Densitometria ossea 2 [27] 43,38 Codice 88.99.4 densitometria ossea con TC 86,76
[34]
Ecografia del fegato e delle 2 [27] 43,90 Codice 88.74.1 ecografia dell'addome 87,80
vie biliari superiore [34]
Ecografia renale 2 [27] 43,90 Codice 88.74.1 ecografia del'addome 87,80
superiore [34]
Scansione perfusione 2 [27] 68,48 Codice 92.15.1 scintigrafia polmonare 136,96
polmonare radionucleare perfusionale [34]
(quando indicata)
Controlli annuali
Visita generale 1 [27] 20,66 Codice 89.7 visita generale [34] 20,66
Radiografia torace per 1 [27] 19,37 Codice 88.19 radiografia dell'’addome [34] 19,37
valutare posizione appropriata
della linea centrale
Totale 1.018,9

Tabella 4. Prestazioni sanitarie per il monitoragqgio, frequenze annue e relativi costi per paziente pediatrico
" Nelle linee guida veniva riportato un intervallo di frequenza pari a 1-3 mesi; per I'analisi & stata assunta una frequenza bimestrale
2Nelle linee guida veniva riportato un intervallo di frequenza pari a 6-12 mesi; per I'analisi & stata assunta una frequenza semestrale
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Stima costo (€)

Costi Diretti Sanitari Fonte
Adulto Pediatrico
NPD con sacche standard 45,0 45,0 [31]
NPD con sacche personalizzate 120,0 120,0 [31]
Accessi ospedalieri per NP 2.174,8 8.118,7 [22]
Inserimento CVC 161,0 161,0 [32]
Costo mensile delle medicazioni settimanali 72,0° 72,0° [32]
Costo ospedalizzazioni per complicanze legate alla SBS e al CVC 8.555,2 6.268,7 [22]
Costo monitoraggio 769,7 1.018,9 [34]

Tabella V. Costi diretti sanitari: riepilogo dei dati di costo utilizzati nel modello

" Valore medio del range € 30-60

2 Valore medio del range € 60-84

CVC = catetere venoso centrale; NP = nutrizione parenterale; NPD = nutrizione parenterale domiciliare; SBS = sindrome dell'intestino corto

Stima dei costi indiretti e qualita della vita

Struttura dell’indagine e sviluppo dei questionari

Poiché dalla RSL non sono emerse informazioni circa i costi indiretti associati ai pazienti
con SBS in Italia, per la stima di tali costi ¢ stata condotta un’indagine mediante I’'impiego di
due questionari, uno rivolto al paziente e uno rivolto al suo caregiver (sia del paziente adulto,
sia del paziente pediatrico). Tali questionari sono stati sviluppati al fine di valutare 1I’impatto
della SBS e della NP sulla QoL e sulla perdita di produttivita. I questionari somministrati sono
riportati in Appendice.

Per la costruzione dei questionari si ¢ partiti da un’analisi della letteratura che ha con-
sentito di individuare le aree di QoL maggiormente indagate nelle rilevazioni effettuate con
il setting di pazienti oggetto della ricerca. Tenuto conto del numero limitato di contributi sul
tema e della variabilita di strumenti utilizzati nelle rilevazioni [12,18,19,35-37], si ¢ deciso
di sviluppare un questionario ad hoc, limitato nel numero degli item e rivolto al paziente,
cui ¢ stato affiancato un secondo questionario rivolto al caregiver. Per la parte relativa alla
perdita di produttivita si ¢ fatto invece riferimento ad altri strumenti, gia validati, adattati per
la patologia.

I questionari sono stati compilati dai clinici, ai quali era stato richiesto di riportare indiret-
tamente I’esperienza dei pazienti con SBS in NP attualmente in carico presso il loro Centro di
riferimento. In una fase successiva i dati emersi dai questionari sono stati ulteriormente appro-
fonditi nel corso di un focus group che ha permesso di raccogliere ulteriori informazioni sulla
QoL e sui costi indiretti per pazienti e caregiver sulla base dell’esperienza dei KOL coinvolti.

Questionario per il paziente adulto

Obiettivo del questionario era quello di indagare ’esperienza di malattia del paziente
adulto, con particolare riferimento all’impatto in termini di QoL e perdita di produttivita.

La prima parte del questionario prevedeva il rilevamento di alcune informazioni anagrafi-
che e relative all’attivita dell’intervistato; le quattro sezioni seguenti erano tese a raccogliere
le informazioni cliniche, la percezione della QoL generale e salute correlata (HRQoL) oltre
all’impatto della patologia e della terapia in termini di perdita di produttivita. Gli ifem relativi
alla HRQoL erano volti a rilevare I’impatto della patologia e della terapia sulle seguenti aree:
funzionamento globale, autoimmagine, funzionamento sociale/relazionale, ambito lavorativo.
Le domande sono state formulate utilizzando due scale di risposta likert a 5 punti (intensita,
frequenza) elencate negativamente e positivamente. Sono state inserite, inoltre, due domande
tese a indagare la percezione della propria HRQoL in generale e una domanda relativa al
dolore fisico.

Per la parte del questionario volta a rilevare la perdita di produttivita si ¢ fatto riferimento
a questionari precedentemente validati ¢ adattati per ’obiettivo. E stata inserita, infine, una
domanda aperta, tesa ad indagare eventuali aspetti rimasti inesplorati nella versione pilota del
questionario. Questo questionario ¢ stato precedentemente adottato in altri studi di valutazio-
ne economica relativi a malattie rare [38,39].

Questionario per il caregiver

Nel questionario per il caregiver, oltre alle informazioni anagrafiche e sull’attivita lavora-
tiva, sono state inserite, solo nel caso di caregiver di pazienti pediatrici, alcune domande rela-
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tive alla situazione clinica dell’assistito (non essendo previsto uno specifico questionario per
il paziente pediatrico). Le successive due sezioni avevano 1’obiettivo di rilevare la QoL del
caregiver, la perdita di produttivita specificamente legata alla patologia ¢ ad aspetti connessi
alla gestione della terapia dell’assistito. Per la costruzione degli item si ¢ fatto riferimento a
questionari precedentemente validati ¢ adattati per la patologia [38,39].

Stima dei costi indiretti

Per la valutazione dei costi indiretti si ¢ fatto riferimento al metodo del capitale umano
(Human Capital Approach) che rappresenta I’approccio metodologicamente piu appropriato
secondo la teoria economica generale [40] e consiste nella misurazione della mancata produt-
tivita in termini di deficit di guadagno legati alla perdita di produzione causata dalla patologia.

Per le stime sono state prese in considerazione le seguenti condizioni occupazionali: 1)
assenteismo (mancata produttivita dovuta all’assenza dal lavoro da parte del paziente a causa
della malattia o del caregiver a causa della prestazione di assistenza); ii) presenteismo (rela-
tivo a una riduzione della capacita produttiva del paziente/caregiver che si reca a lavoro ma
produce meno rispetto agli standard); iii) disoccupazione (mancata occupazione — ¢ quindi
mancata produzione — del paziente causata dalla malattia — o da aspetti connessi alla sua
gestione — o del caregiver a causa della prestazione di assistenza); iv) abbandono lavoro (ri-
tiro dall’attivita lavorativa del paziente causata dalla malattia — o da aspetti connessi alla sua
gestione — o del caregiver a causa della prestazione di assistenza).

Sono stati inoltre inclusi nell’analisi i costi previdenziali, riguardanti le prestazioni eco-
nomiche riconosciute al paziente adulto dall’INPS. Questi sono stati stimati associando ai
pazienti che hanno dichiarato di usufruire di assegno ordinario di invalidita I’importo medio
annuo delle prestazioni previdenziali erogate nel 2019 e risultato pari ad € 9.592,8 [41].

I costi indiretti in termini di assenteismo e presenteismo sono stati stimati moltiplicando
il numero medio di giornate lavorative e ore di lavoro perse a causa della malattia (assentei-
smo), o con una ridotta capacita produttiva (presenteismo) in un anno, per il reddito medio
giornaliero del paziente (o del caregiver) occupato.

I costi indiretti in termini di disoccupazione ¢ abbandono lavoro sono stati calcolati as-
sociando ai rispondenti che hanno dichiarato rispettivamente di essere disoccupati o di aver
abbandonato il lavoro a causa della malattia un costo pari al reddito medio.

Il numero medio di giornate lavorative perse o con ridotta capacita produttiva ¢ stato otte-
nuto tramite apposite domande presenti nel questionario, che chiedevano di riportare il nume-
ro di giornate lavorative perse o con una ridotta produttivita sul lavoro in quattro settimane;
il numero di giornate lavorative perse o con una capacita produttiva ridotta in un anno ¢ stato
ottenuto, per i soli pazienti o caregiver occupati, assumendo un andamento lineare nel tempo.

11 reddito medio giornaliero ¢ stato ottenuto a partire dal reddito medio annuo dei pazienti
o dei caregiver rispondenti occupati e considerando 251 giorni lavorativi nell’anno 2021.
Sulla base di questi giorni ¢ stata inoltre stimata la perdita di produttivita del paziente nelle di-
verse condizioni occupazionali ipotizzando un andamento lineare nel tempo che ha permesso
di riportare all’anno i dati campionari riferiti a quattro settimane.

RISULTATI

Stima della popolazione con SBS in ltalia

La prevalenza dei pazienti con malattia gastrointestinale in NDP ¢ stata stimata pari a 9,4
e 2,3 pazienti su milione di abitanti rispettivamente per adulti (eta >18) e pediatrici (eta 0-18
anni) [23]. Riportando queste stime alla popolazione residente al 1° gennaio 2020 in Italia ¢
stato possibile stimare un numero di pazienti adulti e pediatrici affetti da malattia gastrointe-
stinale in NPD in Italia pari, rispettivamente, a 561 e 137 pazienti.

Inoltre, sapendo che la SBS ¢ la principale causa di IICB, costituendo il 75% dei casi di
IICB tra gli adulti [6,24] e il 56% dei casi di IICB tra i bambini [25], il numero di pazienti
adulti e pediatrici con SBS in NPD presenti in Italia ¢ risultato pari, rispettivamente, a 420 e
77 pazienti.

Quest’ultima stima rappresenta la popolazione eleggibile inclusa nell’analisi dei costi de-
scritta di seguito.

Costi diretti sanitari medi

Il costo medio totale in termini di costi diretti per paziente adulto ¢ risultato pari a €
36.434, mentre il costo medio totale per paziente pediatrico ¢ risultato pari a € 46.682 (Tabella
VI). La voce di costo che maggiormente ha inciso nella stima del costo medio totale ¢ quella
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relativa alla NP, la quale ha caratterizzato il
91% del costo medio totale associato al pa-
ziente pediatrico e 1’87% del costo medio to-
tale stimato per il paziente adulto.

Il costo medio annuo per paziente, ponde-
rato per la popolazione prevalente adulta
(n=420) e pediatrica (n=77), € risultato pari a
€ 38.017 (Tabella VI).

Costi indiretti medi

Per la stima dei costi indiretti associati al
paziente adulto sono stati considerati solo i
costi legati all’abbandono del lavoro e i costi
previdenziali in quanto dal questionario non
sono emersi dati relativi a disoccupazione,
assenteismo e presenteismo. Tutti i pazienti
hanno infatti riferito di aver abbandonato il
lavoro; per tali pazienti ¢ stato assunto che
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Voce di costo

Costo medio annuo per paziente (€)

Adulto Pediatrico

NP 31.800 42.482
« NPD 29.625 34.363
« Accessi per NP 2175 8.119
Ospedalizzazioni per complicanze 2.840 2.156
legate alla SBS e al CVC

CvC 1.025 1.025
Monitoraggio 770 1.019
Costo medio totale 36.434 46.682

Costo medio ponderato

38.017

Tabella VI. Costi diretti sanitari: spesa media annua per paziente

Voce di costo

Costo medio annuo per paziente (€)

la perdita di produttivita annua fosse pari al Adulto Pediatrico
. L 0 1.
redd.1t0 medlo d1§hlarat0. I.l 100% .del TiSPON-  pAccenteismo 0 1973
denti ha inoltre riportato di usufruire dell’as- ,
S s R Presenteismo 0 1.927
segno ordinario di invalidita ed ¢ stato dun- . .
que stimato un costo totale previdenziale per ~ Disoccupazione 0 0
paziente pari a € 9.592,76. Abbandono lavoro 41.501 0
Complessivamente, ¢ stato stimato un co- Previdenziali 9.593 0
sto medio per pazwr‘lte. adulto part € Costo medio totale 51.093 3.201
51.093,26, di cui I’81% ¢ risultato attribuibi- Cost gi derat 43.695
le all’abbandono del lavoro a causa della ma- 0870 medio poncerato -
lattia (€ 41.500,50) mentre il restante 19% ¢  Tabella VII. Costi indiretti: spesa media annua per paziente
risultato attribuibile ai costi previdenziali
(€ 9.592,76) (Tabella VII).
Per la stima dei costi indiretti associati al caregiver del paziente pediatrico, non essendo
emersi dati relativi a disoccupazione e abbandono del lavoro, sono stati considerati solamente
1 costi legati ad assenteismo e presenteismo. Con riferimento all’assenteismo del caregiver,
dall’analisi dei questionari sono risultati persi in media 14 giorni e 5,83 ore di lavoro in un
B Max  [] Min
Costo sacca personalizzata per NP (£20%) 76.354 87.070
Costo sacca standard per NP (da Report 80.52
SINPE [29]: min=30; max=60)
Prevalenza adulti con malattia 80.53
gastrointestinale in NPD (+20%) 1
Prevalenza pediatrici con malattia 80.1
gastrointestinale in NPD (+20%) '
Giorni di NPD/anno per paziente pediatrico 80.1
(da Expert Opinion: min=250; max:365) '
Giorni di NPD/settimana per paziente adulto
(da Pironi et al. [32], ES=0,04) 8
Giorni di lavoro con ridotta produttivita
in un anno da parte del caregiver del g
paziente pediatrico (+20%)
Giorni di lavoro persi in un anno dal
caregiver del paziente pediatrico (+20%) 81.675 ||| 81.749
70.000 75.000 80.000 85.000 90.000

©

Figura 1. Analisi di sensibilita deterministica: grafico a tornado
ES = errore standard; NP = nutrizione parenterale; NPD = nutrizione parenterale domiciliare
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anno. Con riferimento al presenteismo del caregiver, in media, i giorni caratterizzati da una
ridotta capacita produttiva in un anno sono risultati pari a 30, mentre la riduzione media di
produttivita ¢ risultata pari al 60%.

Complessivamente, ¢ stato stimato un costo medio per il caregiver di un paziente pediatri-
co pari a € 3.200,59, di cui il 60% attribuibile al presenteismo (€ 1.927,34) e il restante 40%
attribuibile all’assenteismo (€ 1.273,26) (Tabella VII).

Analisi di sensibilita deterministica

L’analisi di sensibilita deterministica ha mostrato come il parametro che maggiormente ¢
risultato impattare sul costo medio annuo totale stimato per un paziente con SBS in Italia (€
81.712) sia caratterizzato dal costo delle sacche personalizzate (Figura 1).

Qualita della vita

Paziente adulto

Il questionario ¢ stato somministrato a due pazienti di genere femminile, entrambe nella
fascia di eta 58-65 anni, coniugate, conviventi con i familiari. Tutte e due le pazienti sono
affette da SBS dovuta a resezione e diagnosticata dopo 36 mesi e hanno riferito di aver ab-
bandonato il lavoro a causa della malattia. Il reddito medio ¢ risultato pari a € 41.500,50. 1l
punteggio medio associato alla qualita di vita, in una scala da 1 a 10, ¢ risultato pari a 5; con
una valutazione complessiva della QoL come bassa.

Per quanto riguarda 1’impatto della SBS sulla qualita della vita (QoL) dei pazienti, in
media questa influisce poco o abbastanza nei vari aspetti della vita e sullo stato d’animo. Per
quanto riguarda invece I’impatto della NP, nella totalita dei casi quest’ultima consente di riu-
scire a vivere molto bene una vita normale, al di fuori del momento delle infusioni, gestendo
in maniera molto soddisfacente la sintomatologia legata alla patologia.

Rispetto alla percezione di s¢ e dei propri stati d’animo in relazione alla patologia le emo-
zioni richiamate sono la serenita e la sensazione di insicurezza e non sembrano presentarsi
aspetti legati a vissuti ansiosi o depressivi, se non in modo sporadico. In generale, il punteggio
medio associato all’influenza della patologia sulla QoL (HRQoL), in una scala da 1 a 10, ¢
risultato pari a 9, mentre Il punteggio medio associato all’influenza della NP sulla QoL, in una
scala da 1 a 10, ¢ risultato pari a 6.

11 dettaglio delle risposte fornite ¢ riportato in Figura S2, Figura S3 e Figura S4 del Mate-
riale Supplementare.

Caregiver del paziente pediatrico

La compilazione del questionario per il caregiver ¢ avvenuta solo nel caso del paziente
pediatrico, non essendo disponibili, al momento della rilevazione, ulteriori dati relativi a ca-
regiver di pazienti adulti.

Il questionario ¢ stato compilato da 6 caregiver (4 di sesso femminile e 2 di sesso ma-
schile), con un’eta media pari a 47 anni. Il 33% dei rispondenti ¢ risultato occupato, il 33%
non occupato (casalinga) e il 33% pensionato. Il reddito medio, ponderato per il numero di
caregiver, ¢ risultato pari a € 19.347,51.

Nel 67% dei casi ’assistenza viene fornita a pazienti affetti da SBS dovuta a resezione
(33% congenita) e nel 83% dei casi il tempo alla diagnosi dell’assistito ¢ superiore ai 36 mesi
(17% trai 12 e 36 mesi).

Con riferimento al totale dei rispondenti, il punteggio medio associato alla QoL, su una
scala da 1 a 10, ¢ risultato pari a 5, superiore per i caregiver di pazienti con un tempo alla
diagnosi trai 12 e 1 36 mesi, rispetto che superiore di 36 mesi (6 vs 4,5). Nel 75% degli inter-
vistati la QoL ¢ stata valutata come normale, mentre il restante 25% riferisce una QoL molto
bassa. La situazione clinica dell’assistito sembra avere un impatto variabile (range 3-8 su una
scala da 1 a 10) sul caregiver. Permane, tuttavia, nella maggioranza dei casi (67%) uno stato
di serenita come stato d’animo maggiormente percepito; accanto ad essa, il 50% dei caregiver
ha riportato anche una sensazione di insicurezza.

Il dettaglio delle risposte fornite ¢ riportato in Figura S5, Figura S6, Figura S7, e Figura
S8 del Materiale Supplementare.

DISCUSSIONE

L*analisi ha permesso di stimare un costo medio annuo per paziente pediatrico in termini
di costi diretti pari a € 46.682 e un costo medio annuo per paziente adulto in termini di costi
diretti pari a € 36.434; il costo della NP ¢ risultato pesare per il 91% nel paziente adulto e
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per 1’87% nel paziente pediatrico. Con riferimento ai costi indiretti, I’analisi ha permesso di
stimare un costo medio per paziente pediatrico pari a € 3.201 ¢ un costo medio annuo per
paziente adulto pari a € 51.093; il costo medio stimato per i pazienti pediatrici ¢ risultato ca-
ratterizzato dai costi associati al caregiver in termini di assenteismo e presenteismo, mentre il
costo medio stimato per i pazienti adulti ¢ risultato caratterizzato per circa I’81% dalla perdita
di produttivita, stimata in termini di abbandono del lavoro da parte del paziente a causa della
malattia, e per il restante 19% dai costi previdenziali. Complessivamente, il costo medio an-
nuo totale per paziente adulto con SBS in Italia ¢ risultato pari a € 87.527 (42% associato ai
costi diretti e 58% associato ai costi indiretti), mentre il costo medio annuo totale per paziente
pediatrico ¢ risultato pari a € 49.882 (94% associato ai costi diretti e 6% associato ai costi
indiretti). Infine, il costo medio ponderato stimato per un paziente con SBS in Italia ¢ risultato
pari a € 81.712 (47% associato ai costi diretti 53% associato ai costi indiretti).

Associando tali costi medi al numero di pazienti prevalenti adulti e pediatrici presenti in
Italia, si otterrebbe una spesa totale annua associata alla gestione e al trattamento dei pazienti
con SBS in Italia pari a circa € 40,6 milioni (€ 36,8 milioni associati ai pazienti adulti con
SBS, € 3,8 milioni associati ai pazienti pediatrici con SBS); tale spesa complessiva risul-
terebbe composta per il 47% (€ 18.905.548) da costi diretti a carico del SSN e per il 53%
(€21.729.174) da costi indiretti e previdenziali.

La QoL delle pazienti con SBS e in NP coinvolte nella nostra analisi ¢ risultata essere
percepita, complessivamente, come bassa (media 5). Ad avere un impatto maggiore (media
9) sarebbe la patologia, mentre la NP sembrerebbe impattare in misura minore (media 6). In
particolare, ¢ stato riportato che la NP consente di vivere molto bene una vita normale, al di
fuori del momento delle infusioni, gestendo in maniera molto soddisfacente la sintomatologia
legata alla patologia.

Questo risultato ¢ apparentemente in contrapposizione con quanto emerso in altri studi che
hanno evidenziato il notevole impatto in termini di riduzione della QoL in quei pazienti che
devono sottoporsi a NP [14,15], tuttavia il contesto italiano potrebbe essere poco confronta-
bile con quello di altri paesi a causa del peculiare sistema di welfare italiano ¢ dell’impatto
che quest’ultimo ha su aspetti che incidono inevitabilmente sulla QoL, come per esempio i
servizi di supporto alla terapia domiciliare o le possibilita di reintegro nel mondo lavorativo
per i caregiver.

Per quanto riguarda il caregiver di paziente pediatrico la QoL ¢ stata valutata come norma-
le nella maggioranza dei casi (75%), mentre per il restante il 25% la percezione ¢ che essa sia
molto bassa. In particolare, la QoL sembra essere correlata al tempo intercorso dalla diagnosi
ed ¢ superiore per i caregivers di pazienti con un tempo alla diagnosi piu recente (trai 12 e i
36 mesi) rispetto a diagnosi >36 mesi.

Rispetto alla percezione di sé e dei propri stati d’animo in relazione alla patologia le emo-
zioni richiamate sia dai pazienti adulti che dai caregiver di pazienti pediatrici sono state, in
apparente contraddizione, la serenita ¢ la sensazione di insicurezza. Cio sembrerebbe in linea
con quanto accade nella pratica clinica dove spesso subito dopo la diagnosi/inizio della tera-
pia, prevale una sensazione di “gratitudine” legata alla possibilita di sopravvivenza garantita
dal trattamento. A questa, seguirebbe una fase di rassegnazione, che varia anche in funzione
della capacita di resilienza del paziente/caregiver. In generale, soprattutto in un periodo inizia-
le, accanto al sentimento di rassegnazione permane uno stato di allarme/preoccupazione, che
sembra spiegare il dato relativo alla compresenza di vissuti di serenita e insicurezza emersi
nell’indagine in entrambi i setting considerati.

Tale analisi non risulta esente da limiti. Poiché le informazioni emerse dalla RSL in merito
al monitoraggio dei pazienti adulti non sono risultate esaustive, parte delle informazioni emer-
se per i pazienti pediatrici sono state assunte, in accordo con i clinici coinvolti nello studio,
anche per i pazienti adulti. Una ulteriore limitazione risulta legata alla stima dei costi previ-
denziali; questi, infatti, sono stati stimati solamente con riferimento ai pazienti adulti, mentre
non si ¢ tenuto conto delle prestazioni economiche riconosciute da parte dell’INPS al paziente
minorenne. Risulta dunque ragionevole presumere che la stima di costo medio effettuata in
termini di costi indiretti per il paziente pediatrico con SBS rappresenti una sottostima del costo
reale sostenuto dalla societa. Un ulteriore limite riguarda 1’esclusione dall’analisi economica
dei costi dei farmaci impiegati per il trattamento della fase cronica della patologia e per ridurre
la durata della NP; tali costi sono stati esclusi in quanto, secondo il parere dei clinici coinvolti
nell’analisi, risultano essere molto variabili e non cosi elevati da produrre un grande impatto
sulla spesa totale. Infine, I’impossibilita di poter raccogliere i dati su un campione rappresen-
tativo di pazienti non consente di raggiungere una validita statistica adeguata ma rappresenta
sicuramente un potenziale punto di partenza per futuri sviluppi di analisi in questo ambito.
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CONCLUSIONI

I risultati di questa analisi confermano I’elevato costo di malattia associato alla SBS sia in
termini di costi diretti sanitari e di costi indiretti sia in termini di riduzione di QoL e perdita
di produttivita.

In particolare, il costo medio annuo totale per paziente adulto con SBS in Italia ¢ risultato
pari a € 87.527 (42% associato ai costi diretti e 58% associato ai costi indiretti), mentre il
costo medio annuo totale per paziente pediatrico ¢ risultato pari a € 49.882 (94% associato
ai costi diretti ¢ 6% associato ai costi indiretti). Complessivamente, il costo medio ponderato
stimato per un paziente con SBS in Italia ¢ risultato pari a € 81.712 (47% associato ai costi
diretti 53% associato ai costi indiretti).
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APPENDICE

Questionario paziente adulto

F. S. Mennini, C. Bini, M. Paoletti et al

INFORMAZIONI ANAGRAFICHE

Sesso

Eta in anni compiuti
Stato civile

Con chi vive?

Titolo di studio

oo

000000 ODOoooO0 ooooo

Femminile
Maschile

Celibe/nubile
Coniugato/a
Vedovo/a
Separato/a
Divorziato/a

Solo/a

Con amici

Con partner

Con familiari
Altro (specificare)

Laurea breve/laurea magistrale/Dottorato
Diploma scuola secondaria superiore
Diploma 2-3 anni

Licenza media

Licenzia elementare

Nessun titolo

DATI SU OCCUPAZIONE E ATTIVITA

Condizione professionale

Reddito annuo lordo personale

OO0O000 ODOoOoooooood

Occupato/a

Non occupato

In cerca di prima occupazione
Disoccupato/a

Ritirato/a dal lavoro

Inabile al lavoro
Studente/essa

Servizio civile

Pensionato

Altro (specificare)

<15.000
15.001-28.000
28.001-55.000
55.001-75.000
>75.001

INFORMAZIONI CLINICHE

1.1 Tempo dalla diagnosi

1.2 Tipologia di SBS

1.3 Altezza
1.4 Peso

1.5 Regime terapeutico seguito

O oog

<12 mesi
12-36 mesi
>36 mesi

Congenita

[0 Gastroschisi

[0 Atresia intestinale
[0 Onfalocele

O Altro

Dovuta a resezione

Infarto mesenterico

Morbo di Crohn

Legata a complicanze post chirurgiche
Poliposi familiare

Volvolo intestinale

Altro

ooooogd

QUALITA DELLA VITA

2.1 Come valuta nell'insieme la sua qualita di vita?

2.2 In una scala da 1 a 10 che voto darebbe alla sua qualita di vita?

ooooo

Molto alta
Alta
Normale
Bassa
Molto bassa
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QUALITA DELLA VITA SALUTE CORRELATA
3.1 Pensa che la sua patologia:

Per niente Poco Abbastanza Molto Moltissimo

Interferisca con le normali azioni quotidiane

Interferisca con la vita sociale

Interferisca con la vita affettiva/relazionale

[’abbia costretta a fare delle rinunce (es. attivita fisica,
hobbies)

Abbia influito sulla sua opinione di sé

Le abbia causato uno stato di ansia

Le abbia causato uno stato di depressione

3.2 |l fatto di essere sottoposto a nutrizione parenterale:

Per niente Poco Abbastanza Molto Moltissimo

Ha un impatto negativo nelle mie attivita quotidiane

Mi consente di vivere una vita normale al di fuori del
momento delle infusioni

Limita la mia vita sociale

Interferisce con la mia vita relazionale ed affettiva

Mi consente di gestire meglio la sintomatologia legata alla
mia patologia

Mi fa sentire in ansia

Mi fa sentire depresso

3.3 Pensando alla sua situazione clinica, le € capitato di sentirsi:

Per niente Poco Abbastanza Molto Moltissimo
Scoraggiato
Molto agitato
Sereno
Sfinito
Fiducioso rispetto al futuro
Insicuro
3.4 La terapia parenterale le provoca dolore fisico? O Moltissimo
O Molto
O Abbastanza
O Poco
O  Per niente

3.5 In una scala da 1 a 10 quanto influisce la patologia sulla sua qualita di vita?
3.6 In una scala da 1 a 10 quanto influisce la NP sulla sua qualita di vita?
AMBITO LAVORATIVO

4.1 Pensa che la terapia cui si sottopone (NP) abbia
influito o influisca nella sua vita lavorativa/sullo studio?

Moltissimo
Molto
Abbastanza
Poco

Per niente

4.2 Pensa che a causa della terapia che segue lei sia
meno produttivo sul lavoro/nello studio?

Molto spesso
Spesso

A volte
Dirado

Mai

4.2.1 Giornate in cui ha avuto una ridotta capacita produttiva anche se si e recato a lavoro (considerando un periodo di 4 settimane)
4.2.2 In quanto quantificherebbe la sua ridotta produttivita sul lavoro (Es: 50% in meno di quando sono al meglio)

ooooo ooooo

4.3 Se lavora, per motivi legati alla nutrizione parenterale O Ridurre le ore di lavoro

si € mai trovato nella condizione di dover: O Abbandonare I'attivita lavorativa
O Cambiare lavoro

O Nessuna delle precedenti

O S

O No

4.4 Se lavora, considerando un periodo pari a 4 settimane
le capita perdere delle giornate di lavoro per motivi legati
alla terapia che segue?

4.41 Giornate di lavoro perse a causa della terapia (4 settimane)

4.5 Per ragioni legate alla patologia deve spostarsi al di O Si
fuori della Sua regione di residenza? O No

4.5.1 Se ha risposto si, da quale regione si sposta? Verso quale?
4.5.2 Numero giornate in cui ha dovuto spostarsi nell’ultimo anno
4.6 Ci sono aspetti rilevanti che non sono stati affrontati nel presente questionario?
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Questionario per il caregiver

F. S. Mennini, C. Bini, M. Paoletti et al

INFORMAZIONI ANAGRAFICHE

Sesso

Eta in anni compiuti

oo

Femminile
Maschile

DATI SU OCCUPAZIONE E ATTIVITA

Condizione professionale

Reddito annuo lordo personale

00000 OoOOoOooooooao

Occupato/a

Non occupato

In cerca di prima occupazione
Disoccupato/a

Ritirato/a dal lavoro

Inabile al lavoro
Studente/essa

Servizio civile

Pensionato

Altro (specificare)

<15.000
15.001-28.000
28.001-55.000
55.001-75.000
>75.001

INFORMAZIONI CLINICHE DELL’ASSISTITO (SOLO PER CAREGIVER DI PAZIENTI PEDIATRICI)

Tempo dalla diagnosi

Tipologia di SBS

Altezza
Peso

Regime terapeutico seguito

O ooo

<12 mesi
12-36 mesi
>36 mesi

Congenita

O Gastroschisi

O Atresia intestinale
O Onfalocele

O Altro

Dovuta a resezione
Infarto mesenterico
Morbo di Crohn
Legata a complicanze post chirurgiche
Poliposi familiare
Volvolo intestinale
Altro

oooooo

QUALITA DELLA VITA

1.1 Come valuta nell'insieme la sua
qualita di vita?

ooooo

Molto alta
Alta
Normale
Bassa
Molto bassa

1.2 In una scala da 1 a 10 che voto darebbe alla sua qualita di vita?

1.3 Pensando alla situazione clinica del suo assistito, le € capitato di sentirsi:

Mai Raramente A volte Spesso Sempre

Scoraggiato
Molto agitato
Sereno
Sfinito
Fiducioso rispetto al futuro
Insicuro
1.4 Doversi occupare del suo assistito interferisce con la O Moltissimo
sua vita sociale/relazionale? O Molto

O Abbastanza

O Poco

O Perniente
1.5 In una scala da 1 a 10 quanto ritiene impatti nella sua qualita di vita la gestione del suo assistito?
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AMBITO LAVORATIVO

2.1 Se lavora, per motivi legati alla terapia (NP) del suo
assistito si & mai trovato nella condizione di dover:

Ridurre le ore di lavoro
Abbandonare I'attivita lavorativa
Cambiare lavoro

Nessuna delle precedenti

2.2 Pensa che a causa della terapia del suo assistito lei
sia meno produttivo sul lavoro?

Molto spesso
Spesso

A volte

Di rado

Mai

OooooOo ooog

2.2.1 Giornate in cui ha avuto una ridotta capacita produttiva anche se si e recato a lavoro (pensando a un periodo pari a 4
settimane):

2.2.2 In quanto quantificherebbe la sua ridotta produttivita sul lavoro (Es: 50% in meno di quando sono al meglio)

2.3 Se lavora, pensando sempre a un periodo pari a 4 o S
settimane, le € capitato di perdere delle giornate dilavoro O No
per motivi legati alla terapia (NP) del suo assistito?

2.3.1 Giornate di lavoro perse a causa della terapia dell’assistito (in 4 settimane):

2.4 Se lavora, per motivi legati alla terapia seguita dal suo [0  Ridurre le ore di lavoro

assistito si € mai trovato nella condizione di dover: O Abbandonare I'attivita lavorativa
O Cambiare lavoro
O Nessuna delle precedenti

2.4.1 Ore di lavoro perse per motivi legati alla terapia dell’assistito?

2.5 Per ragioni legate alla patologia del suo assistito deve [0 Si
spostarsi al di fuori della Sua regione di residenza? O No

2.5.1 Se ha risposto s, da quale regione si sposta? Verso quale?
2.5.2 Numero giornate in cui ha dovuto spostarsi nell’ultimo anno

2.6 Ci sono aspetti rilevanti che non sono stati affrontati nel presente questionario?
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