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OSSERVATORIO NAZIONALE

L'ON perseque, n

L'Osservatorio Nazionale SIFO (ON) ha la finalita di analizzare ed evidenziare le disomogeneita
che, a causa dell'ampia eterogeneita dei comportamenti regionali in termini di assistenza
armaceutica ospedaliera e territoriale, limitano la corretta accessibilita alle cure.

| DP 2012-2016, i seqguenti obiettivi:

valutare i sistemi di erogazione dell’assistenza farmaceutica ospedaliera e territoriale
nelle diverse regioni italiane;

costituire una rete permanente di servizi farmaceutici ospedalieri e territoriali a livello
nazionale;

facilitare il confronto e |"armonizzazione nelle modalita di erogazione dell’assistenza
farmaceutica;

Supportare il SGQ, avvalendosi della rete nazionale dei referenti qualita, in
collaborazione con il Rappresentante della Direzione per la Qualita.

I componenti dell'ON hanno i seguenti compiti:

organizzare e ottimizzare una rete di collegamento tra | Soci, le Aree Scientifiche e le
Segreterie Regionali e le Istituzioni;

Promuovere la raccolta di normative, linee guida, procedure elaborate a livello
internazionale, nazionale, regionale e locale, relative a diversi processi di assistenza
Farmaceutica Ospedaliera e Territoriale, da mettere a disposizione dei Soci e delle
[stituzioni;

promuovere l'elaborazione insieme con gli utilizzatori, di procedure e/o linee guida su
particolari aspetti critici dell’assistenza farmaceutica (gestione dei farmaci innovativi,
farmaci orfani, farmaci per malattie gravi acute e croniche, assistenza farmaceutica
diretta);

fungere da esperti per il DS e per il CD su questioni di volta in volta loro affidate;
rappresentare la SIFO a Congressi, Convegni e Riunioni su mandato del CD e relazionare al
CD;

promuovere, coordinare, partecipare a progetti della SIFO su temi specifici su mandato del
CD;

elaborare materiale informativo e/o organizzare eventi formativi al fine anche di diffondere
la omogeneizzazione dei processi di assistenza farmaceutica ospedaliera e territoriale nelle
diverse Regioni d'Ttalia;
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DEFINIZIONE DI MR...

)EM-E??X
Secondo una definizione adottata in ambito comunitario, le malattie rare (MR). hanno una

5 casi ogni 10.000 abitant.....
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prevalenza nella popolazione inferiore a & casi ogni 10.000 abitanti. Si trafia di patologie
elferogenee, accomunate da problematiche assistenziali simili, che necessitano di essere
lobalmente e che richiedono una particolare e spec;f:ca rure!a per le ot
diagnostiche, sclinica Jl decorso cronico, gii esiti invalid. rattarmento.

le MR costituiscono un problema di sanita pubblica per lmpatto numerico sulla popolazionea.
Secondo una stima dell’'Organizzazione Mondiale della Sanita (OMNMS) rappresentanc il 10% delle
patologie umane note. Si stima che il 6-8% della popolazione europea, complessivamente 27-36
milioni di cittadini, sia affefto da una MR. L'OMS ha calcolato Nesistenza di circa 6.000 entita
nosologiche, ma si tratta probabilmente di una stima riduttiva e, di fatto, 'Unione Eurcpea (UE)
calcola il loro numero in circa 8.000, compresi i sinonimi. Nel 2012 sono circa 6000 le entita
nosologiche codificate da Orphanet, di cui la meta correlabili all’elenco delle MR gia previsto dal
dm n. 272001, Se si escludono 1 tuimord rari, che non sono stati insenti nell’'elenco, la maggior
parte delle restanti forme sono a bassissima frequenza. Stime attendibili di prevalenza del
complesso dei malati rar riferibili all’elenco di malattie indicato del DM 2792001 portano a
ritenere che ci siano 5 malati rari ogni 1000 residenti e, tra questi, 1 su 10 sarebbero nuovi casi
(incidenti). Si puc} quindi stimare che la prevalenza dei malati rari complessivamente considerati
sia dalf 50 al 100% superiore a quella stimata per il solo elenco del dm n. 2792001, cice da 7,5 a
10 per 1000 residenti. In base a queste stime in (talia ci sarebbero dai 450.000 ai 600.000 malati
rari, di cuwi solo 300000 presentati forme comprese nellattuale elenco allegato al dm n.279/2001.

Queste discrepanze ira le stime sono giustificate dal fatto che l'effettiva numerosita delle MR
varia in funzione dell’affinamento degll strunmmenti diagnostici e dell'evoluzione delle classificazion!
in uso. In particolare, le analisi genetiche hanno dimostrato l'eterogeneita di molte malattie, per
cui condizioni di per sé& non rare, se considerate solo a livello del loro meccanismo molecolare,
potrebbero rientrare nel novero delfla raria (ad es. la forma piud comune di sordita genetica
interessa circa una persona ogni 10.000). [ test genetici stanno percic producendo una
parcellizzazione di molte malattie, ricollocando molte di esse, clinicamente non rare, nella
categoria delle MR. Per queste ragioni, il problema delle MR deve essere valutato facendo
riferimento anche ai loro aspetii clinici e funzionali.

Molte MR sono complesse. gravi, degenerative, cronicamente invalidanti; circa un terzo di esse
riduce le attese di vita a meno di 5 anni, menire mofte alire non incidono significativamenie sulla
durata della vita, se vengono diagnosticate in tempo e trattate appropriatamente; altre condizioni,
infine, permeliono di svolgere una vita qualitativamente normale, anche in assenza di
trattamenfn
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PREMESSA 6.000- 8.000 diverse entita nosologiche

Secondo una definizione adoitata in ambifo comunitario, le malatiie rare (MR)., hanno una
prevalenza nella popolazione inferiore a 5 casi ogni 10.000 abitanti. Si trafta di patologie
eferogenee, accomunate da problematiche assistenziali simili, che necessitano di essere
affrontate globalmente e che richiedono wuna pariicolare e specifica tutela, per le difficolia
diagnostiche, la gravita clinica, if decorso cronico, gli esiti invalidanti e fone;owr‘a del trattamento.
sulla popo#az;one
2o delle
ogie umane note. Si stima che il 6- 8‘30 della popolazione europea, complessivamente
milioni di cittadini, sia affefio da una MR. L'OMS ha calcolato 'esistenza di circa 6.000 eniita
nosologiche, ma si tratta probabilimente di una stima riduttiva e, di fatto, 'Unione Europea (UE)
calcola il loro numero in circa 8.000, compresi i sinonimi. Nel 2012 sono circa 6000 e entita
nosologiche codificate da Orphanet, di cui la meta correlabili all'elenco delle MR gia previsto daf
1. 279/2001. Se si escludono i tumort rari, che non sono stati inseriti nell’elenco, la m
tanti forme sono a bassissima frequenza. Stime atftendibili di nza del
complesso dei maldimrTres-—donghill all'elenco di malatiie jndicalo g2 9/2001 portano a
ritenere che ci siano 5 malati rari ogni 1000 residenti e, tra questi, 1 su 10 sarebbero nuovi casi
(incidenti). Si pud quindi stimare che la prevalenza dei malati rari complessivamente considerati
sia dal 50 al 100% superiore a quella stimata per il solo elenco del dm n. 279/2001, cice da 7.5 a
10 per 1000 residenti. In base a queste stime in ltalia ci sarebbero dai 450.000 ai 600.000 malati
rari, di cui solo 300.000 presentati forme comprese nellattuale elenco allegato al dm n.279/2001.
Queste discrepanze tra le stime sono giustificate dal fatto che leffettiva numerosita delle MR
varia in funzione dell’affinamento degli strumenti diagnostici e dell'evoluzione delle classificazion
in uso. In particolare, le analisi genetiche hanno dimostrato 'eferogeneita di molte malattie, per
cul condizioni di per sé non rare, se considerate solo a livello del loro meccanismo molecofare,
potrebbero rientrare nel novero della rarita (ad es. la forma piu comune di sordita genetica
interessa circa una persona ogni 10.000). | test genetici sftanno percio producendo una
parcellizzazione di maolte malattie, ricollocando molte di esse, clinicamente non rare, nella
caftegoria delle MR. Per gqueste ragioni, if problema delle MR deve essere valulato facendo
riferimento anche ai loro aspetlii clinici e funzionall.
Molte MR sono complesse, gravi, degenerative, cronicamente invalidanti; circa un terzo di esse
riduce le aitese di vita a meno di 5 anni, menire molfte alfire non incidono significativamenie sulla
durata della vita, se vengono diagnosticate in tempo e frattate appropriatamente; alfre condizioni,
infine, permettono doi svolgere una vita qualitativamente normale, anche in assenza di
fratftamento
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STIMA NUMERO
PAZIENTI .....
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450.000- 600.000- malati in Ital

PREMESSA

Secondo una definizione adoftata in ambifo comunitario, le malatiie rare (MR)., hanno una
prevalenza nella popolazione inferiore a 5 casi ogni 10.000 abitanti. Si tratta di patologie
elerogenees, accomunate da problematiche assistenziali simili, che necessitano di essere
affrontate globalmente e che richiedono una pariticolare e specifica iutela, per le difficolta
diagnostiche, la gravita clinica, il decorso cronico, gli esiti invalidanti e 'onerosita del trattamento.

Le MR costituiscono un problema di sanita pubblica per l'impatto numerico sulla popolazione.
Secondo una stima dell’'Organizzazione Mondiale della Sanita (ONMS) rappresentano il 10% delle
patologie umane note. Si stima che il 6-8% della popolazione europea, complessivamente 27-36
mifioni di cittadini, sia affefto da una MR. L'OMS ha calcolato esistenza oi circa 6.000 entita
nosologiche, ma si tratta probabilmente di una stima riduttiva e, di fatto, 'Unione Europea (UE)
calcola il loro numero in circa 8.000, compresi i sinonimi. Nel 2012 sono circa 6000 le entita
nosologiche codificate da Orphanet, di cuwi la meta cormrelabili all'elenco delle MR gia previsto dal
dm n. 2792001, Se si escludono § tumori rari, che non sono stati inseriti nell’'elenco, la maggior
parte delle restanti forme sono a bassissima frequenza. Stime attendibili di prevalenza del
complesso dei malati ran riferibili all’elenco di malattie indicato del DM 279/2001 portano a
ritenere che ci siano 5 malati rari ogni 1000 residenti e, tra i ro nuovi casit
{incidenti). Si puo quindi stimare che la prevalenz Finalati rari complessivamente coltswsarali
sia dal 50 al 100% superiore a quella stimata il solo elenco del dm n. 279/2001, cioé da 7.5
10 per 1000 residenti. In base a queste stimg in ltalia ci sarebbero dai 450.000 ai 600.000 malati
rari, di cui solo 300000 presentati forme comXegse nell’attuale elenco allegato al dm n.279/2001.
Queste discrepanze ira le stime sono giustifica [ fatto che l'effettiva numerosita dell
varia in funzione dell’affinamento degqli strumenti diagnosTiore-shedeauoluziong Sificazioni
in uso. In particolare, le analisi genetiche hanno dimostrato 'eferogeneita di molte malattie, per
cui condizioni di per sé non rare, se considerate solo a livello del loro meccanismo molecolare,
potrebbero rientrare nel novero della rarita (ad es. la forma pia comune di sordita genetica
interessa circa una persona ogni 10.000). | test genetici sftanno percio producendo una
parcellizzazione di molte malattie, ricollocando molte di esse, clinicamente non rare, nella
caftegoria delle MR. Per gquesie ragioni, if probfema delfe MR deve essere valuilafo facendo
riferimento anche ai loro aspetti clinici e funzionalli.

Molte MR sono complesse, gravi, degenerative, cronicamente invalidanti; circa un terzo di esse
riduce le attese di vita a meno di 5 anni, mentre molte altre non incidono significativamente sulla
durata delfa vita, se vengono diagnosticate in tempo e frattate appropriatamente; altre condizioni,
infine, permettono di svolgere una vita qualitativamente normale, anche in assenza di
ftrattamentn
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II. PROGETTO
«GRANDANGOLO
MAIATTIE RARE»
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OBIETTIVI o@

D . L ) J
- MAPPARE i diversi modelli organizzativi per la ‘°IE§¢
gestione dei pazienti affetti da MR
- MAPPARE il panorama legislativo

v' INDIVIDUARE

DIFFORMITA intra e interregionali
CRITICITA’

ECCELLENZE

v CONFRONTARSI

Coni PRINCIPALI INTERLOCUTORI: Associazioni dei Malati ed Istituzioni
per capire esigenze bisogni e meglio declinare la nostra attivita

v' INDIVIDUARE
SOLUZIONI COMUNI CONDIVISE
PROMUOVERE BENCHMARK
v' COSTITUIRE
TASK FORCE DI FARMACISTI per le MR!!!!
v DOCUMENTO

Risposte?

Indirizzi
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DISEGNO

(MATERIALI E METODI)

MATERIALI E METODI

Costituzione GRUPPO di LAVORO

Redazione SURVEY

Sottomissione ai soci della survey tramite survey
monkey

Elaborazione dati

incontri interregionali:

ROMA, TORINO, NAPOLI CATANZARO
presentazione risultati preliminari e confronto con
farmacisti, associazioni dei malati e istituzioni

Presentazione dei risultati al Congresso Nazionale
SIFO

Redazione POSITION PAPER

Presentazione del position paper alle Istituzioni
Nazionali e alle Associazioni dei Malati

STATO DI ATTIVITa

in progress

in progress
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COSA ABBIAMO FATTO? ?*@

SIFO 02/2015 - PROGETTO OSSERVATORIO : “GRANDANGOLO MALATTIE RARE” -’

Caro Collega,

qui di seguito troverai alcune domande elaborate dal Gruppo di lavoro e specificatemele rivolte ai Segretari Regionali per mappare il
panorama legislativo e regolatorio e modelli organizzativi realizzati per rispondere alle esigenza di gestire le malattie rare

Grazie in anticipo per il contributo che ci fornirai accettando di compilare questa scheda.

IL GdL HA REDATTO D[SJE QUESTIONARI SIFO 0212015 - PROGETTO OSSERVATORIO : “(

SCHEDA ANAGRAFICA

1. Indicare NOME e COGNOME

1. SEGRETARI REGIONALI |

17 domande 2. Bl
. . . . . . . (17
evidenziare cio che le varie regioni hanno attuato per rispondere alle
. ] . 3.ISTITUZIONE DI APPARTENENZA
esigenze di gestione delle MR

18 questionari su 18: 100%'........

FARMACIA OSPEDALIERA ASL

FARMACIA IRCCS

2. SOCI FARMACIA AZIENOA OSPEDALIERA
54 domande N ——

APPROFONDIRE: 5. QUALIFICA

- modelli organizzativi aziendali

- due farmaci come traccianti (Fibrosi Polmonare e Malattia di Fadoary)rucsmareueo oeremmaro

BORSISTA

- COIIOSCGIIZB. generale M R SPECIALIZZANDO

148 questionari su 362: 40%!!!
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COSA ABBIAMO FATTO? ()

FORMAT

- Centro Nazionale Malattie Rare dellUISS

- Dirigente Regionale Regione Ospitante

- Associazioni dei pazienti

UNIAMO, Consulta Nazionale Malattie Rare, Cittadinanzattiva, AMAR

Piemonte

- Coordinatore Ospedaliero Progetto Osservatorio Malattie Rare

- Gruppi di lavoro:
Focus legislazione
Focus modelli organizzativi per Uerogazione delle prestazioni
Focus modelli di rendicontazione economica e tracciabilita
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PARTECIPANTI

Regione n° rappresentanti x regione
Abruzzo 1
Basilicata 2
Calabria 20
Campania 21
Emilia- Romagna 2
Friuli Venezia Giulia 1
Lazio 15
Liguria 9
Lombardia 2
Marche 1
Piemonte- Valle d’Aosta 19
Puglia 5
Sardegna 2
Sicilia 5
Toscana 3
Trentino Alto Adige 3
Umbria 4
Veneto 3
Totale 118
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v  RECEPIMENTO DM 279/01
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T

’Eﬂ

REGIONE PRIMA DELIBERA

Veneto 2000: DGR 741/2000, 10 mar 2000
Basilicata 2001: DGR 2601/2001, 11 dic 2001
Lombardia 2001: DGR 7328/2001, 11 dic 2001

Marche 2001: DGR 2236/2001, 25 set 2001

Sicilia 2001: Decreto Assessorile 364328, 12 nov 2001

Abruzzo- Molise

2002:

ORDINANZA N.DG-03, 30 gen 2002

Campania

2002:

DGR 2751/2002, 14 giu 2002

Friuli Venezia Giulia

2002:

DGR 3277/2002, 27 set 2002

Lazio 2002: DGR 381/2002, 28 mar 2002
Liguria 2002: DGR 1413/2002, 22 nov 2002
Calabria 2003: DGR 610/2003, 4 ago 2003
Puglia 2003: DGR 2238/2003, 23 dic 2003
Sardegna 2003: DGR 30-11/2003, 23 ago 2003

Emilia-Romagna

2004:

DGR 160/2004, 2 feb 2004

Piemonte 2004: DGR 22-11870/2004, 2 mar 2004
Toscana 2004: DGR 1017/2004, 11 ott 2004
Umbria 2004: DGR 395/2004, 7 apr 2004

Trentino Alto Adige

2007:
2007:

Delibera Provincia Autonoma di Trento 1244/2007
Delibera Provincia Autonoma di Bolzano 2439/2007
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ATTUAZIONE: REGISTRI %%

AR
0'1* X{)

Quali attivita sono svolte dal Centro di Coordinamento Regionale e/o dal Gruppo di Coordinamento regionale?
(risposta multipla)

REGIONE Altro

Abruzzo- Molise

Basilicata

Calabria

Campania

Emilia Romagna

Friuli V. G. X
Lazio

Liguria

Lombardia

Marche

Piemonte — Val d’Aosta

Puglia X
Sardegna

Sicilia

Toscana

Trentino A.A.

Umbria

Veneto X
TOT 3/18
Accordo Stato-
Regioni PPAA 2007

e

PSNMR 2013- 2016

Consulenza ai medici
del SSN

xX X

X X X X X X X X

X
12/18

Collaborazione alle attivita
formative degli operatori
sanitari e del volontariato

x

X X X X X X

13/18

Informazione a cittadinie Coordinamento dei

Associazioni Malati

xX X

X X X X X X X

presidi di rete

X X X X X X X X X X X

14/18

Scambio Centri
Regionali e
Organismi
Nazionali e
Internaziona

Registro
Regionale

X X X X X X

X X X X X X

X
X
X
X
X
X
X
X
X
X
X
X
X
X
X
X
X
X
1

8/1
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COINVOLGIMENTO ?"d:
FARMACISTA WS

Relativamente al Centro/Gruppo di Coordinamento regionale
da quali figure professionali é costituito? (risposta multipla?)

AL . rm y y Le Regioni con CENTRO
TRO: Inf . HEL di Coordinamento FARMACISTA

Inf ormatla, Bwlog 19 Abruzzo- Molise
Statisti e Medici DS Basilicata S|

Calabria

80
70 -

60 - .
Campania

50 - Emilia Romagna SI

Friuli

40 -

30 -

Liguria
Lombardia Sl

Marche

20 -

10 A
O

Piemonte- Valle d’Aosta
Puglia SI

Sardegna

Sicilia
Toscana Si
Trentino Alto Adige Sl

Umbria

Decreto 387
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\\ R/
" COINVOLGIMENTO T\

¢ N3

FARMACISTA A

50 ~
45 -

Ritieni che le tue conoscenze nel o |

campo delle Malattie Rare siano: 25

30
25 A
20 A
15 A
“buona” 10 -
10 % 211111 - | | | 10% -

SUFFICIENTE INSUFFICIENTE  DISCRETA BUONA NULLA
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ATTUAZIONE

ADOTTA
il seguente regolamento

Art. 1

Finalita ed ambito di applicazione

Il presente regolamento disciplina le modalita di esenzione dalla partecipazione al
costo delle malattie rare per le correlate prestazioni di assistenza sanitaria incluse

nei livelli essenziali di assistenza, in attuazione dell’'articolo 5 del decreto legislativo

29 aprile 1998, n. 124, e individua specifiche forme di tutela per i soggetti affetti dalle

suddette malattie.

DECRETO 18 maggio 2001, n. 279

Regolamento di istituzione della rete nazionale delle malattie rare e di esenzione
dalla partecipazione al costo delle relative prestazioni sanitarie, ai sensi
dell'articolo 5, comma 1, lettera b), del decreto legislativo 29 aprile 1998, n. 124.
(GU n. 160 del 12-7-2001- Suppl. Ordinario n.180/L)
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ATTUAZIONE

Art. 6

Modalita di erogazione delle prestazioni

1. L'assistito riconosciuto esente ha diritto alle prestazioni di assistenza sanitaria,
prescritte con le modalita previste dalla normativa vigente, incluse nei livelli
essenziali di assistenza, efficaci ed appropriate per il tfrattamento ed il monitoraggio
della malattia dalla quale & affetto e per la prevenzione degli ulteriori aggravamenti.

2. Gli assistiti esenti dalla partecipazione al costo ai sensi del presente regolamento e
ai sensi del decreto ministeriale 28 maggio 1999, n. 329, sono altresi esentati dalla
partecipazione al costo delle prestazioni necessarie per l'inclusione nelle liste di

attesa per trapianto.

3. Ferme rest

mpetenze della Commissione unic aco di cui

articolo 7 del decreto legislativo 30 giugno 1993 n.266 e successive modificazioni

le regioni, sulla base del fabbisogno della propria popolazione, predispongono

modalita di acquisizione e di distribuzione agli interessati dei farmaci specifici, anche

mediante la fornitura diretta da parte dei servizi farmaceutici pubblici.

DECRETO 18 maggio 2001, n. 279

Regolamento di istituzione della rete nazionale delle malattie rare e di esenzione
dalla partecipazione al costo delle relative prestazioni sanitarie, ai sensi
dell'articolo 5, comma 1, lettera b), del decreto legislativo 29 aprile 1998, n. 124.
(GU n. 160 del 12-7-2001- Suppl. Ordinario n.180/L)
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= RISULTATI DELLA RICOGNIZIONE

X7
ATTUAZIONE:EROGAZIONE '4
FARMACI

‘/REGIOJVI\
NON IN PIANO DI RIENTRO IN PIANO DIO RIENTRO*
O
Q
Calabria, Campania, Lazio,

Molise, Piemonte, Puglia,

P NO EROGARE
OSSONO EROG Sardegnia, Sicilia

FARMACI EXTRA-LEA

\ 4
NON POSSONO EROGARE
FARMACI EXTRA-LEA

*Ministero della Salute
al 20/10/15.
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EXTRA Fascia Solo
REGIONE LEA Risposta analitica C Off Label | Residenti
Fornitura periodica e regolare di PRESTAZIONI,
SERVIZI, MATERIALE e FARMACI, come da seduta del
Abruzzo S| Consiglio Regionale del 25 Febbraio 2014 C SI X
Esenzione per TUTTE LE PRESTAZIONI inerenti alla C
patologia correttamente codificata secondo la codifica
Basilicata Sl nazionale X
Qalabria) NO FARMACEUTICA e DIAGNOSTICA o
O DM 279/2001, Decreto del Commissario ad Acta
ampani S 43/10 C
DM 279/2001, N~
PROTOCOLLI E AUTORIZZAZIONI ad PERSONAM per
Emilia- Romagna S| farmaci e parafarmaci extra-LEA C S
Friuli Venezia Giulia S| DGR 1590 del 6 agosto 2008 - C S
lazio > S| DM 279/2001, per OFF LABEL Decreto Regionale C S|
Liguria S| DGR 1053 del 5 agosto 2011 C
Lombardia S| ESENZIONE TICKET ESENZIONE PATOLOGIE C Sl
Marche S| DGR 350 del 24 marzo 2014 C
Molise NO DM 279/2001
onte - Valle d’Aostafio DM 279/2001
Puglia NO DM 279/2001
Sardegna> NO DM 279/2001
ESENZIONE TICKET fornitura in assistenza diretta di
FARMACI DI FASCIA C e ALIMENTI PER DIETE A FINI /’\
Sicilia S| SPECIALI C SI
Toscana S| SPECIALISTICA STRUMENTALE \ﬁ X
Trentino Alto Adige Sl FARMACI FASCIA C, OFF LABEL e DISPOSITIVI MEDICI C Sl
Umbria S| DM 279/2001 C
Veneto S| DM 279/2001 C Sl

?.
o

&{l'
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BEST PRACTICE St

La rete delle farmacie ospedaliere per la
produzione di “farmaci galenici orfani”

Molti farmaci per la terapia delle malattie rare
non sono disponibili sul mercato o sono
difficilmente reperibili in quanto le case
farmaceutiche non investono nella produzione e
commercializzazione di questi medicinali, i quali,
essendo di uso molto limitato, non sono
remunerativi dal punto di vista economico. La
mancanza di un ritorno economico rappresenta
inoltre un ostacolo allo sviluppo di ricerche nel
campo delle malattie rare in generale ed in
particolare alla sperimentazione di nuovi farmaci.
Per questi motivi tali farmaci sono detti “orfani” e
sono oggetto di particolari attenzioni legislative.
Per cercare di dare una risposta alla problematica
dei farmaci orfani la Regione Piemonte, in concerto
con la Regione Valle d’Aosta, ha istituito una rete
dedicata (D.G.R. 8 marzo 2010, n 3-15343) che
prevede che le diverse farmacie ospedaliere delle
due regioni si incarichino di preparare alcuni
farmaci “orfani” sotto forma di preparati galenici e
di distribuirla ai pazienti nelle farmacie ospedaliere
dell’ASL di residenza. Questo modello
organizzativo & teso a migliorare le sinergie di
sistema e ad oftimizzare la fornitura di farmaci che
altrimenti non sarebbero disponibili per i pazienti.

La Regione Piemonte, in Piano di
rientro dal 29/7/2010, grazie alla rete
delle farmacie ospedaliere per la
produzione di «farmaci galenici orfani»
e in grado di erogare un maggior
numero di farmaci in esenzione.

Fonte «La rete interregionale per le malattie
rare del Piemonte e della Valle d’Aosta»
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RISULTATI DELLA RICOGNIZIONE R
0@“ 2,

"'g TRACCIABILITA’ COSTI g No

'
REGIONE FASCIA A FASCIA H ESTERI GALENICI TOTALE 2013 n° risposte ﬁg
Abruzzo 2.000.000 105.000 1.406 2.106.406 1 "E
Basilicata 2.200.000 930.000 6.000 42.000 350 3.178.350 2
Calabria 1.507.439 1.728.716 34.887 | 192.323 170.342 3.633.707 8
Campania 4.500.500 1
Emilia 0
Friuli 0
Lazio 2.309.597 1.611.116 2
o [ J
Liguria 231.016 1.590 2~ PO STE y es 51: 5
Lombardia %RIS 9 Sottomu./76.372 5
30 jonart 2
ueSt‘v 259 1.863.969

4 su 148 -.,52.714 | 300.000 2.000 4.879.882 5
4 3.000.000 148.490 200.000 7.000 3.656.634 3
Sardegna 1.508.821 1.625.510 2.934.331 2
Sicilia 2.350.420 1.606.094 32.202 3.790 650 405.311 3
Toscana 464.557 175.150 44.191 7.582 3.191.482 2
Trentino 0
Umbria 0
3

Veneto 1.398.045 168.221 2.994 2.000 4.266.547
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- Regione Calabria: lo scarico avviene su un centro di costo per
malattia rara;

- Regione Campania: budget dedicato per malattia rara;

- Regione Liguria: una ASL scarica prodotti con codice malattia rara
ma, non a livello regionale;

- Regione Piemonte: utilizzo di specifica tipologia del file F 03 + ICD9 e
codice esenzione patologia.

- Regione Umbnria: solo i farmaci di fascia C e i parafarmaci vengono
scaricati con indicazione di malattia rara;

- Regione Veneto: lutilizzo del Registro Regionale permette anche la
rendicontazione economica
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PDTA EDY

Sono stati approvati dei
Percorsi Diagnostici Terapeutici Assistenziali (PDTA)? I

Emilia-Romagna
Friuli Venezia Giulia
Lazio

Liguria

Lombardia
Piemonte

Toscana

Veneto e 77%

IN PROGRESS
Calabria
ENO Campania
33% Mathe
Puglia
Sicilia

44% ;

IN PROGRESS

Umbria J

Abruzzo- Molise
Basilicata
Sardegna
Trentino

IN PROGRESS

CALABRIA Il processo di definizione di PDTA per MR ¢ in fase di definizione ma non ancora ufficialmente avviato
CAMPANIA Non ancora attivo ma e stato ufficialmente avviato

MARCHE In fase di elaborazione PDTA sulla Cistite Interstiziale
PUGLIA Non ancora attivo ma é stato ufficialmente avviatd; attivato ad ottobre 2015!!!
SICILIA Non ancora attivo ma e stato ufficialmente avviato

UMBRIA Aderiranno ai PDTA del Registro consorzio
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PDTA

Sono stati approvati dei
Percorsi Diagnostici Terapeutici Assistenziali (PDTA)?

|
Emilia-Romagna
44% Sl Friuli Venezia Giulia

IN PROGRESS
= NO Lazio

33%

Liguria
Lombardia
Piemonte

Toscana

Veneto

PDTA attivi per
singole patologie
o classi di patologie

5
1

..contenuti

e copertura diversi!!
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PIANI TERAPEUTICI ()’

Sono stati codificati "‘bliﬁ‘\
Piani Terapeutici standard?

17%
Sl alcune

50% S| tutte
33% ALTRO

NO
Abruzzo- Molise

Basilicata . .
Campanis IN PROGRESS per-alcune,-specifica-quali
|
Lazio 5 O
Liguria Q S MR Neurologiche, Cistite Interstiziale, MR Dermatologiche,
Lombardia Emilia Romagna Emilia R. Oftalmologiche e Metaboliche Ereditarie.
Marche Friuli Venezia Giulia Sl alcune Trentino A.A. Malattie neurologiche, metaboliche ed ematologiche
. . Friuli Nessuna Risposta
Piemonte - Valle Trentino Alto Adige
d'Aosta Toscana
. Sl tutte
Puglia Veneto
labri }
Sardegn Calabria ALTRO Calabria  Modulo regionale di prescrizione DGR 409/2009 allegato B
Sicilia

Umbria
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CONCLUSIONI
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