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DOVE SIAMODOVE SIAMO
da un punto di vista legislativoda un punto di vista legislativo

Regione Marche - Normativa ed atti regionali Malattie rare

http://www.norme.marche.it

DGR n.2236del 25/09/2001 Individuazione del Centro regionale di riferimento per le malattie genetiche e/o rare.                          DGR n.889del 
21/05/2002 Rete regionale per la prevenzione, la sorveglianza, la diagnosi e la terapia delle malattie rare.                    
DGR n.529del 13/05/2004 Disposizioni in ordine alla costituzione del dipartimento regionale di medicina trasfusionale.                  
DGR n.1031 del 18/09/2006 Malattie rare – Revisione dell’applicazione in ambito regionale del DM 279/2001. Individuazione di altre funzioni di interesse regionale.                      
Decreto n.320/RAOdel 23/12/2006 DGR n.1031 del 18/09/2006 “Malattie rare – Revisione dell’applicazione in ambito regionale del DM 279/2001. Individuazione di altre funzioni di interesse 
regionale”. Costituzione del gruppo tecnico regionale per le malattie rare.                                                               DGR n. 643del 11/06/2007 
Assistenza integrativa a soggetti affetti da particolari condizioni morbose ad elevato impatto socio-sanitario: il caso della sensibilità chimica multipla.                                              
DGR n. 913 del 01/08/2007 Recepimento dello schema di convenzione tra l´Istituto superiore di sanità e la Regione Marche nell´ambito delle malattie rare.
DGR n.1369del 26/11/2007 DM 279/2001 - Integrazione elenco malattie rare.                             DGR n.324del 
10/03/2008 Attivazione del centro malattie neuromuscolari presso l´Azienda Ospedaliera Ospedali Riuniti di Ancona.                 
DGR n.873del 30/06/2008 Revoca DGR 529/2004-Nuove disposizioni in ordine alla costituzione del dipartimento regionale di medicina trasfusionale.                            
DGR n. 38, Piano socio-sanitario regionale 2012/2014. Sostenibilità, appropriatezza, innovazione e sviluppo”.                                                               DGR n.453del 
02/04/2012 Fondo Nazionale per le non Autosufficienze annualità 2011 - Interventi in tema di Sclerosi Laterale Amiotrofica (SLA) e assistenza domiciliare ai malati.
DGR n.1218del 01/08/2012 Recepimento e attuazione accordo Stato-Regioni del 25 maggio 2011: Accordo tra il Governo, le Regioni, le Province Autonome di Trento e Bolzano e le Autonomie 
locali concernente "Presa in carico globale delle persone con malattie neuromuscolari o analoghe dal punto di vista assistenziale"                                                            DGR n.918del 17/06/2013 
Screening neonatale allargato per malattie metaboliche ereditarie nella Regione Marche.                                         DGR 
n.1345del 30/09/13 Riordino delle reti cliniche della Regione Marche. DGR n.1557del 
18/11/2013 Presidio della rete regionale per le malattie rare con funzioni di cui al DM 279/2001: sperimentazione per la somministrazione della terapia enzimatica sostitutiva, in regime di assistenza 
domiciliare.                                                    DGR n.1735del 27/12/2013 Disposizioni relative 
alla costituzione del coordinamento regionale malattie rare: revisione della deliberazione n. 1031/06.                          Decreto n.11/RAOdel 28/02/2014 Costituzione del 
Coordinamento Regionale Malattie Rare (MR) di cui alla DGR n.1735/13 e nomina componenti.                                       Decreto n.3/RAOdel 17/02/2014 DGR 918/2013 Screening neonatale 
allargato per malattie metaboliche ereditarie nella Regione Marche capitolo di spesa 52822121 per la somma di € 60.000,00.                                                     
Decreto n.25/RAOdel 28/02/2014 Costituzione del Coordinamento Regionale Malattie Rare (MR) di cui alla DGR n.1735/13 e nomina componenti.      DGR n.350del 
24/03/2014 Fornitura gratuita dei farmaci di fascia C a soggetti affetti da malattie rare nella Regione Marche. Anno 2014       DGR n.634del 
26/05/2014 Recepimento Accordo Stato Regioni 13.3.2013, ai sensi dell'art. 4 del Decreto Legislativo 28 agosto 1997, n. 281 sulla definizione dei percorsi regionali o interregionali di assistenza per 
le persone affette da Malattie Emorragiche Congenite (MEC) - indicazioni operative                                          Decreto n.75/RAO del 04/07/2014 
Attuazione DGR n. 1045/2009 - Progetti attuativi PSN ai sensi della Legge 296/96 – Assegnazione impegno e liquidazione contributo per progetto “Malattie rare” - A.O.U. “Ospedali Riuniti” di 
Ancona - € 125.684,00. Decreto n.87/RAO del 
19/08/2014 DGR 918/2013 – Screening neonatale allargato per malattie metaboliche ereditarie nella Regione Marche capitolo di spesa 52822121 per la somma di € 60.000,00 – Liquidazione e 
pagamento.                                                      Decr.n.111/RAO del 13/11/2014 Applicazione DGR n. 350 del 
24/03/14 “Fornitura gratuita dei farmaci di fascia C a soggetti affetti da malattie rare nella Regione Marche. Anno 2014” - Assegnazione ed impegno finanziamenti regionali anno 2014 - € 65.000,00 
– Cap. 52829119.                                                 DGR n.1219del 27/10/2014 Modifica della deliberazione n. 1345 del 30/9/2013 concernente il riordino 
delle reti cliniche della Regione Marche e della deliberazione n.551 del 17/4/2013 concernente la definizione parametri per la riduzione delle strutture complesse e semplici degli enti del SSR.                                                               
DGR n.108del 23/02/2015 Convenzione tra Agenzia Regionale Sanitaria (A.R.S.) - Regione Marche - e l'Istituto di Ricovero e Cura a Carattere Scientifico IRCCS - Bambino Gesù - Ospedale 
Pediatrico.



REGISTRO REGIONALE Re.Ma.Ra. 

� Registro Regionale Informatizzato presso il 
data center della Regione

� Invio semestrale dati a ISS per alimentare 
il registro nazionale

� Obiettivi: epidemiologico, clinico,  
assistenziale, ricerca.  

DOVE SIAMO



REGISTRO REGIONALE Re.Ma.Ra. 
Distribuzione Pazienti (02/2015)

DOVE SIAMO

dati forniti dalla Dr.ssa A.Ficcadenti, Responsabile SOS M.R



1. Farmaci fascia C 

2. Domiciliazione terapie 

3. Altre prestazioni farmaceutiche

DOVE SIAMO 

da un punto di vista di Assistenza Farmaceutica 



DGR n. 261 del  09/02/2010: 
Interventi in materia di sostegno dei 
lavoratori  colpiti dalla crisi  e di altre 
situazioni di fragilità per l’accesso alle 
prestazioni sanitarie

Allegato B  “modalità attuative della
erogazione gratuita di farmaci di fascia C 
ai soggetti affetti da malattia rara”

DOVE SIAMODOVE SIAMO
IN AMBITO FARMACEUTICOIN AMBITO FARMACEUTICO

Farmaci di Fascia CFarmaci di Fascia C



� Marzo 2010: precisazioni da parte dei Servizi Farmaceutici 
(chi, cosa, come)

� Aprile 2010: adempimenti da parte dei Servizi Farmaceutici

� Assistenza Integrativa Regionale AIR 94/S04 del  
06.05.2010. Allegato C riguardante la fornitura di farmaci di 
fascia C

DGR  929 del 27/06/2011   per l’anno 2011                                                       
DGR 1628 del 07/12/2011  per l’anno 2012

DOVE SIAMODOVE SIAMO
IN AMBITO FARMACEUTICOIN AMBITO FARMACEUTICO

Farmaci di Fascia CFarmaci di Fascia C



Marzo 2014 
“ Fornitura gratuita dei farmaci di 
fascia C a soggetti affetti da 
malattia rara”

•Misura a lungo termine

•Altre tipologie di prodotti  

DOVE SIAMODOVE SIAMO
IN AMBITO FARMACEUTICOIN AMBITO FARMACEUTICO

Farmaci di Fascia CFarmaci di Fascia C



Novembre 2013
Sperimentazione per domiciliazione della terapia enzimatica sostitutiva    

Gruppo di lavoro AO-ASUR continuità H-T

DOVE SIAMODOVE SIAMO
IN AMBITO TERAPEUTICOIN AMBITO TERAPEUTICO

Domiciliazione delle TerapieDomiciliazione delle Terapie



1. Farmaci fascia C 

2. Domiciliazione terapie 

3. Altre prestazioni farmaceutiche 
(dietetici, farmaci esteri, 
parafarmaci, integratori, farmaci 
galenici)

DOVE SIAMO 

da un punto di vista di Assistenza Farmaceutica 



LETTERA DI DIMISSIONE
Il paziente viene dimesso con lettera di 
dimissione che contiene la diagnosi, la 
terapia personalizzata domiciliare, i 
controlli da effettuare, ecc.

ASSISTENZA 
FARMACEUTICA

NO

SI
DISTRIBUZIONE DIRETTA:
◦Art.8, L 405, post-dimissione
◦Art.8, L.405 post-visita specialistica
◦Farmaci PHT
◦Farmaci fascia H

Ricetta 
medica SSR

•Dietetici ed integratori alimentari
◦Farmaci fascia C
◦Farmaci fascia A a dosaggi 
modificati
◦Preparati galenici e magistrali

Modulo di 
richiesta

1. Valutazione con il medico 
prescrittore della necessitàe 
urgenza di non interrompere il 
trattamento terapeutico

NO

In caso di preparati galenici e magistrali non 
reperibile all’esterno, viene avviata la richiesta 
di autorizzazione all’ASL di appartenenza

SI

2 Valutazione della reperibilità 
sul mercato esterno: i farmaci ed i 
dietetici sono reperibili?

SI

NO

L’U.O. che dimette, mette a disposizione la terapia per 2-3 gg e 
segnala l’urgenza al Servizio Farmaceutico Territoriale di 
appartenenza del paziente.
Contestualmente l’U.O. di Farmacia richiede autorizzazione a 
fornire per conto dell’ASL di appartenenza

3Il paziente è esente per, disposizioni 
regionali, o possiede già autorizzazione 
dell’ASL di appartenenza

SI

DISTRIBUZIONE a cura dell’U.O. di Farmacia 
Ospedaliera dei farmaci e dietetici di pronta 
disponibilità e predisposizione per l’allestimento dei 
preparati galenici e magistrali personalizzati

Mod. rich 
autorizzazion
e

Messa a disposizione della terapia a cura del 
reparto per 2-3 giorni . Il paziente poi provvede a 
procurarsi la  terapia necessaria.

NO

Modulo   e  ric. 
medica  SSR

Modulo rich 
autorizzazione

Prosecuzione della distribuzione a cura della 
Farmacia Ospedaliera e gestione del file F o della 
Mobilità per il recupero dei costi.

L’ASL autorizza ?
NO

SI Distribusce 
autonomamente



PERCORSO DI ASSISTENZA FARMACEUTICA:  
continuità H-T 

Percorso
• Produce strumenti  non altrimenti reperibili
• Dovrebbe garantire qualità, riproducibilità,
compliance,  resta tuttavia un problema sia
organizzativo che economico. 
• Farmacista a garanzia continuità H-T. 
• Farmacista (ospedaliero, territoriale, al 

pubblico) a garanzia di uniformità di 
comportamenti

Professionisti coinvolti
• Medico ospedaliero prescrittore,
• MMG o PLS. 
• Medico del distretto sanitario 
• Farmacista ospedaliero
• Farmacista territoriale
• Farmacista al pubblico



POSSIAMO FARE DI MEGLIOPOSSIAMO FARE DI MEGLIO

•MONITORAGGIO  non 
solo per un aspetto economico ma di vigilanza 

•INFORMATIZZAZIONE
per unificare i processi di certificazione e accesso ai 
benefici

•PROGRAMMAZIONE a 
garanzia di equità di accesso  (istituzione di un fondo 
ad hoc, codifica di un repertorio galenico, PDTA su 
specifiche patologie) 

•ORGANIZZAZIONE scambio 
di informazioni,   consulenza, collaborazione ad 
attività formative



POSSIAMO FARE DI MEGLIOPOSSIAMO FARE DI MEGLIO

La GalenicaLa Galenica



Dosaggi personalizzati di galenici   SOS 

Farmacia Galenica A.O.Riuniti Ancona

• Malattie metaboliche con 
presentazione neurologica     

• Deficit di PNPO sono stati 
riportati in letteratura 16 
pazienti di otto diverse 
famiglie

Ruiz A, Garcia-Villoria J, Ormazabal A, et al. A new 
fatal case of pyridox(am)ine 5’-phosphate oxidase 
(PNPO) deficiency. Mol Genet Metab. 2008;93:216-8.

Cerrone R., et al. Aggiornamento sulle malattie 
metaboliche ereditarie.Prospettive in pediatria 
vol.42;168:195-201.



POSSIAMO FARE DI MEGLIOPOSSIAMO FARE DI MEGLIO

La GalenicaLa Galenica

Preparato galenico
Acido levofolinico 1,5 mg cps
Acido levofolinico 2,5 mg cps
Acido levofolinico cps 0,5-1,5 mg
Albumina 20% fiale 5 ml
Amlodipina 1,25 mg cps
Asa (15mg) cps
Atenololo cps 30 mg 
Clindamicina sospensione 75 mg/ml
Cloralio idrato 4% 
idrocortisone cps 5-8-9-10 mg
Idrocortisone cps 2,5 mg
Idrocortisone cps 3,5 mg
Idrossiclorochina cps 20 mg
Miglustat cps 30 mg
Omeprazolo 2 mg/ml sosp
Potassio aspartato 3 mEq/ml sol os
Potassio cloruro 3 mEq/ml sol.os
Riboflavina cps 50 mg
Sciroppo di potassio 1 mEq/ml
Sodio dicloroacetato 50 mg
Soluzione di Shohl
Spironolattone cps 3-3,5-6 mg

Malattia Rara
Aciduria metilmalonica
Aciduria metilmalonica con 
omocistinuria
Cromosomopatia
Deficit parziale di piruvico-carbossilasi
GM1
Immunodeficienza
Polimorfismo SCAD
S. malformativa, ins. Surrenalica
SAG
Sindrome di Charge
Sindrome di Cornelia de Lange
Sindrome di George
Sindrome di Kleefstra
Sindrome malformativa
Sindrome nefrosica congenita



Per ogni preparato 3 schede:
MEDICO
PAZIENTE
FARMACISTA

Formulazioni,  indicazione su reperimento 
materie prime, metodiche, tecniche di 
allestimento, modalità di conservazione   

FORMULARIO  GALENICO DEDICATO 

POSSIAMO FARE DI MEGLIOPOSSIAMO FARE DI MEGLIO

La GalenicaLa Galenica


