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Normativa nazionale

Il DM 18 maggio 2001, n. 279
«Regolamento per le malattie rare™

prevede |'erogazione a ftitolo gratuito di tutte le
prestazioni appropriate ed efficaci per |l
trattamento, monitoraggio della malattia rara e
affida ai Centri di riferimento la definizione di
appositi “protocolli” per la diagnosi e la terapia
da realizzare in collaborazione con i Presidi della
rete delle malattie rare



RAREDISEASEDAY.ORG

do di «Area vastan (Regione del Veneto,
Incia BZ) per individuazione di percorsi
sistenziali e terapeutici comuni

|:
rovazione di “proiocolli"\ /

>finiti dai Tavoli tecnici -

N, K Adozione sistema informo
nici € farmaceutici che

i dicinali prescrizione - erogazion:
“ludono medicinali non monitoraggio “Pianc

edibili e frattamenti vari Terapeutico Personalizzc
SloNer Hare-come PTP
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"Malattie rare ! e he ad T :
Del. G. P. n. 1714 del 10.07.2009

MALATTIA RARA

| Sindrome di Steele-Richardson-Olszewski

Per il @ in: Cerokde-lipofuscinosi,
Distonia di torsione idiopatica, Gangliosidos), Leucodistrofie, Scleros! laterale
amiatrefica, Scierosi laterale mmaru Epilessia miockonica prograssiva,

rﬁ-u wmmmﬂ in: Ceroido-Tipoluscingsi, Epllessia
Malattia di Alpers, Miotkno essentisle

Atasgia da deficit di it E (AVED)
Epilessia Mioclonica Progressiva

Acidos! Iattiche primvtive, Matattia & Leigh, Sindrome di Keams-Sayre, Hipee tadase

MERFF, MELAS, 2
Acidasi lattiche primitive, Malattia di Leigh, Sindrome di Kearms-Sayre, Lo
MERFF, MELAS. )

Sindrome di Eaton-Lambert

Cergige-lipefuscinosi, Sindrome di Steele-Richardson-Olszewski
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Sindrome di Lenngx-Gastaut

Terapla del crami| Intutme le malatie
neurologiche del DM 279/2001. Esermpi: SLA, sclerosi iaterale primaria

Terapia sintomatica della spasticita in tutte ls malattie neurslogiche del
DM 275/2001. Esermpi: SLA, sclerosi laterale primaria

Terapia sintomatica della scialorrea in tutte le malatte neursicg iche cel
DM 278/2001. Esempi: SLA, sclerosi laterale primana

Terapla sintomatica dalle sacrezionl bronchiali in tutte e malattie
neurclogiche del DM 379/2001. Esempi: SLA, selerasi latersis primara

rm'mﬂ-nndl soffocamente notturne in Lutte e
malattie neurclegiche del DM 279/2001. Essmpi: SLA, scheros (aterake
p!marh

™ per i soggett! in terapa con pr ooy walutare of mtegrane 13 terapis con oD,
wit, n-mm{memmummmnmmm
|2pposizione nota AlFA e con apposizions esenzione + FTP)




Quali frattamenti per il malato raro w

RAREDISEASEDAY.ORG

| malati rari appartenenti ai gruppi di malattie per i
quali e definito in area vasta ed approvato in PAT un
“protocollo” di trattamento (malattie neurologiche,
metaboliche, ematologiche, dermatologiche
oculistiche, cistite interstiziale)

Prestazione

N -

Farmaci/Trattamenti non concedibili
inclusi nei protocolli (classe C, off
PHT, H, compresi farmaci label, e;ﬁeri, .gcler.]i.ci.+ olimgnfi
“orfani) speciali, dISpOSITIVI.medICI,
\ J parafarmaci)
+ frattamenti ad personam previa
\autorizzazione di un Gruppo tecnico /

Farmaci concedibili in reglme
Servizio sanitario nazionale (A,




Quali frattamenti per il malato raro %’

RAREDISEASEDAY.ORG

| malati rari appartenenti ai gruppi di malattie ancora
privi di “protocollo” in PAT hanno accesso dai
frattamenti previsti per la generalita degli assistifi

N

-
Farmaci concedibili in reglme Prestazione aggiuntiva 21 _/Jlﬁﬂq
Servizio sanitario nazionale (A, Fornitura di medicinali non "
PHT, H, compresi farmaci concedibili dal SSN ad assistiti affetfi
“orfani) da gravi patologie senza alternative
9 - terapeutiche previa autorizzazione di
\_ un Gruppo tecnico -/
a : L )

Prestazione aggiuntiva 18
Fornitura di prodotti di medicazione e
dispositivi medici per la cura e
riabilitazione a domicilio di soggetti
affetti da gravi patologie

- /




ti per il malato raro

aci orfani = privi di sponsor (industria farmaceutica

' ‘ eresse nell'investire in ricerca e sviluppo; piu corretto

destinati a malattie orfane”™

egolamento europeo(n.141/2000)prevede incentivi (prezz
levato, brevetto lungo, semplificazioni burocratiche per
Immissione in commercio)

)al 2000 al 2015 (1160 molecole potenzialmente impiegalbili
> malattie orfane) meno di 100 sono disponibili come farmc

oggi la PAT assicura i farmaci i farmaci orfani senza
azioni di budget (es. nusinersen per la SMA €
000/paziente/anno)
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“’sr  REGIONE Provincia Autonoma di Trento
@ Azienda Provinciale per i Servizi Sanitari di Trento
U.0 Neurologia

Piano Terapeutico Personalizzato (PTP)n.”

(valido dal 28/01/2019 al 28/01/2020)

de! winnar |
c y
con esenzione per malattia rara RF0100 (ex DM 279/01)

Trattamento Posologia

CLONAZEPAM - RIVOTRIL*OS GTT 10ML 5+8
2,5MG/ML
RILUZOLO - RILUTEK'S6CPR RIV 50MG  1cpx 2

NICETILE*30CPR 500MG 2cpx3

Scopolamina cerotto  1x2

Note
Farmaco in fascia A erogabile gratuitamente

Farmaco in fascia A del Prontuario della
distribuzione diretta erogabile gratuitamente

Trattamentofi con richiesta di autorizzazione
all'erogazione in esenzione dalla
partecipazione al costo da parte dell'Azienda
di residenza.

Trattamento extra Lea da
fornire gratuitamente

Classe A
Classe A - PHT

Classe C extra Pr
da autorizzare da
Tecnico

Classe C Protc
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) Registro Malattie Rare [mal

Registro Malattie Rare

Malattie Rarel
Ll
Oarca Richiesta trattamenti extra-LEA

Prascrizion|

Cercn
Dispensaziont
Ricerce ) 3 %
Autorizzazioni Da parte di: Or 580 A favore di:
del Centro: U.O Neurclogla - Ospadale

Cambio S.Chiara
Password del UL$
M | PTP .

oty valido dal: 28/01/2010 al: 28/01/2020

affetto da 1 SCLEROS! LATERALE
AMIOTROFICA

orr- Non-
Posologia Labal Sowt Galen.

LEVOACETILCARNITINA CLORIDRATO « NICETILE*30CPR S500MA cpx 3 L =] -

Tipologia del

prodotto; Trattamento in Tascis C

zclerosl laterale amiotrofica ad exordio spinale

Specificits della
condiziona dael
paziente:

concesaione in esenzione dalla partecipazione al coato.

Definizione della
Richiesta:

(Amyotroph Lateral Scoler Frontotemporal Degener, 2013 Seprl4(5-

6) 1397-405, Randomized cdouble-blind placebo-gontrolled trial of
Bibliografiai acetyl-L-carnitine for ALS.Beghi El1l, Pupillo E, Bonivo V, Buzzi P,

Caponnetto C, Chid A, Corbo M, Giannini F, Inghilleri M, Bella VL,

Logroscino G, Loruaso L, Lunecta C, Mazzini L, Messina P, Mora G,

1812
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Erogazione diretta
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