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In questa presentazione  
 

Cenni normativa  nazionale 

 e provinciale 

 

I farmaci orfani 

Le prestazioni  

aggiuntive 21bis, 21,18 

 

 Protocolli  

Sistema informatico  

di prescrizione - PTP 

 

Quali  trattamenti  

per il malato raro  

Percorso di accesso 

Prescrizione/erogazione  

 



Normativa nazionale  

 

Il DM 18 maggio 2001, n. 279 

«Regolamento per le malattie rare” 
 

prevede l’erogazione a titolo gratuito di tutte le 

prestazioni appropriate ed efficaci  per il 

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 



Normativa PAT  

 

 

 

 

Approvazione  di “protocolli”  

definiti dai  Tavoli tecnici – 

clinici e farmaceutici  che 

includono medicinali non 
concedibili e trattamenti vari 

da assicurare come 
  LEA  “aggiuntivi” 

Adozione sistema informatico 

prescrizione - erogazione e 

monitoraggio  “Piano 
Terapeutico Personalizzato” - 

PTP 

Accordo di «Area vasta» (Regione del Veneto, 

Provincia BZ) per individuazione di percorsi 

assistenziali e terapeutici comuni 

 



Protocolli                                           PTP   

consente la medesima visione 

del percorso di accesso al 

farmaco ed una maggior 

efficacia nell’assicurare la 

prestazione 

   
 

 uniformità dei 

trattamenti   
 



I malati rari appartenenti ai gruppi di malattie per i 

quali è definito in area vasta ed approvato in PAT un 
“protocollo” di trattamento (malattie neurologiche, 

metaboliche, ematologiche, dermatologiche 

oculistiche, cistite interstiziale)  

 

Farmaci concedibili in regime 

Servizio sanitario nazionale (A, 

PHT, H, compresi farmaci 

“orfani) 
 

 Farmaci/Trattamenti non concedibili 

inclusi nei protocolli (classe C, off 

label, esteri, galenici + alimenti 

speciali,  dispositivi medici, 

parafarmaci) 
+ trattamenti ad personam previa 

autorizzazione di un Gruppo tecnico 

Quali trattamenti per il malato raro 
    

Prestazione  

21 bis 



I malati rari appartenenti ai gruppi di malattie ancora 

privi di “protocollo” in PAT hanno accesso ai 

trattamenti previsti per la generalità degli assistiti 

 

Prestazione aggiuntiva 21 
Fornitura di medicinali  non 

concedibili dal SSN ad assistiti  affetti 

da gravi patologie senza alternative 

terapeutiche previa autorizzazione di 

un Gruppo tecnico  

Quali trattamenti per il malato raro 
    

Prestazione aggiuntiva 18 
Fornitura di prodotti di medicazione e 

dispositivi medici per la cura e 

riabilitazione a domicilio di soggetti  

affetti da gravi patologie  

  
 

Farmaci concedibili in regime 

Servizio sanitario nazionale (A, 

PHT, H, compresi farmaci 

“orfani) 
 



• Farmaci orfani = privi di sponsor (industria farmaceutica meno 

interesse nell’investire in ricerca e sviluppo; più corretto 
“destinati a malattie orfane”  

• Regolamento europeo(n.141/2000)prevede incentivi (prezzo 

elevato, brevetto lungo, semplificazioni burocratiche per 

l’immissione in commercio) 

• Dal 2000 al 2015 (1160 molecole potenzialmente impiegabili per 

le malattie orfane) meno di 100 sono disponibili come farmaci  

• Ad oggi la PAT assicura i farmaci i farmaci orfani senza 
limitazioni di budget (es. nusinersen per la SMA € 

150.000/paziente/anno) 

 

 

Quali trattamenti per il malato raro 
I farmaci orfani  



Prescrizione informatizzata 
Registro malattie rare 

Centri di riferimento di 

area vasta  



Classe A 

Classe A - PHT 

Classe C extra Protocollo 

da autorizzare da Gruppo 

Tecnico 

Classe C Protocollo 
Scopolamina cerotto      1x2  

Prescrizione informatizzata 
Piano Terapeutico personalizzato- PTP 

Trattamento extra Lea da 

fornire gratuitamente  



Prescrizione informatizzata   
Autorizzazione extra protocollo 

 



Istruzioni medico 

Informativa ai prescrittori 
Farmaci e trattamenti  extra protocollo 



 Canali erogativi 

 

Erogazione diretta 



Prescrizione terapia farmacologica 
Farmaci SSN 

  
Mario Rossi 

Riluzolo 2 confezioni 

RF0100 

MRIRSS68E42612Y 



 Prescrizione terapia farmacologica 

 Farmaci  SSP “protocollo” 

Mario Rossi 

Transcoop cerotti 2 confezioni 

RF0100 PTP 85427  

MRIRSS68E42612Y 



Prescrizione terapia farmacologica 
Farmaci SSP autorizzati GT 

  
Mario Rossi 

Nicetile cp 2 confezioni 

RF0100 PTP 85427  

MRIRSS68E42612Y 



Accessibilità alle terapie in PAT 
punti di forza e criticità   

Percorsi complessi 

Malattie rare senza 

protocollo 

 

Erogazione  
trattamenti  

diffusa sul territorio  

Sistema di  

prescrizione 

 “rigido” 

Case management 
(rete) 
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