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Malattie Rare. In Parlamento La Legge Che Detta Precise
Garanzie Per L'assistenza

By Ufficio Stampa Lastupdated Mag 24, 2021
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Potenziato il fondo nazionale gestito da Aifa con un aumento del contributo delle aziende

@ 39

farmaceutiche.

Dopo oltre due anni di lavori in Commissione Affari Sociali, approda oggi nell’aula della Cameraiil
testo unificato approvato la scorsa settimana. |l provvedimento detta disposizioni dirette a
garantire la cura delle malattie rare ed il sostegno alla ricerca ed alla produzione dei farmaci
orfani finalizzati alla terapia di queste patologie. Nel testo si disciplinano diversi aspetti, dalla
ricerca all'importazione di farmaci dall’estero fino al sostegno del lavoro di cura ed assistenza per
le persone affette da queste patologie. IL TESTO

24 MAG - (QS) -

Sociali, sharca oggi in aula alla Cameraiil testo unificato che detta disposizioni dirette a garantire

Dopo un lunghissimo esame, avviato il 7 marzo 2019 in Commissione Affari

la cura delle malattie rare ed il sostegno alla ricerca ed alla produzione dei farmaci orfani

finalizzati alla terapia delle medesime malattie.
Il provvedimento si compone di 16 articoli.

L'articolo 1 enuncia la finalita del provvedimento identificandola nella tutela del diritto alla salute
delle persone affette da malattie rare mediante misure dirette a garantire:

- l'uniformita della erogazione sul territorio nazionale delle prestazioni e dei medicinali, inclusi
quelli orfani;

- il coordinamento, I'aggiornamento periodico dei livelli di assistenza e dell’elenco delle malattie
rare;

- il coordinamento, il riordino ed il potenziamento della rete nazionale per le malattie rare
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istituita con il regolamento di cui al decreto del Ministro della sanita 18 maggio 2001, n. 279
comprensiva dei centri che fanno parte delle Reti di riferimento europee (ERN), per la
prevenzione, la sorveglianza, la diagnosi e la terapia delle malattie rare;

AFORe
LETTER

ISCRIVITI PER RICEVERE NEWS

- il sostegno allaricerca.

L'articolo 2 qualifica come rare le malattie, incluse quelle di origine genetica, che presentano una

bassa prevalenza.

L'articolo 3 contiene la definizione di farmaco orfano in conformita ai criteri stabiliti dall’articolo 3
del sopracitato regolamento CE n. 141/2000 del Parlamento europeo e del Consiglio del 16
dicembre 1999, stabilendo che un farmaco ¢ definito orfano se:

- édestinato alla diagnosi, alla profilassi od alla terapia di un’affezione che comporta una & NO A UN REGIONALISMO CHE D

ITALIA

NON ABBANDONARCI

orfano; VOGLIAMO UNA SANITA UGUALE PER TUTTI
La Salute  un Diritto di Tutti. #SialSSN

- édestinato alla diagnosi, alla profilassi o alla terapia di un’affezione che comporta una minaccia &

minaccia per la vita o la debilitazione cronica e che colpisce non pitl di cinque individui su diecimila

nel momento in cui viene presentata la domanda di assegnazione della qualifica di farmaco

per lavita, di un’affezione seriamente debilitante, o di un’affezione grave e cronica, ed & poco
probabile che, in mancanza di incentivi, la commercializzazione di tale farmaco sia cosi redditizia
da giustificare I'investimento necessario;

- non esistono metodi soddisfacenti di diagnosi, profilassi o di terapia delle affezioni descritte
autorizzati; Associati
- pur sussistendo metodi autorizzati si pud dimostrare che il farmaco ha effetti benefici

significativi per le persone colpite dalle affezioni descritte.

L'articolo 4 rimette ai centri di riferimento di cui al D.M. 279 del 2001, la definizione del piano Eumhosmta] =5

diagnostico terapeutico assistenziale personalizzato che comprende i trattamenti ed i
monitoraggi di cui necessita una persona affetta da malattia rara, garantendo anche un percorso
strutturato nella transizione dall’eta pediatrica all’eta adulta.

L'articolo 5 detta disposizioni per assicurare I'assistenza farmaceutica e 'immediata disponibilita o
dei farmaci orfani. | farmaci di fascia A od H prescritti ai pazienti affetti da una malattia rara é%,& facdohospitetios
vengono erogati dalle farmacie dei presidi sanitari, dalle aziende sanitarie territoriali di .{“5

appartenenza del paziente - anche nel caso di diagnosi della malattia rara in una regione diversa
da quella di residenza -, dalle farmacie pubbliche e private convenzionate con il Servizio sanitario
nazionale. In tale ultimo caso viene richiamato il rispetto degli accordi regionali. Viene poi
stabilito che per le prescrizioni relative ad una malattia rara il numero di pezzi prescrivibili per
ricetta puo essere superiore a tre qualora previsto dal piano terapeutico assistenziale.

| tecnomedica 1 |

MIBICHL FY5TINE & MAELS

| farmaci di cui all’articolo in esame sono comunque resi disponibili dalle regioni anche nelle more
dei periodici aggiornamenti per il loro inserimento nei prontuari terapeutici ospedalieri o in altri
elenchi analoghi predisposti dalle competenti autorita regionali o locali. le regioni e le province
autonome di Trento e di Bolzano sono tenute ad aggiornare, con periodicita’ almeno semestrale, i
prontuari terapeutici ospedalieri e ogni altro strumento analogo regionale, elaborato allo scopo di . . .
razionalizzare I'impiego dei farmaci da parte di strutture pubbliche, di consolidare prassi Slmpatlzzantl
assistenziali e di guidare i clinici in percorsi diagnostico-terapeutici specifici, nonché a

trasmetterne copia all’Aifa.

AEDICOY

Viene consentita I'importazione di farmaci in commercio in altri Paesi anche per usi non
autorizzati nei Paesi di provenienza, purché compresi nei Piani diagnostici terapeutici
assistenziali. Per I'applicazione di tale disposizione tuttavia il farmaco deve essere richiesto da
una struttura ospedaliera, anche se utilizzato per assistenze domiciliari ed € posto a carico del

Servizio sanitario nazionale.

SPIDER-FIVE-113223711

L’articolo 6 prevede e disciplina l'istituzione, nello stato di previsione del Ministero del lavoro e
delle politiche sociali, del Fondo di solidarieta per le persone affette da malattie rare, con una
dotazione iniziale pari ad un milione di euro annui a decorrere dall’anno 2022, destinato al
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finanziamento delle misure per il sostegno del lavoro di cura ed assistenza delle persone affette
da tale patologia, con una percentuale di invalidita pari al 100 per cento, con connotazione di

gravita e che necessitano di assistenza continua. SEZ|O”E DUCUmEﬂTHLE

SANITA" REGIONE PUGLIA
DETERMINAZIONI - LEGE! - DELIBERE

Il regolamento di attuazione dell’articolo 6 viene adottato, entro tre mesi dall’entrata in vigore

dellalegge, con decreto del Ministro del lavoro e delle politiche sociali, di concerto con il Ministro

della salute e con il Ministro dell’economia e delle finanze, previa intesa in sede di Conferenza
permanente per i rapporti tra lo Stato, le Regioni, le province autonome di Trento e Bolzano,
sentito I'Istituto nazionale della previdenza sociale. Mediante tale regolamento, al fine di
introdurre interventi volti a favorire I'inserimento e la permanenza delle persone affette da
malattie rare nei diversi ambienti di vita e di lavoro, sono disciplinate, nei limiti della dotazione
del Fondo, le misure dirette a: "F[IHP

- riconoscere benefici e contributi ai familiari ed a coloro che si prendono cura delle persone C H m p H G n H
affette a malattie rare; P
- garantire il diritto all'educazione ed alla formazione delle persone affette da malattie rare nelle ‘ ‘ ‘ { 7

scuole, assicurando che il piano terapeutico sia svolto anche in ambiente scolastico coniil R|VULTF] HGU |mPREﬂD|TUR|
supporto necessario a tal fine; DEL SERVIZIO SANITARIO REGIONALE
- favorire I'inserimento lavorativo e la possibilita di mantenere una condizione lavorativa |
autonoma della persona affetta da malattia rara.

L’articolo 7 definisce le funzioni del Centro nazionale per le malattie rare, con sede presso
I'lstituto superiore di sanita, prevedendo che esso svolga attivita di ricerca, consulenza e
documentazione sulle malattie rare e i farmaci orfanifinalizzata alla prevenzione, trattamento e
sorveglianza delle stesse. Il Centro € la sede del Registro nazionale delle malattie rare e T e
promuove attivita operative finalizzate al suo mantenimento e sviluppo. AFORE -!"" V|V|LﬂSﬂﬂ|Tﬂ /| ﬁmﬂ
L'articolo 8 prevede l'istituzione presso il Ministero della salute del Comitato nazionale per le

malattie rare. Il decreto disciplina le modalita di funzionamento del Comitato prevedendo, in

particolare, che le riunioni dello stesso si svolgano preferibilmente mediante videoconferenza. Il

Comitato, la cui composizione assicura la rappresentanza di tutti i soggetti portatori di interessi UFFICIO STAMPA

del settore (trai quali rappresentanti dei Ministeri della salute, dell’Universita e della ricerca, del
lavoro e delle politiche sociali, della Conferenza delle regioni, dell’Aifa, dell’'lss dell’Agenas,
dell'Inps), svolge funzioni di indirizzo e coordinamento definendo le linee strategiche delle NEW;
politiche nazionali e regionali in materia di malattie rare. | componenti del Comitato non : - = _
percepiscono alcuna indennita, gettone di presenza, compensi, rimborsi di spese od od Speriamo in un carico.di
emolumenti comunque denominati. Le attivita di supporto tecnico sono svolte dalle strutture al pitrpresto
ministeriali competenti nell’lambito delle risorse umane, finanziarie e strumentali disponibili a

UFFICIO STAMPA "¢~ Mag 24,2021
legislazione vigente senza nuovi o maggiori oneri per la finanza pubblica.

L’articolo 9 prevede che ogni tre anni venga approvato il Piano nazionale per le malattie rare che Decaduto disegno legge

per istituzione medicina

definisce gli obiettivi e gli interventi pertinenti in tale ambito. In sede di prima attuazione del y
alecce

provvedimento in esame il Piano € adottato entro tre mesi dall’entrata in vigore della legge.

L'articolo 10 prevede che le regioni assicurano, attraverso i Centri regionali e interregionali di .
Anelli (Fnomceo):

“Fermiamo la pandemia
silenziosa:
programmiamo la...

coordinamento, il flusso informativo delle reti per le malattie rare al Centro nazionale per le
malattie rare di cui all’articolo 7 al fine di produrre nuove conoscenze sulle malattie rare,

monitorare I'attivita e 'uso delle risorse nonché per valutare la qualita complessiva della presain
carico dei pazienti e attuare un monitoraggio epidemiologico, anche al fine di orientare e

supportare la programmazione nazionale in tema di malattie rare e le azioni di controllo e di Da luglio cig gratuita per

le imprese che non
licenziano

verifica. Anche in tal caso € inserita la clausola di invarianza degli oneri finanziari.

L'articolo 11 dispone che a decorrere dal 2022 il fondo nazionale per I'impiego, a carico del Ssn, di
farmaci orfani per malattie rare e di farmaci che rappresentano una speranzadi cura, in attesa o | 10f4433
della commercializzazione, per particolari e gravi patologie, di cui all’articolo 48, comma 19,

lettera a) del D.L. n. 269/2003 (Disposizioni urgenti per favorire lo sviluppo e per la correzione

dell’andamento dei conti pubblici), convertito, con modificazioni, dalla legge n. 326/2003, venga

integrato con un ulteriore versamento pari al 2 per cento delle spese autocertificate entro il 30
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aprile di ogni anno da parte delle aziende farmaceutiche sull’lammontare complessivo della spesa
sostenuta nell’anno precedente per le attivita di promozione rivolte al personale sanitario.
Ricordiamo che attualmente tale fondo € istituito presso Aifa e finaziato con il 2,5% delle
suddette spese, con questa legge, quindi, il contributo delel aziende sale al 4,5%.

Il Fondo per la parte di cui al comma 1 € destinato alle seguenti attivita:

- studi preclinici e clinici promossi nel settore delle malattie rare;

- studi osservazionali e registri di uso compassionevole di farmaci non ancora commercializzati in
Italia.

L'articolo 12 concede, a decorrere dal 2022, un contributo, sotto forma di credito d'imposta, nel
rispetto della normativa europea sugli aiuti di Stato, pari al 65 per cento delle spese sostenute
per I'avvio e per la realizzazione di progetti di ricerca, fino all'importo massimo annuale di euro
200.000 per ciascun beneficiario, nel limite di spesa complessivo di 10 milioni di euro annui.
L’agevolazione opera in favore dei soggetti pubblici o privati che svolgono tali attivita di ricerca,
ovvero dei soggetti che finanziano progetti di ricerca sulle malattie rare o sui farmaci orfani svolti
daentidiricerca pubblici o privati.

| beneficiari, per godere dell’agevolazione, sono tenuti a inviare entro il 31 marzo di ogni anno il
protocollo relativo alla ricerca sulle malattie rare al Ministero della salute. Si demanda al
Ministro della salute, di concerto con il Ministro dell’'universita e della ricerca e con il Ministro
dell’economia e delle finanze, il compito di individuare, entro sei mesi dalla data di entrata in
vigore della normativa in commento, i criteri e le modalita di attuazione delle agevolazioniin
esame, anche al fine di assicurare 'osservanza dei limiti di spesa annui.

Si prevede e disciplina poi I'accesso, a decorrere dall’anno 2022, da parte delle imprese
farmaceutiche e biotecnologiche che intendono svolgere studi finalizzati alla scoperta o alla
registrazione o alla produzione di farmaci orfani o di altri trattamenti altamente innovativi, agli
interventi di sostegno previsti dal decreto del Ministro dell’istruzione, dell’'universita e della
ricerca del 26 luglio 2016 n. 593 (Disposizioni per la concessione delle agevolazioni finanziarie).
L’'attuazione di tale previsione viene poi rimessa ad un decreto del Ministro dell’Universita e della
ricerca, da emanare entro sei mesi dalla data di entrata in vigore della legge, nell'ambito delle
risorse disponibili a legislazione vigente.

L’articolo 13 prevede che il Ministero della salute, il Ministero dell’'Universita e dellaricercae le
regioni e le province autonome di Trento e Bolzano, promuovano il tema delle malattie rare
nell’ambito della ricerca indipendente . Viene poi stabilito che le amministrazioni interessate
provvedano all’attuazione del presente articolo nell’ambito delle risorse umane, strumentali e
finanziarie disponibili a legislazione vigente e, comunque, senza nuovi o maggiori oneri a carico
della finanza pubblica.

L’articolo 14 concerne le attivita informazione sulle malattie rare. Esso prevede che il Ministero
della salute, nell’'ambito delle attivita informative e comunicative previste a legislazione vigente,
promuova azioni utili per dare un’informazione tempestiva e corretta ai pazienti e ai loro familiari
e sensibilizzare I'opinione pubblica sulle malattie rare.

L'articolo 15 detta le disposizioni finanziarie.

L'articolo 16, infine, reca la clausola di salvaguardia per le regioni a statuto speciale e le province
autonome di Trento e Bolzano.
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