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REGIONE AUTONOMA DELLA SARDEGNA
ASSESSORATO DELLUIGIENE E SANITA & DELL'ASSISTENZA SOCIALE

Direzione Generale della Sanita
Servizio Assistenza Distretiuale, Ospedaiiera, Farmaceutica ¢ Osservatonio Epidemiologico Regionale

Regiong Autonoma della Sardegna

Direzione Generals defla Sania’ A1l Direttort Generali delle Aziende Sanitane Local

Prol Uscita del 14/27/2008 della Regione

nr 0015449

Classilica XV 8 7 Al Diretton Generall deltAzenda Ospedaliera Brotzu
e delle Aziende Ospedaiiero Unwversitane di Cagharn

T o o Sawsar

Ar Rappresentant: Regionali det Sindacat ¢el Medici
Dipendent

At Rappresentant Regionali der Sindacat det Medicl
di Medicina Generale e del Padiatr di Libera Scella

Al Tribunale per 1 dinthi del Malato

LORO SED!

Oggetto  Adempiment in capo ai Ceniri di Riferimente Regionall per Patelogia {CRP) e ar Centn
Assistenziall (CA) delle Rete Regionale delle malatlie rare in materia d'esenzione daiia partecipazione a2

costo delle prestaziont e assistenza farmaceutica, in attuazione defia DGR n” 26/15 del 6 § 2008

La Deliberazione della Giunta Regionale n° 26/15 del 6/5/2008, ha ridefiruto fa rete regionale delle malatie
rare In coerenza con ia normativa nazionale sulfa materia e con gl obiettivi def Piane Reglonale der Serviz:
Sanitar: 2006-2008, finalizzat a polenziare a nsposta assistenziale ed a mugliorare la qualla della vita delle

parsone affette da patologie rare

In particolare con la citata DGR, adottata a conclusione di unintensa athivita di studio € di ncognizione
dell'esistente, con il supporto del Comitato Tecrico Scientdfico appositamente ssttuito con Decreto
Assessoniale n 15 del 17 lugho 2006, e stala norganizzata la Rele Regonale delle malatie rare
caratternizzata da tre tpologe di Centri Regionall denominatl Centn di Riferimento per Patologia (CRP),

Centri Assistenziall (CA) e Centrs Correiall (CR), & quah sono state riconosciute specifiche competenze di

seguito ndicate
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1) Centn di Riferimento Regionale per Patologia (CRP), con funzioni di

- presa in carico del paziente e nlascio certificati d’esenzione,

- alimentazione del registro ,

- definizione e promozione di protocolli clinici e diagnostict condivisi,

- prevenzione e sorveglianza,

- promozione dell'nformazione al cittadino,

- attivita di supporto e formazione degl operatori sanitart,

- collaborazione con Associazioni di pazienti di volontariato,
2) Centni Assistenziali (CA), con funzioni di

- presa In carico del paziente e rilascio certificati d’esenzione,

- almentazione del registro,

- promozione dell'informazione al cittadino,

- attvita di supporto e formazione degli operatori sanitari (territorio) in collaborazione con il centro

regionale di riferimento per patologia,

- adozione dei protocolli clinict e diagnostici conduvist,

- collaborazione con serviz territorial € medici di medicina generale e pediatri di libera scelta
3) Centn Correlati (CC), con funzioni di

- ausllio diagnostico specialistico,

diagnosi e follow-up complicanze,

consulenza genetica,

assistenza psico-sociale

Al riguardo preme rammentare che la DGR n 26/15 ha individuato, come criterio generale, un unico Centro
Regionale per Patologia (CRP) per ciascun codice di malattia, tenendo conto dell'attivita clinica e sclentifica,
della dotazione strumentale e di personale Per le patologie dell'eta adulta e pediatrica sono stati, invece,
individuati due Centri Regionali per Patologia In un numero limitato di casi, a parita di casistica e dei criter
sopra menzionati, si e convenuto di individuare piu unita operative per patologia, nellambito dello stesso
CRP, In quest casi, | responsabill delle unita operative devono garantire uniformita e coordinamento nello
svolgimento delle funzioni proprie del CRP S ricorda, inoltre, che la stessa deliberazione, per le patologle
molto rare rispetto alle quali non e stata riscontrata alcuna casistica, ha stabilito che la presa in carico
dell'assistito per gl aspetti diagnostici e clinici deve essere assicurata dalla Presidio Ospedaliero per le
Microcitermie dell'’Azienda Sanitaria Locale n 8 di Cagliari, Clinica Pediatrica, quale Centro di Riferimento

Regionale, avvalendosi dei Centri Correlati per le loro specifiche competenze

In attuazione di quanto previsto dalla DGR 26/15 si specificano di seguito gh adempimenti in capo ai Centri
di Rifenmento Regionall per Patologia (CRP) e ai Centri Assistenziali (CA) delle Rete Regionale delle
malatte rare in materia d’esenzione dalla partecipazione al costo delle prestazioni e assistenza
farmaceutica, cosi come previsto dal DM 279/2001 Preme sottolineare che tutti gli adempimenti di seguito
elencati, rappresentano gli elementi costitutivi, seppure non esaustivi, del processo di presa In carico che
deve essere assicurato da ciascun centro della rete (CRR, CRP o CA) nei confronti degli assistiti affetti da
malattia rara, sia nelle prime fasi di diagnos! e di definizione del piano terapeutico, sia nelle successive fasi

correlate alla eventuale progressione della malattia nelle quali e necessario adeguare 1 piani assistenzial ai
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bisogni sanitarl e sociall dellassistito 1l centro, dunque, promuove I'orientamento dell’assistito nel sistema

regionale e/o nazionale del servizi sanitari e lo supporta nelle scelte assistenziall, mantenendo il

coordinamento dell'intero processo di cura

1 Diagnosi della malattia e riconoscimento del dirtto all’esenzione

Gli articoli 5, 6 e 7 del DM 279/2001 stabiliscono le procedure e le modalita per garantire I'accertamento
della diagnosi di malattia rara, per I conseguente riconoscimento del dintto al’esenzione dalla
partecipazione al costo delle relative prestazioni, per la prescrizione € I'erogazione delle stesse

| Centrl della Rete devono erogare in regime d'esenzione dalla partecipazione al costo le prestazioni
finalizzate alla diagnosi di malattia rara Per quelle dorigine ereditaria, le indagini necessarie ai fini
diagnostici sono estese gratuitamente anche ai familiari | relativi oneri sono a totale carico del’ASL di

residenza dell’assistito con sospetto diagnostico di malattia rara

11 Certificato attestante la diagnosi della malattia rara al fini del riconoscimento d’esenzione

Lo specialista del CRP o del CA certifica la diagnosi di malattia rara che configura Il diritto del paziente
allesenzione dalla partecipazione alle spese, secondo lo schema di cul allallegato A) al presente
provvedimento, specificando, al fin1 dellesenzione, oltre alla definizione della malattia anche 1l codice
dentificativo della stessa o del gruppo di malattie a cui essa afferisce, come definito nell'allegato 1 al DM n

279/2001 e successive modificazion

o Prestazioni erogabili in esenzione

Il CRP o CA, che rlascia Il certificati di diagnosi di malattia rara dovra riportare nello schema di cul
all'allegato A, oltre alla definizione della malattia come specificato nel punto precedente, anche I'elenco delle
prestazioni correlate alla patologia rara a cul Il paziente ha diritto all'esenzione dalla compartecipazione al
costo, utilizzando a tal fine I protocolli diagnostico terapeutici definiti dai Centri Regionali di Rifernmento per
Patologia sulla base dei criteri stabiliti dal Centro Regionale di Riferimento In mancanza di protocolli le
prestazioni erogabili in esenzione dovranno essere individuate dallo specialista utilizzando criter d'efficacia e

d’appropriatezza rispetto alle condizioni cliniche del paziente

e Attestato d’esenzione
Lattestato d’esenzione deve essere rilasciato dalla ASL di residenza dell'assistito che dovra esibire Il
certificato di diagnos! di malattia rara rilasciato dai Centri abilitati della Rete L'attestato dovra avere le stesse
caratteristiche previste per le malattie croniche ed nvalidanti, con 'aggiunta del codice di malattia rara,
indicando gli estremi del DM 279/01 e la validita sara lhmitata L’ attestato d’esenzione, congiuntamente
alla certificazione di diagnosi di malattia rara, dovra essere esibito dall'assistito in occasione degli accessi
alle prestazioni diagnostiche e terapeutiche L'assistito riconosciuto esente ha dintto alle prestazioni
d'assistenza sanitaria incluse neli hvelli essenziali d'assistenza, efficaci ed appropriate per Il trattamento ed il

monitoraggio della malattia dalla quale e affetto e per la prevenzione degli ulteriori aggravamentl
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o Modalita di prescrizione
Una volta diagnosticata e certificata la patologia, I'assistito puo accedere all'erogazione delle prestazion
prescrtte In regime d'esenzione in tutte le strutture pubbliche e private accreditate, la prescrizione €
effettuata sul ricettario SSN, indicando I codice della patologia rara della quale e affetto It paziente
unicamente 1n forma codificata dal DM 279/01 e successive modificaziont
Fermi restando 1 hmiti di prescrivibilita  previsti dalla vigente normativa, ciascuna ricetta non puo
contestualmente recare la prescrizione di prestazion erogabili in regime d’esenzione dalla partecipazione al

costo e di altre prestazioni non esent

o Adempimenti obbligator previsti dall’art 50 della L 326/03

Ciascuna ASL e tenuta al caricamento degli attestati di esenzione nel sistema Tessera Sanitara

e Rispetto della normativa sulla Privacy
La ASL che rilascia 'attestato di esenzione dovra acquisire, ai sensl della Legge n 675 del 31/1 2/1996 e
successive modificazioni, 1l consenso scritto al trattamento del dati da parte di soggetti erogatori di
prestazioni, pubblici, convenzionati 0 accreditatt da! SSN, con riguardo alla prescrizione ed erogazione delle
prestazioni saniarie in regime di esenzione |l trattamento der dati dovra avvenire secondo quanto previsto

nella normativa vigente in materie di protezione dei dati personali

2 Assistenza farmaceutica

2 1 Modalita di rilascio delle prescrizioni farmaceutiche

Le terapie farmacologiche prescritte ai pazienti affetti da malattie rare devono essere previste dai protocolli
climicl definiti dai CRP sulla base dei criteri stabiliti dal Centro di Riferimento Regionale per le Malattie Rare
In carenza di tali protocoll, 1 farmaci erogabii devono essere individuati secondo criteri di efficacia e
appropriatezza rispetto alle condizioni cliniche del paziente correlate alla malattia rara A tale scopo, lo
specialista del CRP o del CA predispone Il piano terapeutico per la prescrizione dei farmaci attraverso la
compilazione della scheda riportata nell'allegato B Copia di detta scheda dovra essere fatta pervenire anche
al medico curante dell'assistito (Medico di Medicina Generale o Pediatra di Libera Scelta) ed al servizio

farmaceutico dell’ ASL di residenza dello stesso
2 2 Medicinah erogabih gratuitamente

In coerenza con il quadro normativo nazionale (art 6, 3° comma del DM 279/01, DPCM 29 11 2001 sul
Livell Essenziali di Assistenza e successivi modificazioni) coordinato con le norme specifiche in materia di

assistenza farmaceutica, ai pazienti affetti da malattie rare, possono essere forniti gratuitamente
1 1 farmaci di classe A ricompresi nel Prontuario Terapeutico Nazionale,

2 (farmaci di classe H, registrati sul territorio nazionale e ricompresi nel Prontuario Terapeutico Nazionale,
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3 | farmaci inseriti nell’'elenco predisposto dalla CUF (attualmente AIFA) a1 sensi della L 648/96 seguita dal
provvedimento CUF 20 luglio 2000 ed aggiornato periodicamente dall'AlFA, erogabill a totale carico del

SSN qualora non esistano valide alternative terapeutiche, In particolare

o | medicinall innovativi la cur commercializzazione e autorizzata In altri statt ma non sul territorio
nazionale,
o | medicinali non ancora autorizzati ma sottoposti a sperimentazione clinica di cui siano gia disponibili

studi chinici di fase seconda,

4 | farmaci non registrati in Italia ma registratr all'estero per la patologia trattata, previsti da protocoll clinicl
definiti dar Centri Regionali di Riferimento per Patologia sulla base dei criter! definiti dal Centro Regionale di

Riferimento,

5 | farmaci Orfani approvati a livello centrale ed attualmente disponibili in ltalia, ricompresi nell'apposito
elenco predisposto dal Ministero della Salute, la prescrizione e somministrazione di tali farmaci e riservata a
pazienti affetti dalle patologie riportate nell'elenco stesso e puo essere effettuata dai centri abilitati alla
prescrizione e somministrazione der farmaci orfant e dai centri abilitati al’accesso al registro nazionale del

farmaci orfani,

6 1 farmaci di classe C previsti dai protocolli clinici definiti dai CRP e rigorosamente correlati alla patologia

rara

2 3 Modalita operative per la prescrizione ed erogazione con oneri a carico del SSN dei medicinali off
Jabel a1 senst dell’art 1, comma 796, lettera z della L 296/06

Nel rispetto della normativa nazionale, possono essere forniti 1 farmaci registrati in Italia, da utiizzare per
indicazioni terapeutiche diverse da quelle autorizzate (off label) e impiegare nei casi per | quall non esiste
valida alternativa terapeutica Queste prescrizioni devono essere effettuate in coerenza con quanto previsto
dallart 1, comma 796, lettera z, della L 296/06 (legge finanziaria 2007) che prevede, in particolar casi, la

possibilita di ricorrere all'art 3, comma 2 della L n 94/98 anche con oneri a carico del SSN

La disposizione normativa recata dall'art 1, comma 796, lettera z, della Finanziaria 2007, a completa
garanzia del diritto alla salute der cittadini, non preclude in modo categorico I''mpiego del medicinall per
indicazioni non autorizzate ma persegue |'obiettivo di prevenire 'abuso di farmaci fuori dalle indicazioni
terapeutiche a rischio della salute del cittadino, evitando I'utiizzo indiscriminato di medicinali senza

Padeguata verifica delle indicazioni terapeutiche da parte delle Agenzie Regolatorie

Al rniguardo, anche la Circolare del Ministero della Salute del 12/02/07 ribadisce che l'utiizzo di terapie
farmacologiche, al di fuor delle condizioni di autorizzazione all'immissione In commercio, non deve
rappresentare carattere diffuso e sistematico La succitata Legge Finanziaria 2007 individua 1l Direttore

Sanitario Aziendale come responsabile del rispetto della norma, anche sotto 1l profilo della responsabilita per

danno erariale

o Prescrnizione di medicinali off label
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Lo specialista del CRP o del CA dovra presentare richiesta secondo la modulistica definita dal servizio
farmaceutico della ASL di competenza riportante

1 la dichiarazione di assunzione di responsabilita,

2 la dichiarazione di mancanza di valida alternativa terapeutica, di insostituibilita ed indispensabilita

per I'efficacia del trattamento,

3 la dichiarazione di aver acquisito 1| consenso informato del paziente

In allegato deve essere presentata la rassegna della letteratura scientifica che documenti l'uso consolidato
del farmaco conformemente a linee guida o lavorl apparst su pubblicazioni accreditate in campo
internazionale La richiesta dovra essere inviata al Responsabile della farmacia ospedaliera di
appartenenza, al Responsabile del servizio farmaceutico territoriale della ASL nel caso di pazienti assisiti da
parte di Centri di Riferimento della Rete di altre regioni |l responsabile della farmacia ospedaliera o quello
del servizio farmaceutico aziendale verifichera la sussistenza di tutti 1 requisiti sopra descritti e, quindi,

provvedera alla fornitura del farmaco richiesto
o Autorizzazione

L'autorizzazione o meno al trattamento con farmaci off label deve essere rilasciata dal Direttore Sanitario
del’Azienda o da un suo delegato La Direzione Sanitaria Aziendale, nell’espletamento di tali adempiment
puo avvalere della consulenza della Commussione per il Prontuario Terapeutico Provinciale

2 4 Acquisto del farmaco e relativa fornitura
L'acquisto e la consegna del farmaco e effettuata dalla Farmacia Ospedaliera per | pazienti assistiti In
regime di ricovero ordinario o in day Hospital, dal servizio farmaceutico territoriale per coloro che eseguono

Il trattamento a livello domiciliare
La fornitura dei farmaci potra avvenire

1 tramite il Centro della Rete nei casl in cul I'assistito accede al CRP o al CA per effettuare controlli
clinici e/o specialistici La struttura erogatrice e tenuta a chiedere 1l rimborso del farmaco all’ASL di

residenza del paziente utilizzando Il tracciato record “ file F”,

2 tramite la ASL di residenza del paziente per la fornitura, secondo le normative nazionall e/o regionali
previste, di farmaci necessari al trattamento del pazienti inseriti nelr programmi di assistenza
domiciliare, di farmaci di classe H, di farmaci non registrati in Italia, di farmaci insenti nell’elenco
AIFA 1stituito a1 sensi della Legge n° 648/96 e di farmaci di classe “C” Alla ASL di residenza dovra

pervenire la prescrizione del Centro della Rete secondo le modalita riportate nell’aliegato B,

3 tramite le farmacie aperte al pubblico nel caso dei farmaci di classe A, per le terapie da assumere a
domicilio al di fuort di programmi di assistenza domiciliare

3 Raccordo con altre strutture, operatori ed associazion: dei malati

| Centri della Rete devono garantire 1l collegamento funzionale con gl altri servizi sanitari operanti del

territorio e con 1 medici di Medicina Generale e Pediatri di Libera Scelta al fine di promuovere la continuita
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assistenziale del malato | Centri della Rete devono, noltre, collaborare con le associazioni dei malati e con
le strutture soclo-assistenziali territoriali al fine assicurare all’assistito un adeguato supporto psicologico e

soclale

Si precisa, Infine, che per le patologie molto rare rispetto alle quali non e stata riscontrata alcuna casistica, la
presa In carico dellassistito per gli aspetti diagnostici e chnici deve essere assicurata dal Presidio
Ospedaliero per le Microcitemie dellAzienda Sanitaria Locale n 8 di Caghari, Clinica Pediatrica, quale
Centro di Riferimento Regionale, che si fara carico anche degll adempimenti in materia di certificazione
della malattia e delle condizioni di esenzione dalla partecipazione al costo delle prestazioni e assistenza

farmaceutica

4 Registro malattie rare

| CRP e 1 CA devono provvedere, al sensi della normativa vigente, ad alimentare I Registro Regionale
informatizzato delle malattie rare attraverso I'nserimento del dati relativi alla malatha e all'assistito
L'inserimento dei dati anagrafici e clinici, 'aggiornamento e la convalida degl stessi, costituiscono requisiti
indispensabili per la manutenzione operativa del sistema delineato con la DGR n 26/15 del 6/5/2008 e per lé
valutazione dell’'efficacia deil processi assistenziall

Con successivi provvedimenti saranno definiti da parte della Regione gli elementi informativi del registro e le
specifiche tecniche ed organizzative del flusso, nonche Il programma formativo per consentire Il corretto
utilizzo del sistema da parte di tutti | referent

Nelle more dell’attivazione del registro informatizzato 1 responsabili del Centri devono tenere copia della

documentazione della diagnost e Il trattamento delle malattie rare

|l Direttore del Servyzio

Dr @ Se¢hi
i
(-4

MAP/ 3 2/1,()4({)

MM/ 3 3
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ALLEGATO A

INTESTAZIONE DEL CENTRO REGIONALE PER PATOLOGIA O DEL CENTRO ASSISTENZIALE

(specificare se si tratta di struttura semplice o complessa e I'’Azienda Sanitaria d’appartenenza )

Indirizzo Tel e-mall del CRP o CA

CERTIFICAZIONE DI DIAGNOSI DI MALATTIA RARA
Al FINI DEL RICONOSCIMENTO DEL DIRITTO ALL’ESENZIONE

Si certifica che

Cognome Nome

Data di nascita / / Luogo di nascita

Indirizzo

N tessera sanitaria N codice
fiscale

e affetto dalla seguente patologia
(descrivere la patologia come riportato nell’elenco di cur all’Allegato n 1 del D M 279/01 e successive modificazion)

contraddistinta dal seguente Codice d’esenzione
(niportare Il Codice di cur all’Allegato n 1 del D M 279/01 e successive modificazioni)

SCHEDA PER PRESTAZIONI SPECIALISTICHE AMBULATORIALI CON DIRITTO ALL’ESENZIONE

Prestazione Codice Prestazione Codice

Timbro e firma del medico prescrittore(1) Timbro del Centro

(1) I dati identificativi del medico devono essere tali da poter permettere eventuali tempestive comunicazioni

Luogo data [
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ALLEGATO B

INTESTAZIONE DEL CENTRO REGIONALE PER PATOLOGIA O DEL CENTRO ASSISTENZIALE

(specificare se si tratta di struttura semplice o complessa e I'Azienda Sanitana d’appartenenza )

Indinzzo Tel e-mail del CRP o CA
MALATTIE RARE
SCHEDA PER LA PRESCRIZIONE DEI FARMACI
Nome Data di nascita
Diagnosi Codice esenzione

(allegato n 1 al Decreto n 279 def 18 Maggio 2001)

Formulata in data

Medico specialista  [7] Dr /Prof

Programma terapeutico

Farmaco Forma farmaceutica Posologia

Durata prevista del trattamento(1)

Prima prescrizione D Prosecuzione della cura [__—]
Data
Timbro e firma del medico prescrittore (2) Timbro del Centro

(1) Non oltre 1 anno Per eventuale proseguimento della terapia redigere una nuova scheda
(2) I dati identificativi del medico devono essere tali da poter permettere eventuall tempestive comunicazioni
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