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Gruppo	A:	
Focus	sulla	legislazione
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‘Mappare’ il panorama legislativo e le

diverse modalità di erogazione di

assistenza delle malattie rare nelle

diverse Regioni, al fine di individuarne

criticità e soluzioni comuni condivise.

 OBIETTIVO

GROUP	A
FOCUS	SULLA	LEGISLAZIONE
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MATERIALI E METODI
Condivisione e discussione con i partecipanti, dei modelli

organizzativi delle Regioni di appartenenza.

Discussione di alcuni aspetti significativi dei risultati della survey

SIFO.

Sintesi dei modelli di ciascuna Regione, attraverso la compilazione

di un form che sarà poi condiviso in plenaria.

GROUP	A
FOCUS	SULLA	LEGISLAZIONE
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GROUP	A
FOCUS	SULLA	LEGISLAZIONE

Confronto dei vari modelli organizzativi

e individuazione di differenze,

similitudini, criticità e soluzioni in

merito a indicatori definiti.

 RISULTATI ATTESI



REGIONE XXXXX
Delibera Recepimento 
D.M. 279/01 

Rete regionale.

Registro Regionale

Commissione regionale/ 
Gruppo Tecnico/ Gruppo di 
Coordinamento Regionale/ 
Strutture di 
coordinamento.

Associazioni di pazienti

PDTA.

Genetica medica/ 
Screening neonatale.

Esenzioni /Ticket/ Farmaci.

Altri progetti o gruppi di 
studio attivi.“PROGETTO OSSERVATORIO MALATTIE RARE” , Catanzaro 9  giugno 2015 



REGIONE XXXXX

Perché la domanda sulle delibere 
aziendali è stata saltata dall’80% dei 
farmacisti?

Legislazione sui prodotti che ogni 
regione può dispensare con 
conseguente confronto.

•Registro malattie rare dell’ISS:

Lo utilizzi?

Come accedi?

Sei autenticato?

Ci fornisci i dati che inserisci nel

registro?
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 NORMATIVA DI RIFERIMENTO

MODELLI ORGANIZZATIVI REGIONALI

 CALABRIA

 SICILIA

 BASILICATA

 CONDIVISIONE DEI RISULTATI

AGENDA
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Decreto Legislativo N° 124 del 29 aprile 1998

“Ridefinizione del sistema di partecipazione al costo delle prestazioni

sanitarie e del regime delle esenzioni, a norma dell'articolo 59, comma

50, della legge 27 dicembre 1997, n. 449.”

Decreto Ministeriale N° 279 del 18 maggio 2001

“Regolamento di istituzione della rete nazionale delle malattie rare e di

esenzione dalla partecipazione al costo delle relative prestazioni

sanitarie ai sensi dell'articolo 5, comma 1, lettera b) del decreto

legislativo 29 aprile 1998, n. 124”

NORMATIVA	NAZIONALE
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Accordo Stato‐Regioni 11/07/2002

Centri Interregionali

Accordo Stato‐Regioni 11/07/2007

Registro e criteri di rilevazione Centri

Accordo Stato‐Regioni 22/01/2015

Teleconsulenza

Piano Nazionale Malattie Rare 2013‐2016

NORMATIVA	NAZIONALE



Organizzazione:	La	rete	dei	presidi
D.M. n. 279 del 2001 

“Regolamento di istituzione della Rete nazionale delle malattie rare 
e di esenzione dalla partecipazione al costo delle relative prestazioni sanitarie”

Finalità ed ambito di applicazione
Il regolamento disciplina le modalità di esenzione dalla partecipazione al costo
delle malattie rare per le prestazioni di assistenza sanitaria incluse nei livelli
essenziali di assistenza, in attuazione dell’articolo 5 del decreto legislativo 29
aprile 1998, n. 124, e individua specifiche forme di tutela per i soggetti affetti
da malattie rare.

Art. 2 Rete nazionale per la prevenzione, la sorveglianza, la diagnosi e la
terapia delle malattie rare:
La rete è costituita da Presidi accreditati, appositamente individuati dalle
regioni. Le regioni provvedono all’individuazione dei presidi. I presidi della Rete
per le malattie rare sono individuati tra quelli in possesso di documentata
esperienza di attività diagnostica o terapeutica specifica per le malattie o per i
gruppi di malattie rare, nonché di idonea dotazione di strutture di supporto e
di servizi complementari, ivi inclusi, per le malattie che lo richiedono, servizi
per l'emergenza e per la diagnostica biochimica e genetico‐ molecolare.
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A partire dalla fine del 2001
quindi sono state programmate e
implementate dalle Regioni reti
regionali per l’assistenza ai malati
rari, in base a metodologie
diverse pur nel rispetto dei criteri
indicati dal DM 279. Tali reti, c
he nel corso degli anni hanno
subito rimaneggiamenti e
riorganizzazioni, si sono
progressivamente estese in tutto
il territorio nazionale fino a
costituire attualmente la Rete
nazionale per le malattie rare
(Accordo Stato‐Regioni 2007).

Organizzazione: La rete dei presidi
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Organizzazione: 
Commissione regionale/ Gruppo 

Tecnico/ Gruppo di Coordinamento 
Regionale/ Strutture di 

coordinamento
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Organizzazione: 
Registro nazionale 
Malattie rare/ 

registro regionale
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Registro	Nazionale	Malattie	Rare
Art.3	al	D.M	279/01

Registro nazionale delle malattie rare: istituito presso l’Istituto Superiore di Sanità.
2. Il Registro raccoglie dati anagrafici, anamnestici, clinici, strumentali, laboratoristici e
relativi ai fattori rischio e agli stili di vita dei soggetti affetti da malattie rare, a fini di
studio e di ricerca scientifica in campo epidemiologico, medico e biomedico.
3. Il Registro nazionale è funzionalmente collegato con i registri interregionali e
territoriali e, ove esistenti, con i registri internazionali

Accordo	Stato	– Regioni	10	maggio	2007
Con tutte le Regioni è stato condiviso e concordato all’interno dell’Accordo Stato‐
Regioni del 10 maggio 2007 un elenco di variabili obbligatorie (data set minimo) da
inviare al Registro Nazionale Malattie Rare. Il data set minimo prevede campi
obbligatori sia per la parte anagrafica di arruolamento del paziente (Identificativo
univoco, sesso, data di nascita, luogo di nascita, luogo di residenza; stato in vita) sia per
la parte relativa alla patologia (diagnosi, regione e struttura della diagnosi, data di
esordio, data di diagnosi; farmaco orfano utilizzato).

I	registri	regionali
I Registri regionali/interregionali, istituiti dal 2001 nelle varie Regioni in tempi e con 
modalità diverse, si differenziano per la tipologia dell’organizzazione, delle informazioni 
raccolte e per le finalità loro attribuite dalle amministrazioni regionali/provinciali. 



Percorso per 
l’esenzione/ ticket/ 
erogazione farmaci

D.M 279/01
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Percorso per l’esenzione/ ticket/ erogazione farmaci
D.M 279/01
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Percorso per l’esenzione/ ticket/ erogazione farmaci

Specialista SSN

Formula il sospetto 
di malattia rara
compresa nell’elenco 
279/01 ed indirizza il 
paziente al presidio 
di Rete

Presidio della rete

ASL di residenza

Specialista Rete 
Certificazione di 

Diagnosi 

Attestato di esenzione 
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MODELLI	
LEGISLATIVI
REGIONALI
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Calabria
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REGIONE	CALABRIA

 Rete Regionale istituita con Delibera della Giunta Regionale N. 610 del

04/08/2003

Presidi di rete n. 36 e Centro con funzioni di Coordinamento.

Il Centro di Coordinamento ha sede presso il Dipartimento Tutela della

Salute e Politiche Sanitarie Sanitarie di Catanzaro

 Istituzione del Registro Regionale presso lo stesso Dipartimento
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REGIONE	CALABRIA
Normativa	regionale

Delibera della Giunta Regionale 680 24/07/2001 Centro di Riferimento Regionale

Circolare Assessorile 20570/40del 16/12/2002 Centri per la sprue celiaca

 Delibera della Giunta Regionale 610 04/08/2003 Istituzione Rete Nazionale E CIR

 Delibera della Giunta Regionale 389 DEL 30/05/2008 Istituzione Registro Malattie Rare.

 Delibera della Giunta Regionale 409 del 09/07/2009 Aggiornamento Rete Nazionale.

 Delibera della Giunta Regionale 729 del 04/11/2009 Aggiornamento Rete Nazionale

 Delibera della Giunta Regionale 178 del 20/05/2011 Aggiornamento Rete Nazionale

Delibera della Giunta Regionale n. 37 del 06/05/2011 Ticket

Delibera della Giunta Regionale 57 del 16/02/2012 Aggiornamento Rete Nazionale
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DGR 
610/2003
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DGR 
610/2003
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REGIONE	CALABRIA

FARMACI GRATUITI DI FASCIA A E C SE PRESCRITTI DA UNO 
SPECIALISTA DEI CENTRI MALATTIE RARE RICONOSCIUTI

PRODOTTI GALENICI A CARICO DEL CITTADINO

PRODOTTI DIETETICI GRATUITI SE RIENTRANTI NEL DM 8/06/2011

EROGATI DAI SERVIZI FARMACEUTICI DELLE ASL 

DURATA PT MAX 1 ANNO



…qualche	dato	dalla	survey	SIFO..
Quali farmaci ricompresi nel protocollo terapeutico rilasciato dal centro di riferimento 
eroghi ad un paziente affetto da malattia rara ? (possibili risposte multiple)

“PROGETTO OSSERVATORIO MALATTIE RARE” , Catanzaro 9  giugno 2015 

REGIONE	CALABRIA
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Qual è il supporto normativo per erogare i prodotti  della domanda precedente 
(relativamente alle risposte da A a D)

…qualche	dato	dalla	survey	SIFO..
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Quali altri prodotti, indicati dallo specialista come  indispensabili e insostituibili,   eroghi 
ad un paziente affetto da malattia rara? (Possibili risposte multiple)

…qualche	dato	dalla	survey	SIFO..
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Qual è il supporto normativo per erogare i prodotti  della domanda precedente.

…qualche	dato	dalla	survey	SIFO..
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REGIONE CALABRIA

Delibera Recepimento 
D.M. 279/01  Delibera della Giunta Regionale 610/2003

Rete regionale.

36 Presidi di Rete e 1 Centro di Coordinamento.
Centro Interregionale di riferimento per le malattie rare della Regione 
calabria Pediatria dell’ Azienda Mater Domini di CZ

Registro Regionale Delibera della Giunta Regionale 389 DEL 30/05/2008

Commissione regionale/ 
Gruppo Tecnico/ Gruppo di 
Coordinamento Regionale/ 
Strutture di 
coordinamento.

Delibera della Giunta Regionale 680 24/07/2001 

PDTA.

Genetica medica/ 
Screening neonatale.

I Presidi della “Rete regionale per la prevenzione, la sorveglianza, la
diagnosi, la terapia delle malattie rare”, dovrebbero favorire l’accesso 
alla visita di genetica medica dei propri assistiti mediante il 
coinvolgimento del medico specialista nella struttura, oppure 
attraverso convenzioni tra Enti. 

Associazioni di pazienti 3 da sito  ISS



REGIONE CALABRIA

Esenzioni /Ticket/ Farmaci.

Esenzioni per patologia( DGR 37/2011) 

I Servizi farmaceutici della Asl forniscono gratuitamente farmaci fascia 
A, C ,H e prodotti dietetici
I prodotti galenici sono a carico del cittadino

Altri progetti  o gruppi di 
studio attivi
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SICILIA
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REGIONE	SICILIA

 Rete Regionale istituita con Decreto Assessorile 36438 del 12/11/2001

Presidi di rete n. 51 e Centro con funzioni di Coordinamento.

Il Centro di Coordinamento ha sede presso Servizio 4° del Dipartimento

Pianificazione Strategica Regione Sicilia

 Istituzione del Registro Regionale presso il Dipartimento Attività Sanitarie e

Osservatorio Epidemiologico
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REGIONE	SICILIA
Normativa	regionale

DA 29684 del 06/08/1999 Centri di Riferimento

DA 36438 del 12/11/2001 Rete Regionale Malattie Rare e CIR

Circolare Assessorile 1140 del 14/06/2004

Da 1262 del 16/06/2007 Pz affetti da errori metabolici congeniti

DA n. 681 del 29/04/2011 Istituzione Registro Regionale e Aggiornamento Centri di Riferimento

DA n. 1631 del 10/08/2012 Aggiornamento Centri di Riferimento e percorso del pz

DA n. 2185 del 17/10/2012 Aggiornamento Centri di Riferimento e istituzione Coordinamento

DA n. 617 del 28/03/2013 Aggiornamento Centri di Riferimento

LR n.6/2012 Ticket
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DA 1262/2007
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DA 1262/2007
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REGIONE	SICILIA

FARMACI GRATUITI DI FASCIA A E C  , 648/96 SE PRESCRITTI DA UNO 
SPECIALISTA DEI CENTRI MALATTIE RARE RICONOSCIUTI

PRODOTTI GALENICI GRATUITI SE PRESCRITTI DA UNO SPECIALISTA DEI 
CENTRI MALATTIA RARE RICONOSCIUTI 

PRODOTTI DIETETICI GRATUITI SE RIENTRANTI NEL DM 8/06/2011

FARMACI OFF LABEL NON A CARICO SSN  E RISPETTANDO LEGGE 94 
CON PARERE REGIONALE

EROGATI DAI SERVIZI FARMACEUTICI DELLE ASL  e per i prodotti 
galenici  dalle farmacie ospedaliere dei cr della rete

AUTORIZZAZIONE DAL SERVIZIO FARMACEUTICO DELLA REGIONE

DURATA PT 1 ANNO



…qualche	dato	dalla	survey	SIFO..
Quali farmaci ricompresi nel protocollo terapeutico rilasciato dal centro di riferimento 
eroghi ad un paziente affetto da malattia rara ? (possibili risposte multiple)
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REGIONE	SICILIA

0

10

20

30

40

50

60

70

80

90

 FARMACI IN FASCIA  E A‐
PHT

FARMACI  H FARMACI ESTERI FARMACI SECONDO LA
648/96

PREPARATI GALENICI

19 QUESTIONARI



Qual è il supporto normativo per erogare i prodotti  della domanda precedente 
(relativamente alle risposte da A a D)

…qualche	dato	dalla	survey	SIFO..
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Quali altri prodotti, indicati dallo specialista come  indispensabili e insostituibili,   eroghi 
ad un paziente affetto da malattia rara? (Possibili risposte multiple)

…qualche	dato	dalla	survey	SIFO..
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Qual è il supporto normativo per erogare i prodotti  della domanda precedente.

…qualche	dato	dalla	survey	SIFO..
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REGIONE SICILIA
Delibera Recepimento 
D.M. 279/01  DA 36438/2001

Rete regionale. 51 PRESIDI DI RETE 

Registro Regionale DA681/2011 PEWSSO DIPARTIMENTO ATTIVITA’ SANITARIA E 
OSSERVATORIO EPIDEMIOLOGICO 

Commissione regionale/ 
Gruppo Tecnico/ Gruppo di 
Coordinamento Regionale/ 
Strutture di 
coordinamento.

DA 2185/2012 GRUPPO DI COORDINAMENTO PRESSO SERVIZIO 4°
DIPARTIMENTO PIANIFICAZIONE STRATEGICA REGIONE SICILIA

PDTA.

Genetica medica/ 
Screening neonatale.

I Presidi della “Rete regionale per la prevenzione, la sorveglianza, la
diagnosi, la terapia delle malattie rare”, dovrebbero favorire l’accesso 
alla visita di genetica medica dei propri assistiti mediante il 
coinvolgimento del medico specialista nella struttura, oppure 

Associazioni di pazienti
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REGIONE SICILIA

Esenzioni /Ticket/ Farmaci.

ESENZIONE PER PATOLOGIA  LR 6/2012 ( 0.50 A CONF +1 O 1,50) 

FARMACI GRATUITI DI FASCIA A E C  , 648/96 SE PRESCRITTI DA 
UNO SPECIALISTA DEI CENTRI MALATTIE RARE RICONOSCIUTI

PRODOTTI GALENICI GRATUITI SE PRESCRITTI DA UNO SPECIALISTA 
DEI CENTRI MALATTIA RARE RICONOSCIUTI 

PRODOTTI DIETETICI GRATUITI SE RIENTRANTI NEL DM 8/06/2011

FARMACI OFF LABEL NON A CARICO SSN  E RISPETTANDO LEGGE 94 
CON PARERE REGIONALE

EROGATI DAI SERVIZI FARMACEUTICI DELLE ASL  e per i prodotti 
galenici  dalle farmacie ospedaliere dei cr della rete

AUTORIZZAZIONE DAL SERVIZIO FARMACEUTICO DELLA REGIONE

DURATA PT 1 ANNO

Altri progetti  o gruppi di 
studio attivi
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BASILICATA
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REGIONE	BASILICATA

 Individuazione Centri Regionali con DGR 2601 del 11/12/2001

Presidi di rete 4 e centri interregionali 2
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REGIONE	BASILICATA
Normativa	regionale

DGR n. 2601 DEL 11/12/2001 Individuazione Centri Regionali e Centri Interregionali

LR n. 20 del 17/11/2004 Formazione professionale dei cittadini disabili

DGR n.396 del 21/03/2006 Inserimento della patologia MSC

DGR n. 645 del 06/04/2009 Inserimento nuove patologie

Determinazione Dirigente Generale del 10/05/2010 Costituzione e nomina del gruppo di lavoro

DGR n. 1075 del 28/06/2010 Inserimento nuovo centro
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FARMACI GRATUITI DI FASCIA A   SE PRESCRITTI DA UNO SPECIALISTA 
DEI CENTRI MALATTIE RARE RICONOSCIUTI

FARMACI DI FASCIA C NON SONO CONCESSI DAL SSN

PRODOTTI GALENICI GRATUITI SE PRESCRITTI DA UNO SPECIALISTA DEI 
CENTRI MALATTIA RARE RICONOSCIUTI 

PRODOTTI DIETETICI GRATUITI SE RIENTRANTI NEL DM 8/06/2011

EROGATI DAI SERVIZI FARMACEUTICI DELLE ASL 

DURATA PT 6 MESI



…qualche	dato	dalla	survey	SIFO..
Quali farmaci ricompresi nel protocollo terapeutico rilasciato dal centro di riferimento 
eroghi ad un paziente affetto da malattia rara ? (possibili risposte multiple)
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REGIONE	BASILICATA

2 QUESTIONARI
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Qual è il supporto normativo per erogare i prodotti  della domanda precedente 
(relativamente alle risposte da A a D)

…qualche	dato	dalla	survey	SIFO..
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Quali altri prodotti, indicati dallo specialista come  indispensabili e insostituibili,   eroghi 
ad un paziente affetto da malattia rara? (Possibili risposte multiple)

…qualche	dato	dalla	survey	SIFO..
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Qual è il supporto normativo per erogare i prodotti  della domanda precedente.

…qualche	dato	dalla	survey	SIFO..
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REGIONE BASILICATA
Delibera Recepimento 
D.M. 279/01  DGR 2601/2001

Rete regionale. 4  PRESIDI DI RETE E 2 CIR

Registro Regionale

Commissione regionale/ 
Gruppo Tecnico/ Gruppo di 
Coordinamento Regionale/ 
Strutture di 
coordinamento.

DDG/2010

PDTA.

Genetica medica/ 
Screening neonatale.

I Presidi della “Rete regionale per la prevenzione, la sorveglianza, la
diagnosi, la terapia delle malattie rare”, dovrebbero favorire l’accesso 
alla visita di genetica medica dei propri assistiti mediante il 
coinvolgimento del medico specialista nella struttura, oppure 

Associazioni di pazienti 3 DAL SITO ISS
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Esenzioni /Ticket/ Farmaci.

 ESENZIONI PER PATOLOGIA  DGR 1351/2011

FARMACI GRATUITI DI FASCIA A   SE PRESCRITTI DA UNO 
SPECIALISTA DEI CENTRI MALATTIE RARE RICONOSCIUTI
FARMACI DI FASCIA C NON SONO CONCESSI DAL SSN

PRODOTTI GALENICI GRATUITI SE PRESCRITTI DA UNO SPECIALISTA 
DEI CENTRI MALATTIA RARE RICONOSCIUTI 

PRODOTTI DIETETICI GRATUITI SE RIENTRANTI NEL DM 8/06/2011

EROGATI DAI SERVIZI FARMACEUTICI DELLE ASL 

DURATA PT 6 MESI

Altri progetti  o gruppi di 
studio attivi
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SINTESI REGIONI

PROVENIENZA PARTECIPANTI CALABRIA SICILIA BASILICATA

Perché la domanda sulle 
delibere aziendali è stata 
saltata dall’80% dei 
farmacisti?

Legislazione sui prodotti che 
ogni regione può dispensare 
con conseguente confronto.

•Registro malattie rare

dell’ISS:

Lo utilizzi?

Come accedi?

Sei autenticato?

Ci fornisci i dati che inserisci

nel registro?
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SINTESI REGIONI

PROVENIENZA PARTECIPANTI CALABRIA SICILIA BASILICATA

REGISTRO REGIONALE

REGISTRO INTERREGIONALE

ALTRI REGISTRI
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PROVENIENZA PARTECIPANTI CALABRIA SICILIA BASILICATA

ORGANIZZAZIONE RETE DEI 
PRESIDI
Centro coordinatore
Come avviene la 
comunicazione tra presidio 
che rilascia il certificato di 
malattia rara e l’ASL che 
rilascia il certificato di 
esenzione?

PAZIENTE FUORI ASL O FUORI 
REGIONE

MALATTIE

Esistono accordi tra la tua

regione ed altre regioni per

specifiche malattie o gruppi di

malattie per regolamentare

percorsi di cura condivisi?
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SINTESI REGIONI

PROVENIENZA PARTECIPANTI CALABRIA SICILIA BASILICATA

PATOLOGIE NON INCLUSE NEL 
DECRETO 279/2001

FARMACI 
Extra LEA

PDTA
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SINTESI REGIONI

PROVENIENZA PARTECIPANTI CALABRIA SICILIA BASILICATA

FONDI STRUTTURALI 

ASPETTI DA IMPLEMENTARE

ASSOCIAZIONI PZ

SCREENING NEONATALE
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Considerazioni	conclusive
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Considerazioni	conclusive

Le idee camminano sulle gambe degli uomini

LE COSE SI COSTRUISCONO CON IL CUORE E 
LA MENTE DELLE PERSONE


