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 Introduzione 



L’importanza della comunicazione e dell’attivazione di sinergie 
interprofessionali è ormai riconosciuta nel SSN. I Farmacisti delle 
Aziende Sanitarie sono da sempre ed oggi più che mai impegnati in 
tal senso, tanto più nel contesto di ambito assistenziale che richie-
de in modo imprescindibile l’attivazione di reti collaborative quale 
è appunto l’assistenza sanitaria ai pazienti affetti da patologie rare. 
Si tratta di un tema importante per un problema assistenziale per 
il quale la normativa vigente lascia degli spazi non definiti, che, 
per quanto riguarda la materia di interesse farmaceutico creano 
di fatto scenari non uniformi di accesso alle cure nel quadro delle 
autonomie regionali. Sono, pertanto, importanti approfondimenti 
e chiarimenti che possono risultare solo da un confronto proattivo 
tra tutti gli attori, che sono giornalmente sul campo per assicurare 
a questi pazienti un accesso equo alle cure. Sarebbe importante, 
tuttavia, che tali approfondimenti potessero tradursi in un docu-
mento propositivo da sottoporre all’autorità regolatoria perché il 
settore dell’assistenza farmaceutica in questo campo sia meglio 
circostanziata

La problematica delle malattie rare in SIFO è fortemente sentita; 
abbiamo un’area scientifica dedicata alle malattie rare con un co-
ordinatore e diversi collaboratori, si tratta di un gruppo di lavoro 
ramificato su tutto il territorio nazionale, impegnato in tutti gli 
aspetti di gestione di queste patologie, a livello sia ospedaliero che 
territoriale.

Farmacisti ospedalieri  
e malattie rare, progetti SIFO  

e di partnership con le aziende 
del farmaco
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Questo gruppo ha svolto un lavoro pregevole fino a oggi; sul sito del-
la SIFO, nell’ambito del prontuario terapeutico, è presente un colle-
gamento a una serie di elenchi di preparazioni magistrali relative 
alle malattie rare. Lo scopo è sempre semplificare e garantire l’ac-
cesso alle cure, anche nel caso di preparazioni difficilmente repe-
ribili, quindi viene indicato con precisione dove viene realizzata in 
Italia una determinata preparazione e chi se ne occupa, in modo da 
fornire informazioni pratiche e contatti; esiste inoltre la possibilità 
di interfaccia diretta. 

L’obiettivo per la nostra Società Scientifica è sempre valorizzare la 
rete dei nostri soci fornendo strumenti importanti, consentendo un 
proficuo scambio di esperienze, competenze e conoscenze, quanto 
mai prezioso nel caso dell’assistenza farmaceutica alle malattie 
rare. Il progetto PRONTI, sicuramente, prevedendo una formazione 
ed un aggiornamento molto specifici e di rilievo, può certamente 
apportare un importante contributo all’assistenza sanitaria per 
questi pazienti in condizioni di grande fragilità.

Dott.ssa Simona Serao Creazzola 
presidente SIFO
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 Le malattie rare: 
 stato dell’arte 



Cosa sono le malattie rare 
e cosa si intende  
per farmaco orfano
Una malattia è considerata rara quando ha una prevalenza nella 
popolazione generale inferiore a una data soglia.

L’Unione Europea definisce tale soglia pari allo 0,05% della popo-
lazione, cioè definisce una malattia “rara” quando colpisce non 
più di 5 persone ogni 10mila abitanti (1 caso su 2000 abitanti); 
l’Italia si attiene a tale definizione.

Si parla di farmaco orfano per un prodotto destinato alla diagno-
si, alla profilassi o alla terapia di un’affezione che comporta una 
minaccia per la vita o la debilitazione cronica, per la quale non 
ci sia cura e che colpisce non più di cinque individui su diecimi-
la nella Comunità. Apposite legislazioni in Europa favoriscono, 
con agevolazioni fiscali e commerciali, lo sviluppo di medicinali 
orfani, per incentivare le industrie farmaceutiche e gli istituti di 
ricerca alla messa a punto di trattamenti per le malattie rare.

Scenario nazionale  
malattie rare
La garanzia dell’accesso ai farmaci per malattie rare, sia orfani che 
non, presuppone la conoscenza di alcuni meccanismi che posso-
no facilitare l’erogazione al paziente della cura più adeguata.

Quando parliamo di malattie rare, infatti, l’accesso alle terapie di 
per sé diventa più o meno complicato a seconda che si tratti di far-
maci orfani o di trattamenti che vengono utilizzati per queste pa-
tologie pur non avendo il riconoscimento di “orfano”. In alcuni casi 
è addirittura necessario importare il farmaco dall’estero. In ogni 
situazione è comunque fondamentale conoscere a fondo le leggi 
e i passaggi tecnico-istituzionali proprio per favorire i processi di 
accesso che sono alquanto strutturati nella loro complessità.

Il ruolo del farmacista è chiave sia al momento della prescrizio-
ne che della erogazione e sono fondamentali le sue competenze 
e conoscenze tecniche e della realtà in cui opera, per garantire 
che il paziente riceva la terapia appropriata.

Se il farmaco non è rimborsato, lo scenario nazionale permette 
l’accesso a determinate terapie attraverso leggi ben definite:
•	 Legge 648/96 che consente l’utilizzo del farmaco per una par-

ticolare patologia in tutto il territorio nazionale.
•	 Legge 326 del 2003 (uso compassionevole), e successivo DM 

7.9.2017 del 2 dicembre 2017
•	 Legge 94 del 1998 (ex legge Di Bella) che, diversamente dal-

la legge 648, disciplina la prescrizione del farmaco al singolo 
paziente, su base nominale.

In Italia, la legge 279/2001 ha disposto una serie di interventi tra 
cui la realizzazione di una rete nazionale delle malattie rare co-
stituita da Presidi, appositamente individuati dalle Regioni per 
la prevenzione, la sorveglianza, la diagnosi e la terapia.
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Viene stabilito un percorso ben definito che aiuti il paziente non 
solo nella certificazione e nella diagnosi di malattia rara, ma 
che lo guidi fino alla corretta presa in carico sia di natura farma-
cologica che riabilitativa.

Piano Nazionale Malattie Rare
In Italia esiste un Piano Nazionale Malattie Rare e una legislazio-
ne che regolamenta non solo l’accesso ai farmaci orfani e, più in 
generale, ai farmaci per le patologie rare, ma analizza gli aspetti 
più critici dell’assistenza, del monitoraggio, delle banche dati, 
ma soprattutto del percorso diagnostico e assistenziale, senza 
dimenticare il ruolo delle Associazioni. Per le Regioni diventa 
quindi fondamentale costruire un processo di presa in carico di 
questi malati che possa di fatto attuare il piano.

Uno degli aspetti critici in discussione da diverso tempo è l’ot-
timizzazione del governo dei flussi informativi che aiuterebbe 
a semplificare anche la gestione dei pazienti con malattia rara. 
Ecco perché, tra le altre attività su cui si sta lavorando in Regio-
ne Campania, è previsto lo sviluppo di una piattaforma informa-
tica, analoga a quella già in uso nella regione Veneto, che sarà a 
disposizione di tutti gli operatori sanitari, medici e farmacisti. 
L’obiettivo di tale sistema è quello di livellare quelle problemati-
che quotidiane legate al contesto della malattia rara che contri-
buiscono a complicare ulteriormente la gestione della patologia 
dal punto di vista clinico.

Ne ha parlato il dott. Ugo Trama, dirigente presso la Direzione 
Generale per la Tutela della Salute e il Coordinamento del Siste-
ma Sanitario Regionale Politica del farmaco e dispositivi me-

L’ accesso regionale  
ai farmaci per le malattie rare
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dici, Regione Campania durante uno degli eventi del progetto 
PRONTI intitolato “Il farmacista nella gestione delle malattie 
rare: dalla normativa all’erogazione dei farmaci” tenutosi a Na-
poli e realizzato con il supporto educazionale di CSL Behring, 
azienda biotecnologica impegnata nella ricerca e nella produ-
zione di farmaci per le malattie rare, che ha sostenuto l’intero 
progetto PRONTI.

Malattie rare e farmaci orfani, 
l’esempio della regione 
Campania
L’analisi per singola provincia evidenzia che a oggi sono stati in-
dividuati 11 Presidi di riferimento regionali per le malattie rare 
con delibera n. 1362 della Giunta regionale anno 2005. Si tratta 
per lo più di aziende ospedaliere e aziende universitarie dove si 
ha un approccio più competente riguardo alla certificazione di 
queste patologie.

I principali compiti dei Presidi sono: nominare il responsabile 
della certificazione di malattia rara in ciascuna Azienda; certifi-
care lo stato di patologia rara ai fini dell’esenzione, prevenzione, 
sorveglianza, diagnosi e terapia di pazienti con malattie rare.

Riguardo al secondo punto bisogna ricordare che esiste un’esen-
zione dedicata che andrebbe registrata nei flussi informativi ai 
fini di valutare l’impatto della patologia e di strutturare delle 
gare a livello regionale legate proprio alla singola malattia rara.

Inoltre, tale informazione è utile anche nei tavoli regionali a 
livello dei gruppi di lavoro dedicati proprio alle malattie rare e 
per la stesura dei Percorsi Diagnostico Terapeutico Assistenziali 
(PDTA).

In regione Campania sono stati approvati 3 progetti per l’identi-
ficazione e lo sviluppo della rete per le malattie rare, lo sviluppo 
di PDTA e l’attivazione del Registro regionale (Giunta regionale 
Campania Delibera n. 1229 del 2008).

La regione si è impegnata negli anni con programmi operativi, 
includendo sempre un capitolo dedicato proprio alle malattie 
rare che viene sostenuto economicamente con dei fondi vinco-
lati proprio per implementare tutta una serie di iniziative che 
possono sviluppare maggiormente lo sviluppo di questa rete.

L’obiettivo principale del piano per le malattie rare, per la Cam-
pania, è quello di sviluppare una strategia integrata (centrata 
sui bisogni assistenziali della persona e definita con il coinvol-
gimento di tutti i portatori di interesse), globale (tenuto conto 
delle esperienze già maturate e del quadro delle indicazioni na-
zionali ed europee) e di medio periodo.

Altro importante obiettivo è riunire l’expertise multidiscipli-
nare presente in Campania su gruppi e/o singole patologie per 
ottemperare a una serie di azioni già presenti nel primo Piano 
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Regionale Malattie Rare e sua implementazione (DCA 48 del 
27/10/2017-DCA 61 del 05/07/2018).

A questo proposito nel 2017 è stato creato un tavolo tecnico per 
le malattie rare composto da clinici che afferiscono ai centri 
specializzati in malattie rare, dalla direzione generale salute, 
dal servizio farmaceutico regionale. Partecipano al tavolo anche 
due farmaciste di struttura pubblica per strutturare i percorsi e 
livellare le criticità di erogazione e dispensazione dei farmaci.

Registri e centri  
per le malattie rare
Il centro coordinatore malattie rare della regione Campania è 
formato da un customer care con personale per gestire le pro-
blematiche sul territorio, un informatico e uno statistico che 
si occupano di analizzare le criticità che emergono dal registro 
e un’assistente sociale che si occupa delle problematiche so-
cio-sanitarie.

Il registro è un punto di forza del centro e si inserisce in un grup-
po di lavoro interregionale in cui la capofila è la regione Veneto.

In Campania vi è un tavolo tecnico sulle malattie rare il cui 
coordinatore è la dottoressa Antonella Guida: “Questo tavolo è 
nato all’inizio come un tavolo clinico ma ci siamo accorti nel 
tempo che era necessario supportare il paziente anche da altri 
punti di vista diagnostici e assistenziali e anche di tipo sociale 
e lavorativo”.
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 Malattie rare, 
 il progetto “PRONTI” 
 al fianco dei farmacisti 
 ospedalieri 



Corretta informazione sulle malattie rare e formazione dei far-
macisti ospedalieri per orientarsi al meglio e secondo le nor-
mative vigenti nel mondo di queste patologie. Sono questi gli 
obiettivi del progetto “PRONTI” (PROgetto di partNership con i 
FarmacisTi) sostenuto da CSL Behring, azienda biotecnologica 
multinazionale focalizzata su terapie innovative per il tratta-
mento di patologie rare e gravi, disturbi emorragici e deficienze 
immunitarie. 

Il progetto PRONTI nasce per rispondere a una richiesta speci-
fica evidenziata da un’indagine su oltre 400 farmacisti ospeda-
lieri effettuata durante gli ultimi due congressi nazionali della 
SIFO (Società Italiana di Farmacia Ospedaliera e dei Servizi Far-
maceutici delle Aziende Sanitarie).

“L’idea di questo progetto ha preso forma circa due anni fa; la pri-
ma fase del progetto è consistita in incontri face to face con sta-
keholder regionali dai quali sono emersi alcuni bisogni formati-
vi. In un secondo momento, e precisamente durante i congressi 
SIFO, abbiamo distribuito dei questionari che ci hanno aiutato a 
capire che le priorità formative erano focalizzate sul mondo del-
le malattie rare” ha precisato Cesare Pisacane, Regional Access 
Manager presso CSL Behring.

L’analisi è stata subito discussa con SIFO e alla fine del 2018 è 
partita la prima tappa del percorso con un incontro in Tosca-
na a cui sono seguiti diversi altri appuntamenti tra cui quello 
in Campania dal titolo “Il farmacista nella gestione delle ma-

Il progetto PRONTI,  
informazione e formazione  

sulle malattie rare  
per i farmacisti ospedalieri
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lattie rare: dalla normativa all’erogazione dei farmaci” e altri 
sono già in programma. A livello pratico, il progetto PRONTI pre-
vede degli incontri di carattere formativo e di confronto tra gli 
attori direttamente coinvolti nella gestione dei trattamenti e dei 
pazienti. Le giornate sono strutturate in modo da essere molto 
interattive. Gli incontri, oltre ad alcune relazioni frontali, preve-
dono delle sessioni di workshop che promuovono il confronto 
tra le diverse esperienze e la condivisione di buone pratiche.

Nella tappa campana del progetto sono state sviluppate temati-
che quali l’accesso regionale e i modelli di acquisizione dei far-
maci per le malattie rare, considerando il nuovo codice degli ap-
palti, ma anche i registri dei centri per le malattie rare e i PDTA, 
portando dei casi pratici come per esempio quello dell’emofilia.

“I progetti come il PRONTI sono fondamentali perché chiudono 
quello che spesso è il gap di comunicazione tra realtà regionali, 
realtà mediche aziendali e realtà di farmacisti in patologie com-
plesse come l’emofilia, in cui esistono farmaci molto specifici 
che vanno gestiti e situazioni delicate come le emergenze” ha 
commentato Giuseppe Limongelli, direttore Centro Coordina-
mento Malattie Rare-regione Campania.

“La SIFO ha subito colto l’importanza di questo progetto per noi 
farmacisti ospedalieri e territoriali. Questa è una caratteristica 
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della nostra società scientifica che cerca di intercettare i bisogni 
formativi della nostra categoria e di intervenire in questo senso 
in modo da riuscire a capire gli snodi essenziali e le criticità e ad 
apportare le necessarie modifiche all’organizzazione del nostro 
lavoro” ha evidenziato Adriano Vercellone, segretario regiona-
le SIFO Campania.

 “Le malattie rare hanno un impatto sia sulla spesa farmaceu-
tica ma soprattutto sulla qualità di vita dei pazienti. Il progetto 
PRONTI è molto utile soprattutto per far emergere dal confronto 
dei vari colleghi quelli che sono i nodi cruciali da affrontare e da 
risolvere. Le principali criticità sono legate proprio a questioni 
di organizzazione dell’offerta assistenziale che va migliorata, in 
modo che ci sia una presa in carico globale del paziente per es-
sere in grado di assicurargli i farmaci ma anche la migliore mo-
dalità di erogazione dell’assistenza” ha aggiunto Vercellone.

In conclusione, come ha sottolineato Simona Serao Creazzola, 
presidente nazionale SIFO: “Tutti gli attori del sistema sanitario 
devono collaborare mettendo al centro la salute del cittadino; il 
progetto PRONTI è un bell’esempio perché l’azienda si è impe-
gnata a sostenere un discorso di formazione sul territorio spe-
cifico per fare sistema insieme agli operatori sanitari. Questa è 
secondo me una delle chiavi della sostenibilità per consentire 
l’accesso ai farmaci più innovativi e riuscire a ridistribuire le ri-
sorse disponibili.”

Il progetto PRONTI continuerà con appuntamenti lungo tutto lo 
stivale nel corso del 2020 e 2021.
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 Accesso e acquisizione 
 dei farmaci 
 per le malattie rare 



A livello nazionale la normativa DM 279/2001 regola in modo 
abbastanza definito la prevenzione, sorveglianza, diagnosi e te-
rapia delle malattie rare, definendo la rete dei centri accreditati 
per la loro gestione, l’elenco delle malattie rare, i fondi disponi-
bili per i farmaci orfani e l’aggiornamento dei livelli essenziali di 
assistenza (LEA). Sintetizziamo i punti salienti della relazione 
tenuta dal Dott. Fausto Bartolini, Direttore Dipartimento Assi-
stenza Farmaceutica USL Umbria 2 e coordinatore del progetto 
SIFO-FARE per conto della SIFO in occasione dell’incontro “Il far-
macista nella gestione delle malattie rare: dalla normativa all’e-
rogazione dei farmaci” tenutosi a Napoli.

A livello regionale, ogni regione provvede autonomamente in 
termini di adozione o meno della normativa; può o meno avere 
un PDTA e un prontuario dei beni sanitari; ha contratti di forni-
tura, modelli organizzativi e logistici diversi, informatizzazione 
e monitoraggio diversi.

La normativa definisce chiaramente la tipologia dei prodotti e 
le modalità di dispensazione, anche se alcune regioni hanno di-
sposto in modo autonomo se erogare o meno gratuitamente al-
cuni farmaci o altri prodotti utilizzando fondi propri (extra LEA).

“Sussistono a livello nazionale delle problematiche sull’approv-
vigionamento dei farmaci; andrebbe potenziata la rete naziona-
le delle malattie rare con un modello informatico in tutte le re-
gioni perché solo attraverso il monitoraggio delle patologie, delle 
prescrizioni e delle prestazioni sanitarie si può giungere a una 

Modelli di acquisizione  
dei farmaci nelle malattie rare
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corretta programmazione e migliorare la gestione di questi pa-
zienti” ha puntualizzato Ugo Trama, direttore Servizio Farma-
ceutico Regionale-Regione Campania.

È importane ci sia, come per esempio in regione Campania, una 
commissione per l’accesso ai farmaci che interagisce fortemen-
te con la commissione malattie rare, dove la presenza del farma-
cista è un punto di riferimento sia per l’accesso ai farmaci che ai 
dispositivi medici e ad alimenti particolari.

Dal dibattito tra specialisti presenti al corso sono emerse alcune 
criticità nell’ambito dell’acquisizione dei farmaci per le malattie 
rare, prima fra tutte la mancanza di un prontuario, cioè l’elenco 
dei prodotti, per ogni patologia rara.

“Questa carenza condiziona tutto il processo perché c’è un ritar-
do nell’erogazione dei prodotti e il paziente paga la disorganizza-
zione. Bisogna quindi ricomporre tutto il percorso dal principio 
e per ogni malattia rara decidere quali prodotti vanno erogati” ha 
dichiarato Fausto Bartolini, direttore Dipartimento di Assisten-
za Farmaceutica Azienda Usl Umbria 2.

“Oggi ogni regione paga questa mancata programmazione, van-
no rispettati i fabbisogni dei pazienti e le procedure per ottenere 
i farmaci e va inserito un percorso informatizzato per la verifica 
di tutto il processo” ha aggiunto Bartolini.

I prontuari terapeutici
La prescrizione di un farmaco è a sua volta legata alla presenza 
di un prontuario, la determinazione dei contratti di fornitura da 
parte delle aziende sanitarie, l’acquisto e lo stoccaggio nei ma-
gazzini, la dispensazione ai pazienti e il monitoraggio.

Uno dei passaggi fondamentali è quindi l’elaborazione di un pron-
tuario. La regione al momento meglio organizzata è il Veneto che 
è impegnata su questo fronte dal 2009 e ha realizzato un prontua-
rio dei beni sanitari da erogare per le malattie rare. 

Per quanto riguarda le altre regioni, non sempre sono inseriti tutti 
i prodotti per le malattie rare. Manca inoltre una formazione strut-
turata ai prescrittori sul prontuario e sui PDTA.

Riguardo alla prescrizione, vi sono problematiche legate all’assen-
za di informatizzazione, ai differenti piani terapeutici nelle varie 
regioni, al fatto che alcune regioni non prevedono l’erogazione di 
alcuni prodotti, alla mancanza di un collegamento informatizza-
to tra il prescrittore e le farmacie eroganti, oltre all’assenza di un 
confronto sistematico e di trasmissione dei dati di prescrizione.

Se tutti i farmaci sono inseriti nel prontuario: è possibile fare una 
programmazione puntuale e completa di una gara da parte di una 
centrale di committenza e stabillire programmi di fornitura per 
essere in grado di fornire tempestivamente i prodotti ai pazienti.
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Se non tutti i farmaci sono presenti nel prontuario: si verifica una 
assenza di contratti di fornitura e si può procedere soltanto con la 
procedura negoziata prevista dai D.Lgs N 50/2016 e 56/2017; per i 
prodotti senza contratto in urgenza occasionale motivata infun-
gibili e/o esclusivi si procede secondo l’art. 63 comma 2 lettera a e 
b dei suddetti decreti.

Determinazione dei fabbisogni 
quantitativi
La normativa impone il rispetto dell’importo messo a gara e poi, 
associato al contratto e a un CIG (Codice Identificativo Gara), con-
sente di avere una previsione precisa della spesa da sostenere per 
il bilancio aziendale.

Da ottobre 2018, attraverso il codice SIOPE (sistema informativo 
sulle operazioni degli enti pubblici che effettua la rilevazione te-
lematica degli incassi e dei pagamenti di tutte le amministrazio-
ni pubbliche), l’ANAC (Autorità nazionale anticorruzione) potrà 
monitorare i dati della gara e incrociarli con quelli del contratto 
impedendo di eccedere la spesa stabilita. Non saranno più con-
sentiti gli acquisti in economia ma solo a contratto.

Alla luce dell’ingresso sul mercato dei farmaci ad alto costo e del-
la variabilità che può caratterizzare la spesa, spesso è molto diffi-
cile calcolare i fabbisogni: al momento una maggiore flessibilità 
dell’importo messo a gara sfrutta la possibilità di prevedere un +/-
20% nel capitolato a cui probabilmente si ricorrerà (art. 106), so-
prattutto per i farmaci nuovi il cui utilizzo è di difficile program-
mazione particolarmente per l’anno di immissione in commercio.
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Acquisti fuori contratto – 
Procedura negoziata
È una procedura di affidamento in cui le stazioni appaltanti 
consultano gli operatori economici da loro scelti e negoziano 
con uno o più di essi le condizioni dell’appalto. Consente un ac-
quisto diretto motivato per infungibilità e/o esclusività e/o in 
casi eccezionali di urgenza (procedura negoziata senza pubbli-
cazione di un bando, art. 63 co. 2 lettera b).

Secondo le linee guida dell’ANAC, trattandosi di una deroga alla 
regola della gara, nella procedura negoziata senza bando l’infun-
gibilità (non sostituibilità) deve essere accertata in modo rigo-
roso dalla stazione appaltante, non può limitarsi alle dichiara-
zioni presentate dal fornitore e deve verificare l’impossibilità a 
ricorrere a fornitori o soluzioni alternativi. L’esigenza deve esse-
re pubblicata sul sito e, se non ci sono obiezioni entro 15 giorni, 
il prodotto può essere ritenuto infungibile.

Farmaci biologici 
La legge finanziaria 2017 (L. 232 dic 2016) prevede che, in caso 
di scadenza di brevetto di un farmaco biologico durante il perio-
do di validità del contratto di fornitura, l’ente appaltante entro 
60 giorni dall’immissione in commercio di uno o più biosimila-
ri, apra il confronto concorrenziale tra questi e il farmaco origi-
natore di riferimento.
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Quando i medicinali con lo stesso principio attivo sono più di 3

Obbligo di accordo quadro con quote prestabilite ripartite tra i 
primi classificati. Quelli fuori in graduatoria saranno difficil-
mente acquistabili se non per motivi assistenziali (patologie 
specifiche, popolazioni particolari ecc.) o di carenze di farmaco.

Quando i medicinali con lo stesso principio attivo sono fino a 3

Si può applicare qualsiasi procedura di gara (accordo quadro 
senza quote o procedura aperta). Nel primo caso si acquista a 
partire dal primo classificato, con la possibilità di ricorrere agli 
altri aggiudicatari della procedura di gara dietro specifica moti-
vazione:
•	 continuità terapeutica
•	 documentata inefficacia terapeutica di uno specifico prodot-

to farmaceutico
•	 caratteristiche dei pazienti (es. intolleranza o ipersensibilità 

a specifici eccipienti/conservanti)

Accordo quadro misto
Per prodotti con caratteristiche tecniche diverse, una parte del 
fabbisogno per quote garantite ai primi due classificati nella 
graduatoria di gare e l’altra parte libera sulla base di specifiche 
motivazioni del clinico utilizzatore da riportare nel capitolato di 
gara.

Questo garantisce la competizione e la possibilità del clinico di 
scegliere sulla base di specifiche motivazioni tecnico/cliniche. 
Inoltre obbliga il clinico a provare prodotti non utilizzati prima e 
a verificarne le caratteristiche tecnico/cliniche.

Per i farmaci: prezzo base d’asta, garantire una quota (pari alme-
no al 50-60% con +/- 50%) al primo e per la restante quota si può 
ricorrere al secondo e al terzo (e oltre, legge 232/2016) purché il 
prezzo rientri all’interno di un determinato range.
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 Il Registro 
 dei Centri Malattie Rare, 
 dalla realtà europea 
 a quella campana 



La situazione in Europa
Le malattie rare affliggono tra 27 e 36 milioni di pazienti in Eu-
ropa, particolarmente isolati e vulnerabili e dei quali circa il 75% 
sono bambini.

Si stima che un medico veda meno di 1 caso ogni anno nella sua 
pratica clinica, motivo per cui l’esperienza è molto bassa e gli 
stessi medici di famiglia e i pediatri hanno difficoltà a ricono-
scere e indirizzare questi pazienti. Di conseguenza i pazienti 
passano sovente da uno specialista all’altro senza che vi sia una 
chiara presa in carico, con trattamenti incerti e spesso non di-
sponibili, associati a costi anche molto elevati e alla mancanza 
di strutture di supporto.

Sin dagli anni 2000 l’Europa si è occupata di questa problemati-
ca, comprendendo che senza una organizzazione non era possi-
bile rispondere a questo problema. 

Dal 2000 a oggi sono nati una serie di piani nazionali per le ma-
lattie rare in tutti gli Stati membri. È stato fatto un percorso per 
creare gli European Reference Network (ERN), delle piattaforme 
che interconnettono i centri di eccellenza o di competenza di 
ogni stato membro per macro-gruppi di malattie rare al fine di 
condividere casi ed esperienze.

Il Registro dei Centri  
malattie rare.  
L’esperienza  

della regione Campania
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La situazione in Italia
Come abbiamo già visto, la legge 279 del 2001 per la prima volta 
ha attivato una Rete nazionale dedicata alle malattie rare e una 
Rete regionale per sviluppare azioni di prevenzione, attivare la 
sorveglianza, migliorare gli interventi volti alla diagnosi e alla 
terapia e promuovere l’informazione e la formazione.

A livello nazionale la legge ha riconosciuto 284 patologie rare 
(su un totale di 5/8mila) racchiuse in 47 gruppi, anche se poi al-
cune regioni ne riconoscono un numero più ampio.

È stato istituito un Registro nazionale delle Malattie Rare ed è 
stata prevista l’adozione di criteri di appropriatezza ed efficacia 
per la prescrizione delle prestazioni, a partire dall’elaborazione 
di Protocolli (PDTA) da parte dei Presidi e/o dei Centri Interre-
gionali.

Un ulteriore passo avanti è rappresentato dal Piano nazionale 
malattie rare istituito negli anni 2013-2016, con obiettivi di ri-
cerca, formazione, informazione e prevenzione e che è stato poi 
traslato nelle varie regioni e, in ultimo, dal DPCM 2017 (Decreto 
del Presidente del Consiglio dei Ministri) che ha aggiornato i li-
velli essenziali di assistenza (LEA) e integrato il numero di pato-
logie che godono di esenzione, portandole a 453.

La situazione in Campania
Nella regione Campania grande merito per quanto è stato fatto 
si deve all’operato del Prof. Generoso Andria, che negli ultimi 
15-20 anni può essere considerato il padre delle Malattie Rare.

Insieme al governo regionale ha istituito un gruppo tecnico indi-
viduando tutti i Presidi che oggi si occupano di queste patologie, 
ha creato il primo centro di coordinamento collegato a un grup-
po di regioni con il Veneto come capofila, il cosiddetto gruppo 
dell’Area Vasta, oltre ad aver identificato i centri che potessero 
avere un ruolo a livello europeo.

La vera svolta c’è stata negli ultimi anni quando è stato trasla-
to il piano nazionale nel decreto 48/2017 e sono stati realizzati 
il primo Piano Regionale Malattie Rare e il Documento Percorso 
Diagnostico Assistenziale del paziente con tali patologie.

A inizio 2018 è stato creato il Centro di coordinamento malattie 
rare in Campania con la funzione essenzialmente di risolvere le 
problematiche dei medici, dei farmacisti, delle ASL, dei Presidi, 
dei pazienti e delle associazioni.

In Campania ci sono 12 centri membri delle ERN che hanno su-
perato un vaglio regionale, ministeriale ed europeo, riconosciuti 
a livello europeo per la loro capacità di assistenza al malato raro 
attraverso il rispetto di una serie di criteri stringenti.

Nel 2018 si è lavorato per creare una mappa dell’assistenza per 
le malattie rare, una mappa delle associazioni e una mappa del-
la ricerca. 
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I prossimi obiettivi sono una implementazione del decreto 48 at-
traverso la costruzione di una rete di 50 unità funzionali inseri-
te in un network aziendale/interaziendale e che sfrutti i sistemi 
di telemedicina, la revisione del registro con 4 nuovi certificato-
ri attivi, la creazione di 3 PDTA e 2 ambulatori di transizione, il 
censimento delle associazioni di ricerca, attività di formazione 
attraverso la realizzazione di un evento regionale e di un evento 
ASL all’anno, attività di informazione tramite materiale infor-
mativo e sito web e implementazione della prevenzione (scree-
ning metabolico/genetico).

In aggiunta ai punti contemplati nel Piano regionale, sono stati 
inseriti come obiettivi anche realizzare una Rete di emergenze e 
intervenire sui farmaci, in particolare in merito alle problemati-
che legate ai farmaci orfani e di fascia C.

Registro Malattie Rare  
Regione Campania
Ad esso si collegano tutti i Presidi e permette di certificare il pa-
ziente. Realizzato all’interno di una rete protetta, consente l’ac-
cesso come amministratore, come certificatore o come medico 
operante a livello delle ASL. In tutti e tre i casi è possibile fare 
nuovi certificati, consultare il proprio database di certificati e 
segnalare malattie che non sono presenti nell’elenco LEA, con 
una utilità importante anche a livello ministeriale.

Novità dal Tavolo tecnico  
malattie rare  

della Regione Campania
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Dalla sua creazione, nel periodo 2011-2018 in Campania sono 
stati emessi quasi 22mila certificati per un totale di circa 20mila 
pazienti. Dal confronto con i registri di altre regioni emergono 
comunque delle criticità, principalmente legate a una diagno-
si inferiore delle malattie rare nel territorio campano, che deve 
essere analizzata e risolta: nel 2017 la prevalenza di malati rari 
certificati risultava infatti dello 0,29%, mentre in Puglia nel 2016 
era dello 0,53% e in Lombardia nel 2012 dello 0,46%.

28 February

for Rare Disease Day 2019
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 PDTA nella gestione 
 delle malattie rare. 
 Focus emofilia 



Realizzare un percorso diagnostico terapeutico assistenziale 
(PDTA) è molto complesso perché si parte da una ricerca di tutte 
le esigenze e i bisogni del paziente, che vanno dalla necessità di 
una diagnosi alla presa in carico da parte del sistema sanitario e 
al follow-up, cercando di trovare la massima efficacia delle cure 
ottimizzando, al contempo, l’efficienza del percorso stesso. Delle 
caratteristiche che deve avere un PDTA e della corretta presa in 
carico del paziente ne ha parlato il dott. Giuseppe Limongelli, 
direttore Centro Coordinamento Malattie Rare in occasione 
dell’evento “Il farmacista nella gestione delle malattie rare: dal-
la normativa all’erogazione dei farmaci”.

Il processo di definizione di un PDTA prevede diversi passaggi 
che vanno affrontati e gestiti. Per fare questo la regione Campa-
nia ha emesso il decreto 32 che è un vero e proprio documen-
to tecnico di indirizzo sulla metodologia di stesura dei PDTA in 
tale regione. Nel decreto è presente una check-list con una serie 
di punti che vanno rispettati dal momento in cui si comincia a 
pensare alla costruzione di un PDTA, in modo da garantire una 
certa omogeneità livello regionale.

I PDTA sono un elemento essenziale per la gestione delle malat-
tie rare e per l’applicazione partica dei servizi di cura previsti 
nei LEA (livelli essenziali di assistenza)

“La regione Campania dallo scorso anno ha costruito dei gruppi 
di lavoro per patologie o per macrogruppi di patologie identifi-
cando una serie di necessità. Sono state create delle “unità di 

L’importanza del PDTA 
nella gestione delle malattie rare: 

l’esempio dell’emofilia
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eccellenza” per costruire questi percorsi che sono già presenti a 
livello aziendale ma che devono essere traslati a livello regiona-
le con un’organizzazione precisa con indicatori e soglie di realiz-
zazione” ha sottolineato Limongelli.

L’emofilia può essere considerata un buon modello di imple-
mentazione di un PDTA per una patologia cronica, anche sulla 
base delle recenti esperienze in altre regioni.

Si tratta di una patologia molto impattante dovuta a carenza 
congenita o acquisita dei fattori della coagulazione. Gli episodi 
emorragici rappresentano la principale manifestazione dell’e-
mofilia e si possono presentare in diverse sedi in base all’età e 
alla gravità della malattia, ma in genere colpiscono più frequen-
temente le articolazioni. Se non adeguatamente trattati fin da 
bambini, gli emartri ricorrenti possono causare gravi disabilità 
fino a richiedere la necessità di interventi di protesi articolare.

Le sfide attuali nella gestione del paziente con emofilia riguar-
dano: pazienti anziani, comorbidità, difficoltà nella presa in ca-
rico della cronicità, necessità di un approccio multidisciplinare 
e difficoltà legate a una sempre minore disponibilità di risorse.

Per realizzare un PDTA è necessario definire una serie di passag-
gi e strutturare un’organizzazione a rete che permetta una presa 
in carico integrata e mutidisciplinare. Al fine di garantire un’a-
deguata implementazione, infine, bisogna definire degli stan-
dard per i centri di riferimento e identificare degli indicatori di 
processo e di esito per ognuno dei passaggi che vengono stabili-
ti. Questo serve a decisori, clinici e farmacisti a individuare le 
problematiche e i punti di forza del sistema in modo da rispon-
dere con scelte informate a esigenze di cura e di sostenibilità.

La Campania ha partecipato con l’Università Federico II di Na-
poli, precisamente con il centro emofilia del prof. Giovanni Di 
Minno, a uno studio che ha analizzato tre modelli organizzativi 
di tre centri diversi (gli altri due centri erano il Policlinico di Mi-
lano e il Policlinico Gemelli di Roma) e che ha valutato la presa 
in carico del paziente emofilico attraverso un PDTA.

Il progetto è stato sviluppato dal CERISMAS (Centro di Ricerca 
dell’Università Cattolica di Milano) in collaborazione con CSL 
Behring.

Sono stati individuati e descritti 8 patient profile tipo in base 
alla gravità della malattia (grave, moderata o lieve, con o senza 
inibitore) e alle caratteristiche del paziente. Sono stati quindi 
definiti dei percorsi diagnostico terapeutico assistenziali per 
ogni tipologia di paziente e i vari specialisti che devono inter-
facciarsi in un’ottica multidisciplinare. È stata eseguita anche 
un’analisi dei costi che ha fatto emergere come il consumo di 
risorse sanitarie (escluso il farmaco) possa variare in base al 
profilo del paziente. Infine sono stati stabiliti degli indicatori di 
esito sia clinico che economico. 
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Caratteristiche strutturali 
e organizzative 
del centro di competenza, 
quale il modello migliore?
Dall’analisi dei dati raccolti nell’ambito di questo progetto, 
emerge che essenzialmente esistono 3 modelli: il primo che pre-
vede la concentrazione di tutti i servizi di assistenza per tutti i 
pazienti in un unico ospedale (Comprehensive Care Center). Il 
secondo modello è quello Hub&Spoke, in cui vi è un centro Hub 
di diagnosi e di presa in carico e dei centri satellite che si occu-
pano della fase assistenziale sul territorio; questo è il modello 
campano che ha riconosciuto come centro Hub il Centro Emo-
filia dell’Università Federico II con il prof. Giovanni Di Minno 
come esperto regionale, supportato da altri due centri (S. Gio-
vanni Bosco della ASL NA 1 e Vallo della Lucania) che collabo-
rano direttamente con il centro Hub per diagnosi e terapia. Sul 
territorio, sono invece presenti dei centri Spoke (Santobono Na-
poli, Rummo Benevento, Moscati Avellino, S. Sebastiano Caser-
ta), che hanno il compito di: follow up, gestione delle emergen-
ze, formazione del paziente per l’autoinfusione.

Il terzo modello (CCN-Comprehensive Care Network), quello più 
complesso, prevede una combinazione degli approcci preceden-
ti con un centro che fa da coordinamento e poi dei centri legati 
tra di loro con un modello Hub&Spoke diffusi sul territorio.
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Presa in carico del paziente 
emofilico
La definizione dei percorsi di presa in carico deve essere fatta 
considerando i diversi patient profile poiché è necessario iden-
tificare tutte le attività e le prestazioni necessarie a seconda 
delle caratteristiche del paziente.

Con i tre centri coinvolti nel progetto sono stati identificati 8 pa-
tient profile, che hanno poi costituito la base per le successive 
fasi del progetto, descritti di seguito:
1.	 PUPs con storia familiare nota
2.	 PUPs con storia familiare ignota
3.	 Pediatrico, grave, inibitore positivo
4.	 Pediatrico, lieve, inibitore negativo
5.	 Pediatrico, moderato, inibitore negativo
6.	 Adulto, grave, moderato e lieve, inibitore positivo, artropatia, 

co-infezioni
7.	 Adulto, grave e moderato, inibitore negativo
8.	 Adulto, lieve, inibitore negativo

La divisione in base al fenotipo del paziente è fondamentale per-
ché l’organizzazione delle visite e la tipologia di esami clinici è 
diversa dal bambino all’adulto, come lo sono anche tempi e costi.

Il ruolo del Case manager
Sempre nell’ambito del confronto tra i tre centri emofilia, è 
emersa una figura di riferimento: il case manager. Si tratta di un 
infermiere al quale è possibile delegare una serie di compiti e 
responsabilità tra le quali:
•	 la gestione delle Malattie Emorragiche Congenite (MEC)
•	 Il coordinamento dell’erogazione delle cure (integrator/pro-

cess owner)
•	 L’educazione di pazienti e familiari (e.g. autoinfusioni dei far-

maci, riconoscimento dei sanguinamenti)
•	 Essere il primo contatto per i pazienti con problemi acuti o 

richiedere un follow-up
•	 Essere in grado di valutare i pazienti e di gestire le fasi iniziali 

del trattamento

Per poter essere adeguatamente preparato a svolgere al meglio 
le mansioni, è necessario che tale figura svolga un corso di for-
mazione.

Gestione delle emergenze 
sul territorio
Ad oggi non esiste una regola da seguire per gestire le emergenze
sul territorio ma è in essere un progetto con l’Istituto Superiore 
di Sanità per creare un segnale di riconoscimento come un brac-
cialetto USB o delle CARD. Nel progetto rientra anche la definizio-
ne di sistemi di teleconsulto o telemedicina, che possono essere 
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fondamentali nel modello Hub&Spoke, fino alla gestione dei far-
maci attraverso il sistema regionale delle emergenze/urgenze e 
alla cartella clinica informatizzata condivisa tra i vari centri.

Distribuzione farmaci
Per quanto concerne la distribuzione dei farmaci ci sono 3 pos-
sibilità: a livello di farmacia ospedaliera, nelle farmacie esterne 
e la consegna a domicilio.

Team multidisciplinari
È fondamentale la collaborazione di più figure professionali nel-
la gestione del paziente emofilico e quindi all’interno del PDTA 
(ematologo, infermiere, case manager, ortopedico, esperto psi-
co-sociale, specialisti di laboratorio). Questi specialisti condi-
vidono il ragionamento clinico e i risultati delle varie visite. È 
importante anche la creazione di ambulatori multidisciplinari 
e la possibilità ai fini organizzativi di avere agende condivise e 
sistemi operativi di raccordo tra i vari professionisti.
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 Progetti a supporto 
 dei pazienti 
 con malattie rare 



Punto di vista 
delle associazioni e ruolo 
del farmacista ospedaliero
L’emergenza COVID-19 ha messo a dura prova tutto il sistema sa-
nitario nazionale. L’impatto sui pazienti, soprattutto quelli con 
malattie rare come l’emofilia, è stato notevole sia a livello fisico 
per l’impossibilità a muoversi e a svolgere la fisioterapia o le vi-
site e le cure programmate che a livello psicologico, sapere della 
circolazione di un microrganismo che colpisce soprattutto chi 
ha comorbidità è decisamente pesante da sostenere. Molte fun-
zioni del SSN si sono dovute riorganizzare per venire incontro 
alle esigenze dei pazienti e dei medici a vario titolo impegnati 
nel supportare l’emergenza. Anche le aziende del farmaco han-
no contribuito con vari progetti ad agevolare da un lato farmaci-
sti e clinici e dall’altro pazienti e famiglie.

“In questo momento i pazienti hanno molto paura perché sicura-
mente avere già una patologia, una malattia rara in un momen-
to in cui questo virus così virulento arriva nelle loro vite non fa 
stare tranquilli anche dopo gli esiti che potrebbero esserci dopo 
aver preso questa ulteriore patologia” ha commentato Annalisa 
Scopinaro, presidente di UNIAMO. 

I pazienti hanno bisogno di informazioni corrette e concrete che 
gli diano sicurezza in quello che fanno.

“Come UNIAMO abbiamo realizzato un questionario con l’Istituto 
Superiore di Sanità che ci ha evidenziato quanto sia necessario 
intanto un’informazione dettagliata e poi la sicurezza della som-
ministrazione delle terapie perché moltissimi pazienti hanno 
evidenziato di aver rinunciato alle terapie proprio perché hanno 
paura di andare in ospedale. Questo è un dato di fatto che emerge 
in maniera abbastanza drammatica” ha aggiunto Scopinaro.

Per tale motivo sono stati pensati degli strumenti che potessero col-
legare pazienti, farmacisti ospedalieri e clinici in totale sicurezza.

Annalisa Scopinaro
Clicca qui per ascoltare 

l’audiointervista
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“Spostare a domicilio i prelievi ematici o proprio le terapie, an-
che grazie al supporto delle aziende del farmaco, è fondamen-
tale sia in tempo di crisi Covid-19 per evitare contagi e una so-
vrapposizione con reparti che possono essere anche pericolosi 
per il paziente, ma anche per la vita quotidiana. Questo perché 
l’impatto di doversi recare in ospedale negli orari stabiliti rispet-
to a qualcosa che può essere fatto al proprio domicilio con degli 
orari scelti e quindi non così impattante sulla propria vita, è as-
solutamente diverso” ha precisato Scopinaro.

In questo momento di emergenza dovuto alla pandemia da coro-
navirus c’è stato un cambio nell’organizzazione dell’attività svol-
ta dai farmacisti ospedalieri la cui figura sta assumendo un ruolo 
primario per andare incontro alle esigenze di pazienti e medici.

“Siamo sempre più l’interfaccia tra il clinico e il paziente fornen-
do un servizio di assistenza telefonica dalle 9 alle 19 e cercando 
di conciliare le esigenze del paziente e del clinico. Verifichiamo 
con il clinico la necessità di continuare la terapia e di conse-
guenza attiviamo la consegna a domicilio attraverso la collabo-
razione della protezione civile, della misericordia, delle varie 
associazioni di volontariato e anche dei sindaci dei vari paesi” 
ha spiegato il dott. Fiorenzo Santoleri, Farmacista Ospedaliero 
presso la ASL Pescara.

“Quasi la totalità delle ditte farmaceutiche che forniscono far-
maci negli ospedali hanno offerto servizi per la consegna a domi-
cilio e stiamo valutando di utilizzare questi strumenti metten-
doli a sistema in un processo ben organizzato e standardizzato 
andando a ridurre gli spostamenti dei pazienti quindi a favorire 
il percorso del paziente soprattutto se affetto da malattia rara, il 
paziente che fa terapia cronica e che ad esempio necessità di ar-
rivare in ospedale solo per la prescrizione del farmaco. Per tale 
motivo stiamo lavorando a un progetto di messa a disposizione 
di una rete che si basa sulla creazione di un software e una app 
da dare al paziente con l’obiettivo di fornire uno strumento per 
monitorare le terapie, dare un feedback al clinico ed intervenire 
attraverso la consegna a domicilio quando realmente il paziente 
necessita della consegna del farmaco.” ha evidenziato Santoleri.

dott. Fiorenzo Santoleri
Clicca qui per ascoltare 

l’audiointervista
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Avere il farmaco a disposizione consegnato presso il proprio do-
micilio e poter decidere quando somministrarlo in accordo con i 
propri impegni è una condizione molto apprezzata dai pazienti.

“È fondamentale essere autonomi anche nelle terapie anche se 
all’inizio il personale specializzato è necessario per poter pren-
dere dimestichezza con la somministrazione di alcune di esse.

Sappiamo che alcune terapie una volta somministrate danno 
un periodo di debolezza e ci vuole un tempo di ripresa quindi 
poter fare la terapia ad esempio il venerdì sera anziché il lunedì 
mattina, come si può facilmente immaginare, ha un impatto to-
talmente diverso anche sulla vita quotidiana” ha aggiunto Sco-
pinaro.

Anche la fisioterapia viene offerta come servizio domiciliare, in 
tal modo il paziente evita di sostare in sala d’aspetto nell’attesa 
del proprio turno o di dover ritornare per problemi inaspettati 
del fisioterapista o impegnative non più valide.

“Io credo che così come si possano attivare telemedicina e tele-
assistenza, tanto più si possa pensare a spostare definitivamen-
te a casa queste terapie domiciliari che AIFA prevede solo per il 
periodo attuale dell’emergenza ma che secondo tutta la comu-
nità dei paziente e secondo noi, devono definitivamente essere 
spostate a casa, in sicurezza e su prescrizione dei centri di spe-
cializzazione” ha precisato Scopinaro.

Anche secondo i farmacisti ospedalieri i servizi attivati e i pro-
getti che stanno partendo oggi dovrebbero rimanere utilizzabili 
post emergenza Covid-19.

“Il nostro obiettivo è quello di realizzare un progetto che rimanga 
nel pubblico e fruibile da tutti i pazienti ma che ad oggi necessi-
ta di una partnership forte con il privato interessato a migliorare 
il percorso del paziente. Vorremmo proporre un percorso virtuo-
so che poi migliori anche la qualità di vita dei pazienti e rafforzi 
questa collaborazione tra paziente, farmacista clinico e sistema 
sanitario” ha sottolineato Santoleri. 

Il mondo soprattutto in ambito sanitario sta cambiando in epo-
ca Covid-19 ma molti di questi cambiamenti potrebbero rendere 
la vita migliore anche in situazioni normali che è in conclusione 
quello a cui auspicano sia i pazienti che farmacisti ospedalieri 
e clinici.
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 CSL Behring, 
 ascolto e supporto 
 per pazienti 
 e personale sanitario 



CSL Behring è una multinazionale leader nel settore delle bio-
tecnologie. La sua attenzione è rivolta non solo alla ricerca e 
sviluppo di farmaci innovativi nel campo delle malattie rare 
ma anche su fronti che puntano al miglioramento della qualità 
della vita attraverso servizi mirati al supporto dei pazienti e del 
servizio sanitario.

“Noi prendiamo molto sul serio la Value Based Health Care. Al 
giorno d’oggi non basta più proporre una soluzione terapeutica 
efficace e sicura ma bisogna fare la differenza attraverso servizi 
che portino valore aggiunto all’intera società. Il punto di parten-
za è l’ascolto della voce dei pazienti che ci permette di capire 
quali siano i bisogni effettivi, pratici. Dall’ascolto nascono le ri-
sposte ai bisogni che emergono nelle diverse situazioni, incluse 
quelle di criticità e difficilmente prevedibili e, quindi, i servizi, 
i più aderenti possibile alle necessità espresse. Si direbbe, un 
processo bottom-up. Con questo approccio sono stati concepiti 
i nostri Patient Support Programs” ha dichiarato il dottor Oliver 
Schmitt, Amministratore Delegato di CSL Behring.

CSL Behring ha negli anni messo a disposizione diversi servizi 
a supporto dei pazienti e del sistema sanitario tra cui i prelie-
vi ematici a domicilio in emofilia per la determinazione della 
curva farmacocinetica, il training agli operatori sanitari per il 
settaggio dei devices utili per la somministrazione delle immu-
noglobuline per uso sottocutaneo o il training rivolto ai pazienti 
e ai loro caregivers per l’auto-infusione. Questi servizi non solo 
facilitano la domiciliazione delle terapie ma permettono anche 
un miglioramento dell’aderenza terapeutica e un risparmio di 
costi e di tempo.

Questi servizi sono attivi su tutto il territorio nazionale e, sep-
pur differenziati secondo i bisogni, su tutte le aree terapeutiche 
su cui l’azienda lavora.

“In epoca Covid-19 abbiamo articolato ulteriormente il nostro 
supporto prevedendo la consegna dei farmaci al domicilio dei 
pazienti. Anche questo servizio è diffuso su tutto il territorio na-
zionale e lo garantiamo senz’altro per tutto il periodo di emer-
genza. Al momento tale servizio è previsto fino al mese di set-

Dottor Oliver Schmitt
Clicca qui per ascoltare 

l’audiointervista
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tembre ma siamo pronti a valutare la sua estensione temporale 
soprattutto per le situazioni più gravi. Abbiamo a cuore la salute 
dei nostri pazienti e vogliamo aiutare sia i pazienti che i medici 
a gestire al meglio questa situazione straordinaria” ha aggiunto 
Schmitt.

In ambito di ricerca CSL Behring in questo periodo emergenziale 
si è unita ad altri leader mondiali nel settore dei plasmaderivati 
per formare la “CoVIg-19 Plasma Alliance”, una collaborazione 
industriale senza precedenti che ha l’obiettivo di sviluppare e 
mettere a disposizione una terapia a base di immunoglobulina 
iperimmune policlonale per il trattamento di pazienti con gravi 
complicazioni da Covid-19. 

“Dobbiamo considerare che il risultato di questa collaborazione 
sarà messo a disposizione senza alcun guadagno da parte delle 
aziende. Inoltre, stiamo anche collaborando con SAB Biothera-
peutics, una società biofarmaceutica, per avanzare nella ricer-
ca e nella produzione di una nuova immunoterapia mirata a CO-
VID-19” ha precisato Schmitt.

“Nonostante il distanziamento sociale, l’azienda sta continuan-
do a garantire la fornitura di farmaci, ad ascoltare i bisogni dei 
nostri intrlocutori e a migliorare l’offerta dei nostri servizi. In-
somma, cerchiamo di essere presenti e di farci sentire, con modi 
nuovi, il più vicino possibile a pazienti, medici, infermieri e far-
macisti. Il distanziamento sociale è necessario ma la vicinanza 
si può esprimere in molti modi. Colgo l’occasione per ringraziare 
tutti gli operatori sanitari per l’enorme sforzo che hanno profuso 
e che continuano a profondere per farci uscire quanto prima da 
questa difficile situazione.
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