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Il 30 e 31 marzo 2023 si è svolto a 
Roma il primo Forum dedicato alle 
Politiche Farmaceutiche Regionali, 
dal titolo “Riflessioni e proposte per 
condividere gli strumenti di gover-
nance dell’assistenza farmaceutica 
regionale”. Il presente articolo illustra 
i risultati del Gruppo di Lavoro (GdL), 
coordinato dagli autori del presen-
te scritto, che ha affrontato il tema 
dell’accesso regionale ai farmaci per 
le malattie rare.
Nell’inquadrare le politiche di acces-
so ai farmaci a designazione orfana 
a livello nazionale, il GdL ha rilevato 
che, nonostante l’introduzione di un 
percorso accelerato per la negozia-
zione di Prezzo & Rimborso dei far-
maci orfani, i tempi di chiusura delle 
contrattazioni tra AIFA e Industria 
sono più lunghi per gli orfani. 
La ricerca del progetto Explorare 
2023 (periodo ottobre 2018 – aprile 
2022) ha infatti evidenziato che, con-
frontando le tempistiche dei farma-
ci per malattie rare (FMR) con quelle 
dei farmaci per malattie NON rare 

(FMnR), si osserva che il tempo me-
diano totale di valutazione dei FMR 
risulta essere stato del 18% più lun-
go rispetto al tempo impiegato per 
i FMnR. Nello specifico il tempo dei 
FMR è stato di 479 giorni (min 270 e 
max 877) e di 405 giorni (min 306 e 
max 756) per i FMnR (Fig. 1).
Ciononostante i dati del progetto 
WAIT di IQVIA, supportato dalla Eu-
ropean Federation of the Pharma-
ceutical Industry Association (EFPIA), 
mostrano come l’Italia sia seconda in 
Europa dopo la Germania per farma-
ci orfani rimborsati (82% degli orfani 
approvati tra il 2018 ed il 2021 sono 
rimborsati in Italia contro una media 
europea del 39%, fortemente con-

dizionata dai Paesi dell’Est Europa), 
con tempi di approvazione al rimbor-
so più ridotti rispetto a Francia e Spa-
gna e diversi altri Paesi Europei. 
Con riferimento all’accesso regionale 
di farmaci orfani rimborsabili (Fascia 
A/H), i tempi e le modalità di acces-
so nelle singole regioni ai farmaci per 
malattie rare non differiscono sen-
sibilmente rispetto a quanto accade 
per tutti gli altri farmaci ma i tempi di 
accesso regionale per gli orfani sono 
spesso più dilatati, anche a causa del 
frequente costo unitario elevato, che 
viene percepito dalle direzioni ospe-
daliere e dai prescrittori in modo più 
critico. 
Il Rapporto dell’Osservatorio sui Far-
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Durata mediana dei 6 passaggi della procedura
negoziale AIFA tra FMR e FMnRfig. 1
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maci Orfani ha rilevato che, a fronte di 
una tendenziale riduzione dei tempi 
tra approvazione AIFA e disponibilità 
regionale, persiste una forte variabili-

tà interregionale, con tempi più rapidi 
nelle regioni del nord: le regioni che 
impiegano tempi più lunghi rispetto 
alla media nazionale sono il Molise, la 
Valle d’Aosta, la Provincia autonoma di 
Trento e la Basilicata, alle quali è asso-
ciato anche il minor numero di farmaci 
movimentati; le regioni che impiegano 
minor tempo, con una mediana al di 
sotto dei 6 mesi sono Sicilia, Campa-
nia, Piemonte, Liguria, Veneto, Friuli 
Venezia Giulia, Lazio e Lombardia, alle 
quali si associa il numero dei farmaci 
orfani movimentati più alto.

Nel periodo di riferimento 2016 -2021 
il tasso di disponibilità regionale dei 
farmaci orfani va dal 16% della Valle 
d’Aosta (forse i pazienti si riferisco-
no alle strutture sanitarie di regioni 
limitrofe, come il Piemonte. NDR) al 
91% della Lombardia. La mediana 
del tempo di commercializzazione in 
giorni dopo pubblicazione in Gazzetta 
Ufficiale (cioè il tempo dalla data di 
trasmissione in Gazzetta Ufficiale, e 
quindi conclusione del procedimento, 
alla prima data di movimentazione del 
farmaco orfano all’interno di ciascuna 

A fronte di una tendenziale 
riduzione dei tempi tra 
approvazione AIFA e 
disponibilità regionale persiste 
una forte variabilità tra le 
diverse regioni

tab. 1 Mediana del tempo di commercializzazione in giorni dopo pubblicazione in GU (ordine decrescente) 

Codice 
Istat

Regione N Tasso di 
disponibilità

Media MInimo 1° quartile Mediana 3°quartile Massimo Deviazione  
standard

140 Molise 15 28% 422,9 14 106 455 615 1082 322,4

20 Valle d’Aosta 7 13% 531,1 106 282 372 508 1679 521,4

42 PA Trento 20 37% 240,6 -533 40 215 353 1377 382,9

170 Basilicata 23 43% 143,3 -1059 89 167 219 768 309,1

41 PA Bolzano 27 50% 184,5 -594 34 161 323 860 325,1

200 Sardegna 33 61% 211,0 -876 84 145 338 876 371,4

180 Calabria 37 69% 149,9 -1393 57 137 332 747 389,6

100 Umbria 33 61% 171,1 -341 53 137 318 707 230,5

110 Marche 34 63% 153,6 -615 56 124 243 983 279,0

130 Abruzzo 37 69% 202,8 -737 70 115 246 1762 376,9

000 Italia 54 100% 123,2 -1638 51 113 227 1762 349,7
80 Emilia R 47 87% 52,6 -1638 23 112 188 707 354,6

160 Puglia 43 80% 82,1 -785 39 109 168 1062 322,6

90 Toscana 44 81% 49,9 -1301 47 109 178 677 367,8

190 Sicilia 40 74% 123,1 -564 54 109 209 728 270,4

150 Campania 44 81% 78,2 -1212 36 100 211 1336 366,1

10 Piemonte 42 78% 68,1 -1424 53 98 207 738 354,2

70 Liguria 36 67% 165,2 -524 52 93 216 1640 374,1

50 Veneto 47 87% 71,4 -1151 37 92 169 1030 331,3

60 Friuli VG 40 74% 77,1 -1424 27 91 198 1437 451,1

120 Lazio 44 81% 89,1 -585 55 88 154 810 252,4

30 Lombardia 49 91% 33,5 -1424 30 76 151 757 332,4

OSSFOR Osservatorio Farmaci Orfani 2023 (periodo di riferimento 2016-2021)
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regione) parte dai 76 giorni della Lom-
bardia per finire ai 455 giorni del Moli-
se, con un valore nazionale di 113 giorni 
(Tab. 1).
Con riferimento ai farmaci in Fascia 
C, ovvero i farmaci non rimborsati dal 
SSN, le eventuali coperture devono 
avvenire con fondi propri regionali. 
Le regioni in Piano di Rientro (PdR) 
non possono autorizzarne il rimborso 
tout court, ma per i pazienti affetti da 
malattia rara la copertura è possibi-
le solo previa richiesta nominale alla 
ASL di residenza del paziente, se il 
trattamento è ritenuto indispensabile 
ed insostituibile dal clinico del Centro 
di riferimento per la diagnosi e cura 
della malattia rara di cui è affetto. Le 
differenze interregionali sulla coper-
tura di farmaci in Fascia C e formu-
lazioni galeniche per pazienti affetti 
da malattie rare sono estremamente 
rilevanti.

Il GdL ha inoltre segnalato due proble-
matiche specifiche:
n spesso sono presenti farmaci or-

fani che presentano alcune confe-
zioni o formulazioni rimborsate ed 
altre in Fascia C, sebbene queste 
ultime siano più utili al paziente af-
fetto da malattia rara;

n diversi farmaci in Fascia C, pur 
non essendo classificati come or-
fani, rappresentano, per i pazienti 
affetti da malattie rare, le uniche 
alternative per alleviare i sintomi 
della patologia di cui sono affetti.

Ulteriori criticità nell'accesso ai far-
maci per malattie rare a livello regio-
nale sono:
n le disponibilità economico-finan-

ziarie: in assenza di fondi dedicati, 
i farmaci per malattie rare rientra-
no nei tetti sulla spesa farmaceu-

tica (o nel fondo innovativi, se del 
caso), con le criticità ad essi colle-
gate. Il fatto che spesso il singolo 
trattamento orfano presenti un 
costo unitario più elevato rispetto 
a un trattamento non orfano, seb-
bene sia riservato ad un numero li-
mitato di pazienti, ne rallenta ulte-
riormente la messa a disposizione;

n i tempi di definizione dei percorsi 
del paziente (referral, centri abili-
tati alla prescrizione), conseguen-
ti alle comunicazioni di AIFA, quali 
le delibere/note regionali di presa 
d'atto, l'individuazione dei centri 
prescrittori e le relative indicazioni 
operative agli stessi;

n i successivi tempi di acquisto dei 
farmaci da parte delle aziende sa-
nitarie;

n una gestione non omogenea della 
mobilità sanitaria interregionale 
e della relativa compensazione fi-
nanziaria;

n una sostanziale difficoltà, segna-
lata dai farmacisti ospedalieri, 
nella gestione delle operazioni di 
importazione per i farmaci esteri 
per patologia rara, anche se questi 
costituiscono il gold standard; 

n un problema crescente di caren-
za di farmaci segnalato da medici 
referenti dei Centri Regionali Ma-
lattie Rare e dai farmacisti del SSN 
(ospedalieri e dei servizi farmaceu-
tici territoriali).

 
Il GdL, partendo dal quadro di riferi-
mento nazionale e regionale e dagli 
elementi critici rilevati, ha formulato 
una serie di raccomandazioni, di se-
guito riportate.
n Rafforzare l’attività di Horizon 

Scanning AIFA ai fini della pro-
grammazione del percorso di ac-
cesso dei farmaci orfani, ottimiz-

zando lo scambio informativo tra 
AIFA e regioni con specifici flussi 
informativi bidirezionali riguardan-
ti sia la negoziazione delle condi-
zioni di accesso, sia il monitorag-
gio post-marketing.

n Dare attuazione alle indicazioni già 
previste (quali i decreti attuativi 
della L. 189/2022).

n Monitorare l’effettivo accesso dei 
pazienti ai farmaci orfani tramite 
l’individuazione di specifici indica-
tori.

n Semplificare le procedure di ac-
quisto, rendendole più rapide ed 
efficaci nel rispetto della normati-
va vigente, valutando l'opportunità 
di realizzare una procedura d’ac-
quisto unica a livello nazionale per 
i farmaci orfani per il tramite di una 
centrale di committenza regionale 
che si faccia carico della procedu-
ra unica.

n Condividere e uniformare tra re-
gioni il percorso di gestione nell'as-
sistenza farmaceutica del paziente 
in mobilità interregionale (tramite 
il coinvolgimento della Conferenza 
Stato-Regioni, CSR).

n Realizzare un monitoraggio at-
tento e puntuale da parte di AIFA 
su carenze ed indisponibilità dei 
farmaci orfani prevedendo, qua-
lora siano legate a considerazioni 
di tipo economico da parte delle 
imprese, anche la possibilità di ri-
conoscere un adeguamento dei 

Estremamente rilevanti  
le differenze tra regioni  
sulla copertura di farmaci 
in Fascia C e formulazioni 
galeniche per malattie rare
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prezzi. Nel caso di principi attivi a 
brevetto scaduto, una soluzione 
potrebbe essere di centralizzarne 
la produzione a carico di AIFA pres-
so lo Stabilimento Chimico Farma-
ceutico Militare o stipulare con-
venzioni con aziende di produzione 
galenica.

n Rendere omogenea su tutto il ter-
ritorio nazionale la fornitura a ca-
rico del SSN dei farmaci in Fascia 
C e dei prodotti galenici per la pa-
tologia in oggetto. A tal fine, viene 
segnalato che tra i documenti già 
elaborati ed in attesa del vaglio 
della CSR (Decreti attuativi della 
L. 175/2021) è presente un elenco 
che costituirebbe un primo passo 
in questa direzione.

n Semplificare la procedura di im-
portazione dei farmaci, almeno 
per i farmaci utilizzati in modo si-
stematico e per pazienti numerosi 
(essendo parte dello standard of 
care): la proposta è di un’autoriz-
zazione unica da parte di AIFA di 
validità almeno annuale, quando 
sollecitata da richieste documen-
tate di società scientifiche e/o as-
sociazioni di pazienti, come già av-
viene per alcuni farmaci importati 
direttamente dal produttore.

In conclusione il GdL, pur riconoscen-
do gli enormi passi avanti compiuti dal 
nostro Paese negli ultimi anni nell’as-
sicurare ed accelerare la disponibilità 
di farmaci orfani, ha confermato l’esi-

stenza di notevoli difformità regionali. 
L’applicazione delle raccomandazioni 
elaborate potrebbe ridurre tali diso-
mogeneità a vantaggio dei pazienti 
rari. Certamente la “messa a terra” di 
quanto previsto dai recenti Testo Uni-
co e Piano Nazionale Malattie Rare co-
stituiscono elementi imprescindibili 
nel processo di miglioramento.

L'applicazione delle 
raccomandazioni del gruppo  
di lavoro potrebbe contribuire 
a ridurre le difformità esistenti 
a livello regionale a beneficio 
dei pazienti rari
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