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Onorevorl CorregHI! — La proposta di
legge che presentiamo alla vostra atten-
zione si pone quale obiettivo quello di
garantire alle persone affette da malattie
rare il diritto alla salute cosi come avviene
per gli altri malati. Per questo ¢ di grande
importanza l'articolo 1, che definisce ma-
lattia rara la malattia mortale, invalidante
e cronica. Qualsiasi considerazione che
tenti di piegare il diritto alla salute a
logiche ragionieristiche non pud rappre-
sentare un approccio positivo e sarebbe
altamente lesivo del diritto alla salute
sancito dall’articolo 32 della Costituzione.

Siamo coscienti che le malattie rare
possono essere molto eterogenee e che
queste sono, da un punto di vista stretta-
mente economico, molto onerose; per tale
ragione nel recente passato sono stati

presentati progetti di legge in materia di
agevolazioni per determinate patologie,
che tendevano piu a escludere che a
includere le malattie rare ai fini della
diagnosi, della cura, dell’assistenza e del
monitoraggio.

L’articolo 2 reca la definizione di far-
maco orfano, specificando che il farmaco
¢ definito orfano quando, sulla base di
quanto previsto dal regolamento (CE) n.
141/2000 del Parlamento europeo e del
Consiglio, del 16 dicembre 1999, & desti-
nato alla diagnosi, alla profilassi o alla
terapia delle malattie rare.

All’articolo 3, comma 2, si prevede che
I'elenco dei farmaci e dei trattamenti non
farmacologici per le malattie rare sia de-
finito entro tre mesi dalla data di entrata
in vigore della legge e successivamente
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aggiornato con cadenza annuale. L'aggior-
namento & effettuato con decreto del Mi-
nistro della salute, d’intesa con il tavolo
tecnico permanente interregionale e con le
associazioni dei familiari dei pazienti af-
fetti da malattie rare, alle quali si attri-
buisce un ruolo molto importante.

All’articolo 4 si prevede che l'aggiorna-
mento della rete nazionale delle malattie
rare e dell’esenzione delle relative presta-
zioni sanitarie avvenga in tempi certi e
immediati, infatti se una malattia rara
nuova € riconosciuta e certificata dai pre-
sidi della Rete questa deve essere inserita
subito nel registro nazionale delle malattie
rare, evitando lungaggini burocratiche che
nulla hanno a che fare con lidentifica-
zione clinica della malattia rara accertata.

All’articolo 5, si pone una particolare
attenzione al rapporto tra il Centro na-
zionale per le malattie rare e le associa-
zioni dei familiari di pazienti affetti da
malattie rare, prevedendo una collabora-
zione periodica al fine di raccogliere in-
formazioni aggiornate sulle strutture e sui
servizi diagnostici a livello nazionale e
internazionale.

Le funzioni e la struttura del Centro
nazionale per le malattie rare sono disci-
plinate dall’articolo 10 che prevede, in
particolare, che esso sia presieduto dal
presidente dell'Istituto superiore di sanita
(ISS) e che comprenda rappresentanti
delle associazioni dei familiari di pazienti
affetti da malattie rare.

L’articolo 6 prevede I'immediata dispo-
nibilita e la gratuita dei farmaci, delle

prestazioni e dei prontuari terapeutici per
le malattie rare, che a tal fine devono
essere inseriti nel Prontuario nazionale dei
farmaci esenti dalla partecipazione alla
spesa sanitaria. Si prevede anche che il
numero di pezzi prescrivibile puo essere
superiore a tre.

L’articolo 7 indica i soggetti abilitati
all’erogazione dei farmaci prescritti dai
presidi della Rete ai pazienti affetti da
malattie rare; i presidi sanitari nel caso di
somministrazione ambulatoriale e le
aziende sanitarie locali (ASL), anche qua-
lora la malattia sia stata diagnosticata in
una regione diversa da quella di residenza,
e le farmacie.

L’articolo 8 prevede che i pazienti af-
fetti da una malattia rara che determina
una marcata e permanente limitazione
qualificata come handicap grave hanno
diritto a un protocollo personalizzato di
presa in carico da parte dei servizi riabi-
litativi, sociali e assistenziali.

L’articolo 9 istituisce il Fondo nazio-
nale per la ricerca nel settore delle ma-
lattie rare, finanziato con il 20 per cento
delle quote versate dalle industrie farma-
ceutiche per le procedure di registrazione
e di variazione dei prodotti medicinali e
da eventuali contributi di soggetti pubblici
O privati.

L’articolo 11, in fine, prevede incentivi
per la ricerca e per la produzione di
farmaci orfani in favore di soggetti pub-
blici o privati che investono su progetti di
ricerca sulle malattie rare e sui farmaci
orfani.
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PROPOSTA DI LEGGE

ARrT. 1.

(Definizione di malattie rare).

1. Sono definite malattie rare quelle che
colpiscono non piu di cinque individui su
diecimila nell’'Unione europea, ai sensi del
regolamento (CE) n. 141/2000 del Parla-
mento europeo e del Consiglio, del 16 dicem-
bre 1999. A partire dalla data di entrata in
vigore della presente legge, qualora in sede di
Unione europea con apposito regolamento
del Parlamento europeo o del Consiglio
siano apportate variazioni migliorative dei
criteri finalizzati alla individuazione di una
malattia rara, queste sono rese esecutive in
Italia entro tre mesi dalla loro adozione.

ART. 2.

(Definizione di farmaco orfano).

1. Un farmaco ¢ definito orfano qualora,
sulla base di quanto previsto dal regola-
mento (CE) n. 141/2000 del Parlamento eu-
ropeo e del Consiglio, del 16 dicembre 1999,
sia destinato alla diagnosi, alla profilassi o
alla terapia delle malattie rare.

ARrT. 3.

(Livelli essenziali di assistenza
per le malattie rare).

1. L’acquisto dei farmaci di fascia C
necessari per il trattamento delle malattie
rare, nonché dei trattamenti considerati
non farmacologici, quali alimenti, integra-
tori alimentari, dispositivi medici e presidi
sanitari, nonché la fruizione di prestazioni
di riabilitazione motoria, logopedica, neu-
ropsicologica e cognitiva e di interventi di
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supporto e di sostegno sia per il paziente
che per la sua famiglia, prescritti dai
presidi della Rete individuati dalle regioni
ai sensi dell’articolo 2 del regolamento di
cui al decreto del Ministro della sanita 18
maggio 2001, n. 279, di seguito denominati
« presidi della Rete», sono inclusi nei
livelli essenziali di assistenza (LEA) pre-
visti per i soggetti affetti da malattie rare
dal decreto del Presidente del Consiglio dei
ministri 29 novembre 2001, pubblicato nel
supplemento ordinario alla Gazzetta Uffi-
ciale n. 33 dell’8 febbraio 2002. Nel caso
di acquisto di dispositivi medici o di pre-
sidi sanitari, ’esenzione dal costo é pre-
vista per la manutenzione ordinaria e
straordinaria degli stessi.

2. Entro tre mesi dalla data di entrata
in vigore della presente legge, il Ministro
della salute definisce I'elenco dei farmaci
e dei trattamenti non farmacologici di cui
al comma 1, procedendo all’aggiornamento
con cadenza annuale, d’intesa con il tavolo
tecnico permanente interregionale sulle
malattie rare e le associazioni dei familiari
dei pazienti affetti da malattie rare.

3. Entro un mese dalla data di entrata
in vigore della presente legge, il Presidente
del Consiglio dei ministri, sentito il Mini-
stro della salute, provvede alla modifica
del decreto del Presidente del Consiglio dei
ministri 29 novembre 2001, al fine di
inserire le prestazioni di cui al comma 1
nei LEA previsti per i soggetti affetti da
malattie rare.

ART. 4.

(Rete nazionale delle malattie rare ed esen-
zione dalla partecipazione al costo delle
relative prestazioni sanitarie).

1. L’aggiornamento dell’elenco del Re-
gistro nazionale delle malattie rare & ef-
fettuato dal Centro nazionale per le ma-
lattie rare in tempo reale tenuto conto del
flusso dei dati epidemiologici inviati dalle
regioni e delle certificazioni trasmesse dai
presidi di Rete.
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ART. 5.

(Diagnostica e certificazione).

1. Allo scopo di garantire risultati omo-
genei nel territorio nazionale, le diagnosi
di malattie rare sono effettuate dai presidi
della Rete, sulla base dei protocolli dia-
gnostici di cui all’articolo 10, comma 2,
lettera f).

2. T presidi della Rete emettono, sulla
base della diagnosi, la relativa certifica-
zione di malattia rara, che ha wvalidita
illimitata nel tempo e su tutto il territorio
nazionale e ne danno comunicazione
scritta ai centri di coordinamento e al
Centro nazionale per le malattie rare che
inserisce, nel termine di cui all’articolo 4
della presente legge, tali patologie nel
Registro nazionale delle malattie rare isti-
tuito dall’articolo 3 del regolamento di cui
al decreto del Ministro della sanita 18
maggio 2001, n. 279, aggiornando cosi
I'elenco delle malattie rare riconosciute.

3. La certificazione di malattia rara,
effettuata ai sensi del comma 2, assicura
I'erogazione, a totale carico del Servizio
sanitario nazionale, di tutte le prestazioni
incluse nei LEA di cui al decreto del
Presidente del Consiglio dei ministri 29
novembre 2001.

ART. 6.

(Immediata disponibilita, gratuita delle pre-
stazioni e prontuari terapeutici).

1. I farmaci commercializzati in Italia
che hanno ottenuto riconoscimento di
farmaco orfano dall’Agenzia europea per
i medicinali (EMEA) sono forniti gratui-
tamente ai soggetti affetti dalle malattie
a cui la registrazione fa riferimento e
sono pertanto inseriti nel Prontuario na-
zionale dei farmaci nelle fasce esenti da
compartecipazione alla spesa sanitaria.

2. Le regioni, in attuazione di quanto
previsto dall’articolo 3, assicurano:

a) linserimento, nei prontuari tera-
peutici territoriali, dei farmaci e dei trat-
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tamenti non farmacologici di cui all’arti-
colo 3, comma 1, nonché la loro imme-
diata disponibilita e gratuita;

b) le prestazioni strumentali e riabi-
litative previste dai protocolli e dalle linee
guida stabilite a livello nazionale.

3. In deroga alle disposizioni in materia
di prescrizioni farmaceutiche di cui all’ar-
ticolo 9 della legge 23 dicembre 1994,
n. 724, per le prescrizioni relative a una
malattia rara il numero di pezzi prescri-
vibili per ricetta pud essere superiore a
tre. II Ministro della salute, con proprio
decreto da adottare entro tre mesi dalla
data di entrata in vigore della presente
legge, definisce, per ciascuna categoria di
farmaci destinati alla cura delle malattie
rare, le modalita e i criteri di attuazione
delle disposizioni di cui al presente
comma.

ART. 7.

(Assistenza farmaceutica).

1. T farmaci prescritti dai presidi della
Rete ai pazienti affetti da una malattia
rara sono erogati dai seguenti soggetti:

a) i presidi sanitari, nel caso di som-
ministrazione ambulatoriale del farmaco;

b) le aziende sanitarie locali (ASL) di
appartenenza del paziente, anche qualora
la malattia rara sia stata diagnosticata in
una regione diversa da quella di residenza,
nel caso di farmaci necessari al tratta-
mento dei pazienti inseriti nei programmi
di assistenza domiciliare e nel caso di
farmaci di fascia H, non registrati in Italia
o compresi nell’elenco dell’Agenzia italiana
del farmaco (AIFA) per le terapie domi-
ciliari;

¢) le farmacie o le ASL di apparte-
nenza del paziente, nel caso dei farmaci di
classe A, C e dei farmaci inseriti nel-
I'elenco di cui all’articolo 1, comma 4, del
decreto-legge 21 ottobre 1996, n. 536, con-
vertito dalla legge 23 dicembre 1996,
n. 648, ed inoltre dei farmaci registrati
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all’estero o inseriti in protocolli clinici di
sperimentazione di cui ¢ documentata
I'esigenza terapeutica per le specifiche ma-
lattie rare.

ARrT. 8.

(Protocollo personalizzato).

1. Qualora la malattia rara determini
una marcata e permanente limitazione,
qualificabile come handicap ai sensi del-
I'articolo 3, comma 1, della legge 5 feb-
braio 1992, n. 104, il paziente puo richie-
dere il riconoscimento della connotazione
di gravita della situazione di handicap
grave di cui al citato articolo 3, comma 3,
della legge n. 104 del 1992.

2. Al fine di mantenere e di sviluppare
le potenzialita espresse e di ridurre il
deficit, i pazienti cui ¢ stato riconosciuto lo
stato di handicap, ai sensi del comma 1,
hanno diritto, dal momento della diagnosi
della malattia, a un protocollo personaliz-
zato di presa in carico da parte dei servizi
riabilitativi, sociali e assistenziali, che in-
dica i percorsi riabilitativi, terapeutici e di
sorveglianza ritenuti necessari.

3. Il protocollo personalizzato di cui al
comma 2 & predisposto dai sanitari dei
presidi della Rete deputati alla diagnosi
della malattia.

4. Le ASL dichiarano il nominativo del
responsabile locale della tenuta del pro-
tocollo, che coordina gli interventi e for-
nisce risposte e motivazioni per iscritto in
ordine alla difficolta o all'impossibilita di
assicurare il completo percorso indicato
come necessario.

5. La richiesta per l'assistenza domici-
liare ¢ presentata al responsabile locale
della tenuta del protocollo dal paziente
con handicap affetto da malattia rara
ovvero da uno dei suoi genitori o da chi ne
ha la rappresentanza se il paziente ¢&

N

minorenne o ¢ incapace.

ART. 9.

(Istituzione del Fondo mnazionale per la
ricerca nel settore delle malattie rare).

1. Presso il Ministero della salute ¢
istituito il Fondo nazionale per la ricerca



Atti Parlamentari —

8

Camera dei Deputati — 1148

XVII LEGISLATURA — DISEGNI DI LEGGE E RELAZIONI — DOCUMENTI

nel settore delle malattie rare, di seguito
denominato « Fondo ».

2. Su parere del Centro nazionale per
le malattie rare di cui all’articolo 10, il
Fondo é destinato alle seguenti attivita:

a) studi preclinici e clinici promossi
nel settore relativo alle malattie rare;

b) studi osservazionali e registri di
uso compassionevole di farmaci non an-
cora commercializzati in Italia;

¢) programmi di somministrazione
controllata di farmaci non compresi nelle
fasce A o H del Prontuario terapeutico na-
zionale e dei prontuari terapeutici regio-
nali, nonché dispositivi per il monitoraggio
domiciliare delle terapie, tramite la predi-
sposizione e I'aggiornamento dell’elenco di
cui all’articolo 1, comma 4, del decreto-
legge 21 ottobre 1996, n. 536, convertito
dalla legge 23 dicembre 1996, n. 648.

3. Per le finalita di cui al comma 2,
lettere a) e b), 'assegnazione delle risorse
¢ effettuata secondo la tecnica di valuta-
zione tra pari, da un comitato composto
da ricercatori, di nazionalitd italiana o
straniera, operanti almeno per la meta
presso istituzioni ed enti di ricerca non
italiani e riconosciuti di livello eccellente
sulla base di indici bibliometrici, quali il
fattore di impatto e il numero di citazioni
ricevute. All'attuazione del presente
comma si provvede con decreto del Pre-
sidente del Consiglio dei ministri, di con-
certo con il Ministro della salute e con il
Ministro dell’istruzione, dell’'universita e
della ricerca, da adottare entro due mesi
dalla data di entrata in vigore della pre-
sente legge. L’onere derivante dall’istitu-
zione e dal funzionamento del comitato &
quantificato nel limite massimo di 100.000
euro annui a decorrere dall’anno 2014.

4. 11 Fondo ¢ finanziato con il 20 per
cento delle quote versate dalle industrie
farmaceutiche per le procedure di regi-
strazione e di variazione dei prodotti me-
dicinali e con eventuali contributi di sog-
getti, singoli o collettivi, pubblici o privati.
Con decreto del Ministro della salute, di
concerto con il Ministro dell’economia e
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delle finanze, da adottare entro quattro
mesi dalla data di entrata in vigore della
presente legge, sono stabiliti le modalita e
i criteri di finanziamento del Fondo.

ArT. 10.

(Centro nazionale per le malattie rare).

1. II Centro nazionale per le malattie
rare (CMNR), con sede presso [lIstituto
superiore di sanita (ISS), di seguito deno-
minato « Centro nazionale », svolge le se-
guenti funzioni:

a) cura le attivita di ricerca sulle ma-
lattie rare, sia direttamente sia coordi-
nando le attivita di altri enti e promuove
l'aggiornamento correlato dei dati presso i
medici e gli operatori sanitari e la pubblica-
zione in via telematica dei medesimi dati;

b) provvede all’aggiornamento del
Registro nazionale delle malattie rare di
cui all’articolo 3 del regolamento di cui al
decreto del Ministro della sanita 18 mag-
gio 2001, n. 279, sulla base del flusso dei
dati epidemiologici inviati dalle regioni e
conseguentemente aggiorna l'elenco delle
malattie rare riconosciute provvedendo al-
tresi all’aggiornamento del Registro nazio-
nale dei farmaci orfani;

c) provvede all’istituzione di un Cen-
tro di documentazione sulle malattie rare
e sul farmaci orfani.

2. Il Centro nazionale, mediante il col-
legamento con la rete dei centri di coor-
dinamento e dei presidi specialistici a essi
afferenti, svolge le seguenti funzioni:

a) verifica la presenza, all'interno dei
centri di coordinamento, di strumenti di dia-
gnosi, sia di laboratorio sia strumentali, e di
cura, inclusi i farmaci orfani, relativi sia a
terapie intensive sia subintensive, per le ma-
lattie rare ad esordio o ad andamento acuto;

b) garantisce la presenza di strutture
qualificate di assistenza e di settori dedi-
cati specificatamente all’attivitd neuro-ria-
bilitativa per le patologie ad andamento
lentamente progressivo o cronico;
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¢) raccoglie e fornisce informazioni
aggiornate sulle strutture e sui servizi
diagnostici e assistenziali, a livello nazio-
nale e internazionale, avvalendosi anche
della collaborazione delle associazioni na-
zionali e internazionali di pazienti affetti
da malattie rare con le quali mantiene
rapporti periodici;

d) promuove attivita di formazione
per medici e per operatori sanitari per la
prevenzione, la diagnosi, il trattamento e
I'assistenza socio-sanitaria, anche di tipo
domiciliare, delle malattie rare e orga-
nizza, annualmente, corsi specifici finaliz-
zati alla preparazione e all’aggiornamento
di operatori designati anche dalle regioni
su indicazione dei presidi della Rete;

e) promuove attivita di comunica-
zione e di informazione rivolte ai cittadini;

f) definisce i parametri e i criteri per
I'elaborazione di linee guida e di protocolli
diagnostici e terapeutici, promuovendone la
diffusione e assicurandone l’elaborazione
per singole malattie rare o per gruppi di
malattie, nonché i parametri e i criteri per
garantire e per verificare la qualita delle
attivita diagnostiche sulle malattie rare.

N

3. Il Centro nazionale ¢ composto:

a) dal presidente, nella figura del
presidente dell’ISS;

b) dal direttore generale, scelto dal
presidente tra il personale di ruolo del-
I'ISS:;

¢) dal dirigente amministrativo, scelto
dal presidente tra il personale di ruolo
dell’'ISS;

d) dal comitato scientifico, composto
da quindici membri, tra cui il presidente
e il direttore generale, tre rappresentanti
designati dalla Conferenza permanente
per i rapporti tra lo Stato, le regioni e le
province autonome di Trento e di Bolzano,
un rappresentante del Ministero della sa-
lute e un rappresentante del Ministero
dell’istruzione, dell’'universita e della ri-
cerca, tre scienziati scelti dal presidente
sulla base di curricula inviati dai rappre-
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sentanti dei pazienti e due esperti delle
imprese farmaceutiche impegnate nella ri-
cerca, nello sviluppo e nella commercia-
lizzazione di farmaci orfani, scelti dal
presidente sulla base di specifiche compe-
tenze tematiche e della loro rappresenta-
tivita nel settore specifico dei farmaci
orfani, e tre rappresentanti indicati dalle
associazioni dei pazienti affetti da malattie
rare. I rappresentanti delle associazioni
restano in carica per un periodo di due
anni non rinnovabile.

4. Per lo svolgimento delle sue funzioni
il Centro nazionale:

a) si avvale del personale dell’ISS;

b) pud assumere personale con con-
tratti a termine per specifiche attivita, in
conformita a quanto previsto dal capo I
del decreto legislativo 28 giugno 2012,
n. 106.

Art. 11.

(Incentivi per le imprese).

1. Al fine di favorire la ricerca clinica
e preclinica finalizzata alla produzione dei
farmaci orfani, ai soggetti pubblici o pri-
vati che svolgono tali attivita di ricerca o
che investono in progetti di ricerca sulle
malattie rare o sui farmaci orfani svolti da
enti di ricerca pubblici o privati si applica
un sistema di incentivi fiscali per le spese
sostenute per l'avvio e per la realizzazione
di tali progetti.

2. T soggetti di cui al comma 1, al fine
di usufruire degli incentivi fiscali di cui al
medesimo comma, inviano, entro il 31
marzo di ogni anno, al Ministero dell’eco-
nomia e delle finanze il protocollo relativo
alla ricerca del farmaco orfano con la
relativa qualifica di malattia rara asse-
gnata dalla Committee for Orphan Medi-
cinal Products (COMP).

3. Il Ministro dell’economia e delle
finanze, di concerto con il Ministro della
salute e con il Ministro dell’istruzione,
dell’'universita e della ricerca, entro sei
mesi dalla data di entrata in vigore della
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presente legge, con regolamento adottato
ai sensi dell’articolo 17, comma 3, della
legge 23 agosto 1988, n. 400, stabilisce i
criteri e le modalita di attuazione del
presente articolo.

*17PDL0008880*



