Continuita terapeutica e accesso nelle malattie rare: il ruolo del farmacista
tra governance, organizzazione e presa in carico del paziente

RAZIONALE DEL CORSO

L'accesso ai farmaci orfani rappresenta una delle principali sfide dei sistemi sanitari
contemporanei, richiedendo la capacita di coniugare innovazione terapeutica, sostenibilita,
appropriatezza prescrittiva ed equita nell'erogazione delle cure. La complessita che
caratterizza le malattie rare rende particolarmente articolato il percorso che conduce dalla
disponibilita di una terapia alla sua effettiva somministrazione al paziente, coinvolgendo
molteplici livelli istituzionali, regolatori, organizzativi e assistenziali.

La malattia di Wilson rappresenta un esempio emblematico di tale complessita e viene
utilizzata nel corso come caso studio per analizzare le principali criticita e opportunita che
caratterizzano la gestione terapeutica nelle malattie rare.

In questo contesto, il farmacista ospedaliero contribuisce a garantire la corretta applicazione
dei percorsi di accesso ai farmaci orfani e la continuita della loro disponibilita, attraverso la
gestione dei processi che ne regolano l'impiego nella pratica assistenziale, sia essa
Ospedaliera o Territoriale. La sua attivita si colloca all'interno di un modello multidisciplinare
che coinvolge differenti professionalita, in ambiti e livelli decisionali diversificati,
contribuendo all'appropriatezza nell'utilizzo delle terapie, al monitoraggio dei trattamenti, alla
Farmaco-economia e alla continuita assistenziale.

L'evoluzione del quadro normativo, la crescente disponibilita di terapie innovative e l'aumento
della complessita organizzativa, richiedono competenze sempre piu avanzate e articolate
nella comprensione dei processi che regolano l'introduzione, la disponibilita e il monitoraggio
dei farmaci orfani nei diversi setting di cura e assistenziali. In tale scenario, una conoscenza
approfondita delle dinamiche che coinvolgono enti regolatori, regioni, aziende sanitarie e
centri prescrittori rappresenta un elemento fondamentale per favorire e/o incrementare
l'integrazione tra i diversi attori del sistema e supportare una gestione efficace ed efficiente
dei percorsi terapeutici.

ILcorso si propone di approfondire i principali elementi normativi, organizzativi e operativi che
caratterizzano la gestione dei farmaci orfani, fornendo ai farmacisti ospedalieri e/o farmacisti
ospedalieri del territorio strumenti utili per interpretare il contesto di riferimento,
comprendere i meccanismi che ne regolano la disponibilita e affrontare le criticita che
possono emergere nella pratica professionale. Attraverso il contributo di esperti provenienti
da differenti ambiti disciplinari e l'analisi di casi applicativi, il percorso formativo intende
favorire una maggiore competenza e consapevolezza del contributo del farmacista
ospedaliero e/o farmacista ospedaliero del territorio nei percorsi di gestione delle terapie per
le malattie rare e promuovere modelli organizzativi orientati all'appropriatezza, alla continuita
terapeutica e alla sostenibilita del sistema.



PROGRAMMA DEL CORSO

Modulo 1: Il panorama delle malattie rare in Italia. Introduzione istituzionale - Giuseppe
Limongelli, Responsabile UOSD Malattie Rare Cardiologiche- A.O. Dei Colli - Ospedale
Monaldi; Universita degli studi della Campania Luigi Vanvitelli.

Modulo 2: Governance e accesso ai farmaci orfani: dal via libera regolatorio al paziente -
Emma Giordani, Direttore U.O.C. Politica del farmaco e farmaceutica territoriale, A.S.L. Rieti

Modulo 3: Organizzazione ed erogazione: da AIFA al paziente attraverso le regioni -
Andrea Machiavelli, Direttore S.C. Farmacia Aziendale ASST di Cremona / Andrea Marinozzi,
Direttore U.O.C. Farmacia P.O Mazzini - ASL 4 Teramo

Modulo 4: Equivalenza, Complessita e Gestione del Paziente Raro — Alberto Corsini,
Docente Universitario — Universita degli Studi di Milano Dipartimento di Scienze
Farmacologiche e Biomolecolari

Modulo 5: Complessita clinica nelle malattie rare: la Malattia di Wilson come caso
studio — Antonio Grieco, Senior Consultant - Fondazione Policlinico Universitario A Gemelli-
IRCCS Professore Medicina interna FR universita Cattolica S. Cuore

Modulo 6: Applicazione pratica e processo decisionale del farmacista - Andrea Marinozzi,
Direttore U.O.C. Farmacia P.O Mazzini - ASL 4 Teramo

Modulo 7: Strumenti a supporto della continuita del paziente raro - Sergio Pillon,
Vicepresidente AiSDeT -Associazione italiana di Sanita Digitale e Telemedicina, Presidente
commissione Sanita Digitale CDTI, Roma
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Curricula Relatori e Responsabile Scientifico

Nome Laurea Specializzazione Affiliazione (luogo di lavoro)
Corsini Alberto Farmacia Farmacologia Docente Universitario, Universita degli
Studi di Milano, Dipartimento di Scienze
Farmacologiche e Biomolecolari
Marinozzi Farmacia Farmacia Direttore U.O.C. Farmacia P.O Mazzini, ASL
Andrea Ospedaliera 4 Teramo
Limongelli Medicinae | Malattie Responsabile UOSD Malattie Rare
Giuseppe Chirurgia dell'Apparato Cardiologiche - A.O. Dei Colli - Ospedale
Cardiovascolare Monaldi; Universita degli studi della Campania
Luigi Vanvitelli.
Giordani Emma Farmacia Farmacologia DIRETTORE U.O.C. POLITICA DEL FARMACO E
FARMACEUTICA TERRITORIALE A.S.L. RIETI
Pillon Sergio Medicinae | ANGIOLOGIA Vicepresidente AiSDeT, Associazione italiana
Chirurgia MEDICA di Sanita Digitale e Telemedicina, Presidente
commissione Sanita Digitale CDTI, Roma
Grieco Antonio Medicina e Medicina interna; Senior Consultant - Fondazione Policlinico
Chirurgia Gastroenterologia | Universitario A Gemelli-IRCCS Professore
Medicina interna universita Cattolica S.Cuore
Machiavelli Farmacia Farmacia Direttore S.C. Farmacia Aziendale ASST di
Andrea Ospedaliera Cremona
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