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In questo numero di ESTAR 3 minuti… 
 

I farmaci orfani: importanti per i pazienti, ma oggettivamente difficili da gestire  
 

 
 

 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
 
Introduzione 
     
 
 
 
 
 
Introduzione 
 

    Vista l’estrema complessità della materia, non 
abbiamo ritenuto opportuno presentare 
un’introduzione esaustiva ed articolata in dettaglio 
su ciascuna delle varie controversie. Le 
considerazioni esposte nel Box introduttivo non 
vengono perciò ulteriormente approfondite.  
    Si procede invece direttamente alla 
presentazione della lista di AIFA [1] (aggiornata 
al 31-12-2017) come informazione preliminare 
per aprire un dibattito su questa materia. Va 
ricordato che la lista comprende i farmaci 
classificati in fascia A oppure H, ma non quelli 
classificati in fascia C. Delle 185 specialità 
medicinali contenute nella lista di AIFA, 145 sono  

 
 
disponibili nelle aziende della regione Toscana 
per un totale di 93 principi attivi.  
 
La lista di AIFA 

**** ATC = A05AA, PREPARATI A BASE ACIDI BILARI: 

Non in Estar: ACIDO COLICO; ORPHACOL 30CPS 250MG 

Non in Estar: ACIDO COLICO; ORPHACOL 30CPS 50MG 

Non in Estar: ACIDO COLICO ORPHACOL 60CPS 50MG 

Non in Estar: ACIDO OBETICOLICO; OCALIVA 30CPR RIV 5 
MG F

-In tutta Europa, i sistemi sanitari e le agenzie regolatorie hanno emanato una serie di provvedimenti 
finalizzati a incentivare lo sviluppo dei farmaci destinati a pazienti con malattie rare, i cosiddetti “farmaci 
orfani”. Questi incentivi comprendono principalmente la tutela dell’esclusività del mercato per chi 
produce un farmaco orfano ed alcune facilitazioni burocratiche. 
-L’Italia è pienamente partecipe di questo processo europeo di incentivazione degli “orfani”. Ad esempio, 
AIFA garantisce una tempistica abbreviata (i “100 giorni”) alle richieste di autorizzazione all’immissione 
in commercio per i farmaci orfani trattandoli allo stesso modo dei cosiddetti farmaci innovativi. 
-Il versante negativo di questa tematica è rappresentato dalla sua estrema complessità. A livello europeo, 
questa complessità in larga parte deriva, da un’ormai ineliminabile mistura tra criteri di oggettività 
clinica (es. bassa prevalenza della malattia, presenza o meno di alternative terapeutiche, etc.) e criteri di 
facilitazione commerciale (inclusi gli eventuali accordi privati intercorsi tra la aziende produttrici); ad 
esempio, posto che A è un farmaco orfano prodotto dall’azienda X, se anche l’azienda Y produce un 
orfano analogo B, quest’ultimo farmaco può essere considerato orfano solo se l’azienda X autorizza a tal 
scopo l’azienda Y; altrimenti B non può neppure ricevere l’AIC. 
-In questo quadro clinico e normativo estremamente intricato, l’unico riferimento certo è rappresentato 
dalla lista dei farmaci orfani classificati in fascia A oppure H, che AIFA pubblica sul suo sito 
periodicamente.  
-La citata lista di AIFA è dichiaratamente “incompleta” perché numerosi farmaci, pur disponibili in 
commercio e destinati al trattamento di malattie rare, possono, per svariate ragioni, non essere 
ricompresi nella lista stessa. La più semplice di queste ragioni è che, per motivi commerciali o di qualsiasi 
altra natura, il produttore ha scelto di non richiedere la designazione di farmaco orfano.  
-Pur nella consapevolezza di questa importante limitazione, il presente numero di E3M si è posto un 
obiettivo preliminare: quello di pubblicare la lista di AIFA specificando, per ciascuna voce, se il farmaco 
è già presente in ESTAR oppure no (periodo considerato, anno 2017). 
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Non in Estar: ACIDO OBETICOLICO; OCALIVA 30CPR RIV 10 MG 
FL 

**** ATC = A16, ALTRI FARMACI DELL'APPARATO GA-
STROINTESTINALE: 

044884017: MIGALASTAT CLORIDRATO; GALAFOLD 14CPS 
123MG 

**** ATC = A16AA, AMINOACIDI E DERIVATI: 

033314030: CISTEAMINA BITARTRATO (MERCAPTAMINA BITAR-
TRATO); CYSTAGON FL 100CPS 150MG 

033314016: CISTEAMINA BITARTRATO (MERCAPTAMINA BITAR-
TRATO); CYSTAGON FL 100CPS 50MG 

035983030: ACIDO CARGLUMICO; CARBAGLU 5CPR DISP 
200MG 

035983028: ACIDO CARGLUMICO; CARBAGLU 60CPR DISP 
200MG 

037797014: BETAINA; CYSTADANE OS 1FL 180G+3CUCCH 

**** ATC = A16AB, ENZIMI: 

034088031: IMIGLUCERASI; CEREZYME IV 1FL 400U/10ML 

035373012: AGALSIDASI ALFA; REPLAGAL IV INF FL 
1MG/ML3,5ML 

035275015: AGALSIDASI BETA; FABRAZYME IV 1FL 35MG 

035891011: LARONIDASI; ALDURAZYME INFUS 1FL 5ML 500U 

037174012: ALGLUCOSIDASI ACIDA UMANA RICOMBINANTE; 
MYOZYME 1F 50MG/F 20ML 

Non in Estar: GALSULFASE; NAGLAZYME IV 1F 5MG 5ML 

039403011: IDURSULFASI; ELAPRASE IV 1FL 3ML 2MG/ML 

040424020: VELAGLUCERASI ALF; VPRIV IV 1FL POLV 400U 

043377011: ELOSULFASE ALFA; VIMIZIM INIET 1F 5ML 
1MG/ML 

**** ATC = A16AX, PRODDOTTI VARI DELL’APPARATO 
GASTROINTESTINALE: 

Non in Estar: SODIO FENILBUTIRRATO; AMMONAPS FL 250CPR 
500MG 

034701033: SODIO FENILBUTIRRATO; AMMONAPS GRAT 
940MG/G FL 266G 

036870032: NITISINONE; ORFADIN FL 60CPS 10MG 

036870018: NITISINONE; ORFADIN FL 60CPS 2MG 

036870020: NITISINONE; ORFADIN FL 60CPS 5MG 

Non in Estar: NITISINONE; ORFADIN FL 60CPS 20MG 

Non in Estar: NITISINONE; ORFADIN OS SOSP FL 90ML 4MG/ML 

036694014: ZINCO ACETATO; WILZIN FL 250CPS 25MG 

036694026: ZINCO ACETATO; WILZIN FL 250CPS 50MG 

035798014: MIGLUSTAT; ZAVESCA 84CPS 100MG 

038922023: SAPROPTERINA DICLORIDRATO; KUVAN 120CPR 
SOLUB 100MG 

Non in Estar: SAPROPTERINA DICLORIDRATO; KUVAN 30CPR 
SOLUB 100MG 

Non in Estar: ELIGLUSTAT; CERDELGA* 56 CPS 84 MG 

**** ATC = B01AC, ANTIAGGREGANTI PIASTRINICI E-
SCLUSA EPARINA: 

036019014: ILOPROST SALE DI TROMETAMOLO; VENTAVIS NEB 
30F 2ML 10MCG/ML 

Non in Estar: ILOPROST SALE DI TROMETAMOLO; VENTAVIS 
NEB 3X30F 2ML10MCG/ML 

Non in Estar: ILOPROST SALE DI TROMETAMOLO; VENTAVIS 
NEB 30F 1ML 20MCG/ML 

037057041: TREPROSTINIL SODICO; REMODULIN SC 20ML 
10MG/ML 

037057015: TREPROSTINIL SODICO; REMODULIN SC 20ML 
1MG/ML 

037057027: TREPROSTINIL SODICO; REMODULIN SC 20ML 
2,5MG/ML 
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037057039: TREPROSTINIL SODICO; REMODULIN SC 20ML 
5MG/ML 

**** ATC = B02BD, FATTORI DELLA COAGULAZIONE DEL 
SANGUE: 

044888030: EFTRENONACOG ALFA; ALPROLIX 1FL 1000UI+1SIR 
5ML 

044888042: EFTRENONACOG ALFA; ALPROLIX 1FL 2000UI+1SIR 
5ML 

044888016: EFTRENONACOG ALFA; ALPROLIX 1FL 250UI+1SIR 
5ML 

044888055: EFTRENONACOG ALFA; ALPROLIX 1FL 3000UI+1SIR 
5ML 

Non in Estar: EFTRENONACOG ALFA; ALPROLIX 1FL 500UI+1SIR 
5ML 

033535067: NONACOG ALFA (FATTORE IX DI COAGULAZIONE, 
RICOMBINANTE); BENEFIX IV 1FL 1000UI+SIR5ML+S 

033535079: NONACOG ALFA (FATTORE IX DI COAGULAZIONE, 
RICOMBINANTE); BENEFIX IV 1FL 2000UI+SIR5ML+S 

Non in Estar: NONACOG ALFA (FATTORE IX DI COAGULAZIONE, 
RICOMBINANTE); BENEFIX IV 1FL 250UI+SIR5ML+SE 

033535081: NONACOG ALFA (FATTORE IX DI COAGULAZIONE, 
RICOMBINANTE); BENEFIX IV 1FL 3000UI+SIR5ML+S 

033535055: NONACOG ALFA (FATTORE IX DI COAGULAZIONE, 
RICOMBINANTE); BENEFIX IV 1FL 500UI+SIR5ML+SE 

044891036: ALBUTREPENONACOG ALFA; IDELVION EV FL 
1000UI+FL 2,5ML 

044891048: ALBUTREPENONACOG ALFA; IDELVION EV FL 
2000UI+FL 2,5ML 

Non in Estar: ALBUTREPENONACOG ALFA; IDELVION EV FL 
250UI+FL 2,5ML 

044891024: ALBUTREPENONACOG ALFA; IDELVION EV FL 
500UI+FL 2,5ML 

**** ATC = B02BX, ALTRI EMOSTATICI PER USO SISTEMI-
CO: 

039002050: ROMIPLOSTIM; NPLATE FL 250MCG POLV+SOLV 

039002074: ROMIPLOSTIM; NPLATE FL 500MCG POLV+SOLV 

**** ATC = B06AB, ALTRI DERIVATI DELL'EME: 

034543013: EMINA; NORMOSANG INF EV4F 10ML25MG/ML 

**** ATC = B06AC, FARMACI USATI NELL’ANGIOEDEMA 
EREDITARIO: 

038631014: ICATIBANT ACETATO; FIRAZYR SC 1SIR 30MG 
3ML10MG/M 

**** ATC = C02KX, ANTIPERNTESIVI PER L’IPERTENSIONE 
ARTERIOSA POLMONARE: 

035609066: BOSENTAN MONOIDRATO; TRACLEER*** 56CPR 
DISP 32MG 

035609041: BOSENTAN MONOIDRATO; TRACLEER*** 56CPR 
RIV 125MG 

035609027: BOSENTAN MONOIDRATO; TRACLEER*** 56CPR 
RIV 62,5MG 

038528042: AMBRISENTAN; VOLIBRIS 30CPR RIV 10MG 

038528028: AMBRISENTAN; VOLIBRIS 30CPR RIV 5MG 

043174022: MACITENTAN; OPSUMIT 30CPR RIV 10MG 

043333018: RIOCIGUAT; ADEMPAS*42CPR RIV 0,5MG 

043333071: RIOCIGUAT; ADEMPAS*42CPR RIV 1,5MG 

043333044: RIOCIGUAT; ADEMPAS*42CPR RIV 1MG 

043333133: RIOCIGUAT; ADEMPAS*42CPR RIV 2,5MG 

043333107: RIOCIGUAT; ADEMPAS*42CPR RIV 2MG 

043333145: RIOCIGUAT; ADEMPAS*84CPR RIV 2,5MG 

Non in Estar: RIOCIGUAT; ADEMPAS*84CPR RIV 2MG 

Non in Estar: RIOCIGUAT; ADEMPAS 84CPR RIV 1MG 

Non in Estar: RIOCIGUAT; ADEMPAS 84CPR RIV 1,5MG 

Non in Estar: RIOCIGUAT; ADEMPAS 84CPR RIV 2MG 

043333145: RIOCIGUAT; ADEMPAS 84CPR RIV 2,5MG 
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**** ATC = D03BA, ENZIMI PROTEOLITICI: 

042539027: ENZIMI PROTEOLITICI; NEXOBRID POLV 5G+GEL 
50G FL+FL 

Non in Estar: ENZIMI PROTEOLITICI; NEXOBRID POLV 2G+GEL 
20G FL+FL 

**** ATC = G04BE, FARMACI UTILIZZATI NELLE DISFUN-
ZIONI ERETTILI: 

036982015: SILDENAFIL CITRATO; REVATIO 90CPR RIV 20MG 

036982027: SILDENAFIL CITRATO; REVATIO EV 1FL 20ML 
0,8MG/ML 

036982039: SILDENAFIL CITRATO; REVATIO OS POLVxSOSP 
10MG/ML 

**** ATC = H01AC, SOMATROPINA O ANALOGHI: 

Non in Estar: MECASERMINA; INCRELEX SC 1FL 4ML 10MG/ML 

**** ATC = H01AX, ALTRI ORMONI DEL LATO ANTERIORE 
DELL’IPOTESI ED ANALOGHI: 

035726013: PEGVISOMANT; SOMAVERT SC 30FL 10MG+30FL 
8ML 

035726025: PEGVISOMANT; SOMAVERT SC 30FL 15MG+30FL 
8ML 

035726037: PEGVISOMANT; SOMAVERT SC 30FL 20MG+30FL 
8ML 

Non in Estar: PEGVISOMANT; SOMAVERT SC 1FL 20MG+1FL 
8ML 

035726064: PEGVISOMANT; SOMAVERT SC 30FL 25MG+30FL 
8ML 

035726088: PEGVISOMANT; SOMAVERT SC 30FL 30MG+30FL 
8ML 

**** ATC = H01CB, ORMONE ANTICRESCITA: 

Non in Estar: PASIREOTIDE PAMOATO; SIGNIFOR IM 1FL 
20MG+SIR 2ML 

042032146: PASIREOTIDE PAMOATO; SIGNIFOR IM 1FL 
40MG+SIR 2ML 

042032161: PASIREOTIDE PAMOATO; SIGNIFOR IM 1FL 
60MG+SIR 2ML 

042032045: PASIREOTIDE DIASPARTATO; SIGNIFOR SC 60F 
0,3MG 1ML 

042032084: PASIREOTIDE DIASPARTATO; SIGNIFOR SC 60F 
0,6MG 1ML 

Non in Estar: PASIREOTIDE DIASPARTATO; SIGNIFOR SC 60F 
0,9MG 1ML 

**** ATC = H02AB, GLICOCORTICOIDI: 

042487025: IDROCORTISONE; PLENADREN FL 50CPR 20MG RM 

042487013: IDROCORTISONE; PLENADREN FL 50CPR 5MG RM 

**** ATC = J02AB, DERIVATI IMIDAZOLICI: 

043781018: KETOCONAZOLO; KETOCONAZOLE HRA 60CPR 
200MG 

**** ATC = J02AC, DERIVATI TRIAZOLICI: 

044528026: ISAVUCONAZOLO; CRESEMBA 14CPS 100MG 

044528014: ISAVUCONAZOLO; CRESEMBA EV POLV1FL 10ML 
200MG 

**** ATC = J04AK, ALTRI FARMACI PER IL TRATTAMEN-
TO DELLA TUBERCOLOSI: 

043332016: BEDAQUILINA FUMARATO; SIRTURO FL 188CPR 
100MG 

Non in Estar: DELAMANIB; DELTYBA 48CPR RIV 50 MG 

**** ATC = L01AB, ALCHILSULFONATI: 

036326027: BUSULFANO; BUSILVEX INFUS 8FL 10ML 6MG/ML 

**** ATC = L01AC, ETILENIMINE: 

039801028: TIOTEPA; TEPADINA EV 1F 100MG 10MG/ML 

039801016: TIOTEPA; TEPADINA EV 1F 15MG 10MG/ML 

**** ATC = L01BB, ANALOGHI DELLA PURINA: 

Non in Estar: MERCAPTOPURINA; XALUPRINE OS 1FL 100ML 
20MG/ML 
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038237020: CLADRIBINA; LITAK SC 5FL 5ML 2MG/ML 

037409012: CLOFARABINA; EVOLTRA 4FL 20ML 1MG/ML 

038116012: NELARABINA; ATRIANCE EV 6FL 250MG 50ML 

**** ATC = L01BC, ANALOGHI DELLA PIRIMIDINA: 

038996017: AZACITIDINA; VIDAZA SC 1FL 100MG 25MG/ML 

042634016: DECITABINA; DACOGEN EV 1FL 50MG 20ML 

**** ATC = L01CX, ALTRI ALCOALOIDI DERIVATI DA 
PIANTE E ALTRI PRODOTTI NATURALI: 

038165015: TRABECTEDINA; YONDELIS EV 1FL POLV 0,25MG 

038165027: TRABECTEDINA; YONDELIS EV 1FL POLV 1MG 

**** ATC = L01XC, ANTICORPI MONOCLONALI: 

Non in Estar: OFATUMUMAB; ARZERRA EV 1FL 1000MG 50ML 

039826019: OFATUMUMAB; ARZERRA EV 3FL 100MG 5ML 

042448011: BRENTUXIMAB VEDOTIN; ADCETRIS*1FL EV 50MG 
POLV 

043533013: OBINUTUZUMAB; GAZYVARO INF 1FL 
1000MG/40ML 

044550010: BLINATUMOMAB; BLINCYTO 1FL POLV INFUS38, 
5MCG 

044885010: DARATUMUMAB; DARZALEX EV 1 FL 20 ML 20 
MG/ML 

044885022: DARATUMUMAB; DARZALEX EV 1 FL5 5 ML 20 
MG/ML 

045174012: OLARATUMAB; LARTRUVO EV 1F 50 ML 10 MG/ML 

**** ATC = L01XE, INIBITORI DELLA PROTEINA CHINASI: 

037154010: SORAFENIB TOSILATO; NEXAVAR 112CPR RIV 
200MG 

037400153: DASATINIB MONOIDRATO; SPRYCEL 30CPR RIV 
140MG 

037400138: DASATINIB MONOIDRATO; SPRYCEL 30CPR RIV 
80MG 

037400114: DASATINIB MONOIDRATO; SPRYCEL 30x1CPR RIV 
100MG 

037400088: DASATINIB MONOIDRATO; SPRYCEL 60x1CPR RIV 
50MG 

038328062: NILOTINIB CLORIDRATO; TASIGNA 112CPS 150MG 

038328035: NILOTINIB CLORIDRATO; TASIGNA 112CPS 200MG 

038327019: TEMSIROLIMUS; TORISEL EV 1FL 30MG+1FL 1,8ML 

041397100: EVEROLIMUS; VOTUBIA 30CPR DISPERS 2MG 

041397124: EVEROLIMUS; VOTUBIA 30CPR DISPERS 3MG 

042735011: BOSUTINIB; BOSULIF 28CPR RIV 100MG 

042735035: BOSUTINIB; BOSULIF 28CPR RIV 500MG 

042853034: PONATINIB CLORIDRATO; ICLUSIG FL 30CPR RIV 
45MG 

042853010: PONATINIB CLORIDRATO; ICLUSIG FL 60CPR RIV 
15MG 

043693023: IBRUTINIB; IMBRUVICA FL 120CPS 140MG 

043693011: IBRUTINIB; IMBRUVICA FL 90CPS 140MG 

044200020: LENVATINIB MESILATO; LENVIMA 30CPS 10MG 

044200018: LENVATINIB MESILATO; LENVIMA 30CPS 4MG 

043827029: NINTEDANIB ESILATO; OFEV 60CPS MOLLI 100MG 

043827043: NINTEDANIB ESILATO; OFEV 60CPS MOLLI 150MG 

**** ATC = L01XX, ALTRI CITOSTATICI: 

036560011: MITOTANO; LYSODREN FL 100CPR 500MG 

036745014: ANAGRELIDE CLORIDRATO; XAGRID FL 100CPS 
0,5MG 

044553016: CARFILZOMIB; KYPROLIS INFUS 1FL 60MG 

043794015: OLAPARIB; LYNPARZA FL 448CPS 50MG 

045198076: VENETOCLAX; VENCLYXTO 112 CPR RIV 100 MG 

045198064: VENETOCLAX; VENCLYXTO 14 CPR RIV 100 MG 
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045198025: VENETOCLAX; VENCLYXTO 14 CPR RIV 10 MG 

045198052: VENETOCLAX; VENCLYXTO 7 CPR RIV 100 MG 

045198049: VENETOCLAX; VENCLYXTO 7 CPR RIV 50 MG 

**** ATC = L03, SOSTANZE AD AZIONE IMMUNOMODU-
LANTE: 

Non in Estar: FRAZIONE CELLULARE ARRICCHITA DI CELLULE 
AUTOLOGHE CD34+; STRIMVELIS EV 1-10MILIONI CELL 

**** ATC = L03AX, ALTRI IMMUNOSTIMOLANTI: 

Non in Estar: TASONERMINA; BEROMUN INFUS 4FL+4F SOLV 

039549011: MIFAMURTIDE; MEPACT INFUS 1F 4MG POLV+FILT 

039587011: PLERIXAFOR; MOZOBIL SC 1FL 24MG 20MG/ML 

**** ATC = L04AA, SOSTANZE AD AZIONE IMMUNOSOPPR. 
SELETTIVA: 

038083010: ECULIZUMAB; SOLIRIS EV 1FL 300MG 30ML 

**** ATC = L04AC, INIBITORI DELL’INTERLEUCHINA: 

Non in Estar: SILTUXIMAB; SYLVANT 1FL IV 100MG 

Non in Estar: SILTUXIMAB; SYLVANT 1FL IV 400MG 

**** ATC = L04AX, ALTRI IMMUNOSOPPRESSORI: 

038572018: TALIDOMIDE; THALIDOMIDE CELGENE 28CPS 
50MG 

038016022: LENALIDOMIDE; REVLIMID 21CPS 10MG 

038016034: LENALIDOMIDE; REVLIMID 21CPS 15MG 

Non in Estar: LENALIDOMIDE; REVLIMID 21CPS 2,5MG 

038016046: LENALIDOMIDE; REVLIMID 21CPS 25MG 

038016010: LENALIDOMIDE; REVLIMID 21CPS 5MG 

041271026: PIRFENIDONE; ESBRIET 252CPS 267MG 

041271014: PIRFENIDONE; ESBRIET 63CPS 267MG 

Non in Estar: POMALIDOMIDE; IMNOVID 21CPS 1MG 

042927020: POMALIDOMIDE; IMNOVID 21CPS 2MG 

042927032: POMALIDOMIDE; IMNOVID 21CPS 3MG 

042927044: POMALIDOMIDE; IMNOVID 21CPS 4MG 

**** ATC = M09AX, ALTRI FARMACI PER LE AFFEZIONI 
DEL SISTEMA MUSCOLO SCHELETRICO: 

Non in Estar: ATALUREN; TRANSLARNA 30BUST 1000MG 

Non in Estar: ATALUREN; TRANSLARNA 30BUST 125MG 

043535020: ATALUREN; TRANSLARNA 30BUST 250MG 

Non in Estar: NUSINERSEN; SPINRAZA* 1FL 12MG 5ML 2,4 
MG/ML 

**** ATC = N02BG, ALTRI ANALGESICI ED ANTIPIRETICI: 

037310012: ZICONOTIDE; PRIALT INFUS 1FL 1ML 100MCG/ML 

037310036: ZICONOTIDE; PRIALT INFUS 1FL 5ML 100MCG/ML 

**** ATC = N03AF, DERIVATI DELLA CARBOSSAMIDE: 

038217016: RUFINAMIDE; INOVELON 10CPR RIV 100MG 

038217143: RUFINAMIDE; INOVELON 60CPR DIV 400MG 

038217093: RUFINAMIDE; INOVELON 60CPR RIV 200MG 

**** ATC = N04BA, DOPA E SUOI DERIVATI: 

036885010: LEVODOPA/CARBIDOPA; DUODOPA** 7SA 
100ML20MG/ML+5MG/M 

**** ATC = N06BX, ALTRI PSICOSTIMOLANTI: 

Non in Estar: IDEBENON; RAXONE FL 180CPR RIV 150 MG 

**** ATC = N07XX, ALTRI FARMACI DEL SISTEMA NERVO-
SO: 

041663016: TAFAMIDIS MEGLUMIN; VYNDAQEL 30CPS 20MG 

**** ATC = R07AX, ALTRI PREPARATI PER IL SISTEMA 
RESPIRATORIO: 

043519026: IVACAFTO; KALYDECO 56CPR RIV 150MG 

**** ATC = S01XA, ALTRI OFTAMOLOGICI: 



 
                                ESTAR 3 Minuti                               
 
 

           Numero 25 – 6 Aprile 2018 
 

7 
 

Non in Estar: CELLULE EPITELIALI CORNEALI UMANE AUTOLO-
GHE VITALI; HOLOCLAR IMP 79000-316000 CELL 

**** ATC = V03AC, SOSTANZE CHELANTI DEL FERRO: 

037421017: DEFERASIROX; EXJADE 28CPR DISP 125MG 

037421031: DEFERASIROX; EXJADE 28CPR DISP 250MG 

037421056: DEFERASIROX; EXJADE 28CPR DISP 500MG 

**** ATC = V10BX, RADIOFARMACO TERAPEUTICO CON 
EFFETTO ANTALGICO: 

Non in Estar: SAMARIO 153SM LEXIDRONAM PENTASODICO; 
QUADRAMET DA 2 A 4 GBQ (DATA CALIBRAZIONE) PER FIA-
LA DA 1,5 A 3,1 ML(1,3GBQ/ML) SOLUZIONE INIETTABILE 
E.V. 

 
Conclusioni 
 
    Come già sottolineato in apertura di questo E3M, 
la complessità della tematica dei farmaci orfani ci 
obbliga ad affrontare l’argomento per gradi in più 
numeri successivi.  
    A breve è previsto un approfondimento con un 
altro E3M nel quale verrà presa in esame la lista 
Orphanet della European Commission [2]. In tale 
lista viene attribuita un’opportuna priorità alle 
indicazioni cliniche in base a cui i singoli farmaci 
hanno ricevuto la designazione di “orfanicità”. Il 
confronto tra le due liste [1,2] rappresenterà la base 
per una lettura critica dei rispettivi contenuti.  
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