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I farmaci orfani sono trattamenti destinati a malattie rare, anche chiamate malattie orfane,
che colpiscono un numero molto ristretto di persone. Sebbene siano poco comuni, queste
patologie possono avere un impatto devastante sulla vita dei pazienti. A causa della loro
bassa prevalenza, lo sviluppo di farmaci per queste malattie può risultare economicamente
poco conveniente per le aziende farmaceutiche, poiché il mercato è limitato e la ricerca è
più complessa.

Per incentivare la ricerca e lo sviluppo di farmaci per malattie rare, le autorità sanitarie,
come l'Agenzia Europea per i Medicinali (EMA) e la Food and Drug Administration (FDA)
negli Stati Uniti, hanno introdotto normative specifiche che offrono incentivi alle aziende
farmaceutiche, tra cui periodi di esclusività sul mercato, finanziamenti per la ricerca e sem-
plificazioni burocratiche. In Europa, un farmaco può essere definito "orfano" se destinato a
trattare una malattia che colpisce meno di 5 persone su 10.000, e se non esistono alterna-
tive terapeutiche adeguate. L'EMA, tramite la sua Commissione per i farmaci orfani (COMP),
è responsabile della valutazione e dell'autorizzazione di questi farmaci in Europa, garan-
tendo un processo accelerato per facilitarne la disponibilità.

In Italia, come negli altri Paesi europei, i farmaci orfani sono sottoposti alla valutazione
delle autorità regolatorie locali: in Italia, questo ruolo spetta all’Agenzia Italiana del Farmaco
(AIFA), che ne concede il rimborso (o meno) attraverso il Sistema Sanitario Nazionale (SSN),
talvolta prevedendo agevolazioni. Questi farmaci rappresentano una risorsa fondamentale
per i pazienti con malattie rare, offrendo trattamenti che hanno il potenziale di rivoluzio-
narne la gestione.

L'obiettivo del progetto "Time to Rare" è sensibilizzare e informare i pazienti e le loro 
famiglie sui farmaci orfani disponibili, supportando l'accesso a informazioni chiare e 
aggiornate. In questo modo, il progetto mira a migliorare la consapevolezza e a garantire
che le persone affette da malattie rare possano ottenere il trattamento necessario, 
promuovendo una maggiore equità e trasparenza nel sistema sanitario.
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                                                   ANDEMBRY                                     
                                                   Garadacimab                                    23/11/2023 12/12/2024 10/02/2025

                                                    ALTUVOCT                                     
                                             Efanesoctocog Alfa                              18/05/2023 25/04/2024 17/06/2024 13/01/2025

                                                                                                               
                               Autologous CD34+ haematopoietic 
                                           stem cells transduced 
                                    ex vivo with a lentiviral vector                     24/12/2024
                                               encoding human 
                                Wiskott-Aldrich syndrome protein
                                                                                                               
                                Dorocubicel / Allogeneic umbilical                 20/06/2024
                          cord-derived CD34- cells, non-expanded           

                                                     ADZYNMA                                      
                           Apadamtase alfa / Cinaxadamtase Alfa             18/05/2023 30/05/2024 01/08/2024

                                                                                                               
                                                   Zanidatamab                                    20/06/2024

                                                                                                               
                                                   Amino Acids                                    28/09/2023

                                                                                                               
                                                    Sepiapterin                                     23/05/2024

                                           SELADELPAR GILEAD                            
                                                     Seladelpar                                      29/02/2024 12/12/2024 20/02/2025
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AREA FARMACO                                 ATMP           U.C. START CHMP EC START GAZZETTA            COMMERCIO            SSN
TERAPEUTICA Active Substance                                                     EMA OPINION DECISION CSE UFFICIALE                   CNN                       

                                                        IQIRVO                                         
                                                     Elafibranor                                      26/10/2023 25/07/2024 19/09/2024 16/12/2024

                                                    NUGALVIQ                                      
                                                     Govorestat                                      28/12/2023

Apparato
gastrointestinale
e metabolismo

Sangue ed
organi
emopoietici



                                                      FILSPARI                                       
                                                    Sparsentan                                     18/08/2022 22/02/2024 19/04/2024

                                                   BEYONTTRA                                    
                                                    Acoramidis                                      01/02/2024 12/12/2024 10/02/2025

                                                    WINREVAIR                                     
                                                    Sotatercept                                     26/10/2023 27/06/2024 22/08/2024 13/01/2025

Sistema
Cardiovascolare

                                                     VYJUVEK                                       
                                        Beremagene Geperpavec                         23/11/2023 27/02/2025
Dermatologici

                                                     CASGEVY                                      
                                     Exagamglogene Autotemcel                       24/01/2023 14/12/2023 09/02/2024 16/09/2024

                                                                                                              
                                                   Sebetralstat                                     15/08/2024
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AREA FARMACO                                 ATMP           U.C. START CHMP EC START GAZZETTA            COMMERCIO            SSN
TERAPEUTICA Active Substance                                                     EMA OPINION DECISION CSE UFFICIALE                   CNN                       

                                                    HYMPAVZI                                     
                                                   Marstacimab                                    26/10/2023 19/09/2024 18/11/2024
Sangue ed
organi
emopoietici



                                                                                                              
                                     Mozafancogene Autotemcel                      28/03/2024

                                                      ELAHERE                                       
                                      Mirvetuximab Soravtansine                       26/10/2023 19/09/2024 14/11/2024 13/01/2025

                                                                                                              
                                                  Mirdametinib                                    15/08/2024

                                                                                                              
                                                    Mavorixafor                                     23/01/2025

                                         MASITINIB AB SCIENCE                          
                                                      Masitinib                                       18/08/2022

                                                                                                              
                                                      Leniolisib                                       27/10/2022

                                                     FABHALTA                                      
                                                     Iptacopan                                       18/05/2023 21/03/2024 17/05/2024 16/09/2024

                                                       RYTELO                                        
                                                     Imetelstat                                       28/09/2023 12/12/2024 07/03/2025

                                                      VOYDEYA                                       
                                                     Danicopan                                      23/03/2023 22/02/2024 19/04/2024 16/09/2024

                                                                                                               
                                                   Belumosudil                                    03/10/2024
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AREA FARMACO                                 ATMP           U.C. START CHMP EC START GAZZETTA            COMMERCIO            SSN
TERAPEUTICA Active Substance                                                     EMA OPINION DECISION CSE UFFICIALE                   CNN                       

                                                     EMCITATE                                       
                                                      Tiratricol                                        26/10/2023 12/12/2024 12/02/2025
Preparati
ormonali
sistemici

                                                                                                               
                                          Belantamab Mafodotin                           18/07/2024
Farmaci
antineoplastici ed
immunomodulatori

                                                                                                              
                                                   Nirogacestat                                    29/02/2024



                                                        VYLOY                                         
                                                  Zolbetuximab                                   13/07/2023 25/07/2024 19/09/2024 17/02/2025

                                                                                                              
                                                    Vorasidenib                                     25/01/2024

                                                                                                              
                                                    Vimseltinib                                     18/07/2024

                                                   SPEXOTRAS                                     
                                                     Trametinib                                      29/09/2022 09/11/2023 05/01/2024 10/06/2024 15/10/2024

                                                     RYSTIGGO                                      
                                               Rozanolixizumab                                01/12/2022 09/11/2023 05/01/2024 16/09/2024

                                                     OMJJARA                                       
                                                   Momelotinib                                    01/12/2022 09/11/2023 25/01/2024 10/06/2024 24/01/2025

                                                       KIZFIZO                                        
                                                 Temozolomide                                  17/08/2023

                                                   HETRONIFLY                                    
                                                    Serplulimab                                     23/03/2023 19/09/2024 03/02/2025

                                                                                                              
                                                   Rilzabrutinib                                    31/10/2024

                                                        ZYNYZ                                         
                                                   Retifanlimab                                    23/03/2023 22/02/2024 19/04/2024 16/09/2024

                                                                                                              
                                                   Resminostat                                    29/02/2024

                                                    ORDSPONO                                     
                                                 Odronextamab                                  17/08/2023 27/06/2024 22/08/2024
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AREA FARMACO                                 ATMP           U.C. START CHMP EC START GAZZETTA            COMMERCIO            SSN
TERAPEUTICA Active Substance                                                     EMA OPINION DECISION CSE UFFICIALE                   CNN                       

                                                                                                              
                                       Obecabtagene Autoleucel                         28/03/2024
Farmaci
antineoplastici ed
immunomodulatori

SSN

SSN



                                                                                                              
                                                     Troriluzole                                      26/10/2023

                                                                                                              
                                                     Trofinetide                                      23/01/2025

                                                   SKYCLARYS                                     
                                                 Omaveloxolone                                  28/12/2022 14/12/2023 09/02/2024 18/11/2024

                                                      QALSODY                                       
                                                       Tofersen                                        01/12/2022 22/02/2024 29/05/2024 16/09/2024

                                                                                                              
                                                    Pridopidine                                     15/08/2024

                                                     NEZGLYAL                                      
                                                   Leriglitazone                                    18/08/2022

                                                                                                              
                                                L-Acetylleucine                                  20/06/2024

                                                      WAINZUA                                       
                                                    Eplontersen                                     26/10/2023 17/10/2024 06/03/2025

                                                                                                              
                                        Doxecitine / Doxribtimine                         28/11/2024

                                                                                                              
                                                      Diflunisal                                       01/02/2024
Sistema
nervoso

                                                                                                              
                                                     Givinostat                                      17/08/2023

                                                                                                              
                                  Delandistrogene Moxeparvovec                   20/06/2024
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AREA FARMACO                                 ATMP           U.C. START CHMP EC START GAZZETTA            COMMERCIO            SSN
TERAPEUTICA Active Substance                                                     EMA OPINION DECISION CSE UFFICIALE                   CNN                       

                                                        AGILUS                                         
                                                     Dantrolene                                      14/07/2022 21/03/2024 29/05/2024 16/09/2024 28/12/2024 SSN
Sistema
muscolo-scheletrico



                                                     AKANTIOR                                      
                                                   Polihexanide                                    19/05/2022 30/05/2024 22/08/2024 17/02/2025
Organi 
di senso
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AREA FARMACO                                 ATMP           U.C. START CHMP EC START GAZZETTA            COMMERCIO            SSN
TERAPEUTICA Active Substance                                                     EMA OPINION DECISION CSE UFFICIALE                   CNN                       

                                                                                                              
                          Deutivacaftor / Tezacaftor / Vanzacaftor           23/05/2024
Sistema
respiratorio

Le categorie di riferimento delle patologie si riferiscono al codice ATC (Anatomico, Terapeutico e Chimico)*

L E G E N D A

Opinione negativa da parte del CHMP Farmaco in commercio non ancora rimborsato, a carico del cittadino SSN Farmaco rimborsato dal Servizio Sanitario Nazionale (classe A/H) SSN Farmaco non rimborsato dal Servizio Sanitario Nazionale (classe C)

Farmaci aggiornati nell’ultimo mese Farmaci a uso compassionevole Farmaci ritirati dall'azienda Advanced Therapy Medicinal Products Farmaci rifiutati
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