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Oggetto: autorizzazione al trattamento farmacologico con terapia genica specialith medicinale
LUXTURNA (p.a. voretigene-neparvovec) per pazienti affettl da Amaurosi Congenita di Leber,
malattia rara, cod. RFG110

In riferimento alla Vs segnalazione di n° 10 pazienti affetti dalla malattia rara in oggetto, seguiti presso la
Clinica Oculistica dell’Universita Vanvitelli di Napoli, e secondo la stessa, eleggibili al trattamento con il
farmaco Voretigene Neparvovec, tenuto conto che tutti i pazienti risultano residenti fuori Regione e di questi
"5 sono bambini ed adolescenti, si autorizza a procedere. al trattamento informando preventivamente la
Regione di provenienza del paziente. :

All’uopo si dotera di un’adeguata anticipazione finanziaria I’AOU Vanvitelli tanto da consentire 1’avvio
delle procedure di acquisto e pagamento, pari a € 3.600.000,00 secondo quanto riportato nel prospetto di
impatto economico previsto rispetto alla regione di appartenenza del paziente:

pz eleggibili al trattamento
- npz |spesa pz dx+sx EILE E FONDO
: 4 ' spesa totale - INNOVATIVI
Regione di provenienza senza IVA 2021
Puglia 1 720.000,00 | 720.000,00 0 100%
Lazio 1 720.000,00 720.000,00 0 100%
Liguria 1 720.000,00 720.000,00 0 100%
Lombardia 3 720.000,00 2.160.000,00 0 100%
Piemonte 4 720.000,00 2.880.000,00 0 100%
7.200.000,00 0 100%
*AlFA prevede la valutazione del trattamento per singolo occhio e tutti i pz in elenco sono
eleggibili al trattamento per entrambi gh occhi per un totale di 2 trattamenti a paziente da
eseguire in un unico tempo.

Tanto si dispone, atteso che la gestione del farmaco avvenga secondo quanto riportato sulla determina
DG/1344/2020 del 22 dicembre 2020, pubblicata nella G.U. n.6 del 9 gennaio 2021 ovvero:

e Il centro autorizzato, disponga di un team multidisciplinare adeguatamente formato per la gestione
clinica del paziente e delle possibili complicanza (presenza di un oftalmologo con esperienza nella cura

e nel trattamento di pazienti con distrofia retinica ereditaria; presenza di o affiliazione con un

- chirurgo della retina esperto in chirurgia sottoretinica e in grado di somministrare Luxturna;



presenza di una farmacia clinica in grado di manipolare e preparare prodotti di terapia genica basati su
vettori AAV.);

e Le prescrizioni vengano effettuate in accordo ai criteri di eleggibilita e appropriatezza prescrittiva
riportati nella documentazione consultabile sul sito istituzionale di AIFA, all’indirizzo:
https://www.aifa.gov.it/registri-e-piani-terapeuticil e riportati nella scheda clinica, scaricabile dalla
“Lista Registri e PT attivi”. .

e Il farmaco Luxturna venga prescritto e rendicontato attraverso il Registro di Monitoraggio web AIFA
gia attivo, con valutazione di appropriatezza prescrittiva attraverso la Piattaforma web - all'indirizzo

https://servizionline.aifa.gov.it.

)

Pertanto, in considerazione dell’elevato costo della terapia farmacologica, vista I’attribuzione del requisito
dell’innovazione terapeutica al farmaco Voretigene Neparvovec, atteso che i trattamenti farmacologici in
oggetto sono soggetti a rendicontazione attraverso il FILE F a costo zero e al successivo accesso al fondo
dei farmaci innovativi di cui alla Legge di Bilancio 2017 si chiede di prestare la massima attenzione nella
fase di rendicontazione sia ai fini del File F che ai fini del riparto del Fondo innovativi 2021.

Inoltre la S.V. in indirizzo vorra relazionare trimestralmente in merito agli avvenuti interventi e segnalare
tutto quanto concernera [’ulteriore sconto sul prezzo ex-factory, da praticarsi alle strutture sanitarie 4
pubbliche, ivi comprese le strutture sanitarie private accreditate con il Servizio Sanitario Nazionale, come
da condizioni negoziali, cosi come riportato nella determina DG/1344/2020 del 22 dicembre 2020,

pubblicata nélla G.U. n.6 del 9 gennaio 2021. ’ '
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