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ALLEGATO  4– Farmaci Orfani con indicazione terapeutica. Specialisti autorizzati alla prescrizione a carico del 
SSR. Riferimento Delibera Regionale  n. 90/2009 e Decreto n. 1689/2009. 

ATC5  Principio 
Attivo  

Indicazione AIC  Nome  Prescrivibilità       
Specialista Ospedaliero 

A16AB05  LARONIDASI MUCOPOLISACCARIDOSI 
DI TIPO I 

35891011  ALDURAZYME*INFUS 
1FL 5ML 500U  

NEUROLOGO 

NEUROPSICHIATRA 
INFANTILE 

PEDIATRA 

 

L01BB07 NELARABINA  LEUCEMIA 
LINFOBLASTICA ACUTA 

38116012 ATRIANCE*INFUS 
6FL 50ML 5MG/ML 

 

EMATOLOGO 

EMATOLOGO PEDIATRA 

L01AB01 BUSULFAN TRATTAMENTO DI 
CONDIZIONAMENTO 
PRECEDENTE AL 
CONVENZIONALE 
TRAPIANTO DI CELLULE 
EMOPOIETICHE 
PROGENITRICI- HPCT 

 

36326015 BUSILVEX*INFUS 
8FL 10ML 10MG/ML 

EMATOLOGO 

A16AA05  ACIDO 
CARGLUMICO  

 
IPERAMMONEMIA 
DOVUTA ALLA 
DEFICIENZA DI N-
ACETILGLUTAMMATO 
SINTETASI 

 

35983016  

35983028 

35983030 

CARBAGLU*15CPR 
DISP 200MG  

CARBAGLU*60CPR 
DISP 200MG 

CARBAGLU*5CPR  
200MG 

 

NEUROLOGO 

PEDIATRA 

NEUROPSICHIATRA 
INFANTILE 

A16AA06 BETAINA 
ANIDRA 

OMOCISTINURIA 37797014 CYSTADANE*OS 1FL 
180G+3CUCCH 

NEUROLOGO 

PEDIATRA 

NEUROPSICHIATRA 
INFANTILE 

 

L01BB06 CLOFARABINA LEUCEMIA 
LINFOBLASTICA ACUTA 

37409012 EVOLTRA* INFUS 
4FL 20ML 1MG/ML 

ONCOEMATOLOGO 
PEDIATRA 

 

EMATOLOGO 

V03AC03 DEFERASIROX TRATTAMENTO DEL 
SOVRACCARICO 
CRONICO DI FERRO IN 
PAZIENTI CON BETA 
TALASSEMIA MAJOR 

37421017 

37421031 

37421056 

EXJADE* 28CPR 
DISP 125MG 

EXJADE* 28CPR 
DISP 250MG 

EXJADE* 28CPR 
DISP 500MG 

 

EMATOLOGO 

IMMUNOEMATOLOGO,  

PEDIATRA,  

A016AB04 ALGASIDASI 
BETA 

MALATTIA DI FABRY 35275015 FABRAZYME*INFUS 
1FL 35MG/ML 

NEFROLOGO  

NEUROLOGO 

CARDIOLOGO 

PEDIATRA 

NEUROPSICHIATRA 
INFANTILE 
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L01XE01 IMATINIB LEUCEMIA MIELOIDE 
CRONICA 

GIST 

35372059 GLIVEC*120CPS RIG 
100MG 

 

EMATOLOGO 

ONCOLOGO (GIST) 

H01AC03 MECASERMINA DEFICIT DI IGF-1 38095016 INCRELEX*SOL INIET 
SC 1FL 4ML 
10MG/ML 

 

ENDOCRINOLOGO 

N03AF03 

 

RUFINAMIDE 

 

CRISI EPILETTICHE 
ASSOCIATE  A 
SINDROME DI LENNOX-
GASTAUT 

 

38217016 

38217093 

38217143 

INOVELON*  10CPR 
RIV 100MG 

INOVELON*  60CPR 
RIV 200MG 

INOVELON*  60CPR 
RIV 400MG 

 

NEUROLOGO  

NEUROPEDIATRA 

NEUROPSICHIATRA 
INFANTILE 

A16AX07 SAPROPTERINA IPERFENILALANINEMIA 
(HPA) 

38922011 

38922023 

KUVAN* 30CPR 
100MG 

KUVAN* 120CPR 
100MG 

 

NEUROLOGO 

NEUROPEDIATRA 

NEUROPSICHIATRA 
INFANTILE 

L01BB04 

 

CLADRIBINA 

 

LEUCEMIA A CELLULE 
CAPELLUTE 

 

38237018 

38237020 

LITAK*SOLUZ SC 1FL 
5ML 2MG/ML 

LITAK*SOLUZ SC 5FL 
5ML 2MG/ML 

 

EMATOLOGO 

 

L01XX23 MITOTANO CARCINOMA 
CORTICOSURRENALICO 

36560011 LYSODREN* 100CPR 
500 MG 

ONCOLOGO 
ENDOCRINOLOGO 
CHIRURGO  

SPECIALISTA 
ACCREDITATO DAL 
DIPARTIMENTO 
ONCOLOGICO 

A16AB07 ALGLUCOSIDASI 
ALFA  

 

MALATTIA DI POMPE 37174012 

37174024 

37174036 

MYOZYME* INFUS 
1FL  20ML 50MG 

MYOZYME* INFUS 
10FL  20ML 50MG 

MYOZYME* INFUS 
25FL  20ML 50MG 

NEUROLOGO 

PEDIATRA 

NEUROPSICHIATRA 
INFANTILE 

CARDIOLOGO 

EPATOLOGO 

N06BX13 

 

IDEBENONE MIOCARDIOPATIA NEI 
PAZIENTI AFFETTI DA 
ATASSIA DI FRIEDREICH 

27586015    MNESIS* 30CPR RIV 
45MG 

 

NEUROLOGO 

NEUROPSICHIATRA 
INFANTILE 

NEUROPEDIATRA 

CARDIOLOGO 

A16AB08 GALSULFASE MUCOPOLISACCARIDOSI 
DI TIPO VI 

37173010 

 

NAGLAZYME* INFUS 
1FL  5ML 1MG/ML 

 

NEUROLOGO 

NEUROPSICHIATRA 
INFANTILE 

PEDIATRA 

L01XE05 SORAFENIB 
TISOLATO 

CARCINOMA A CELLULE 
RENALI 

37154010 NEXAVAR*112 CPR 
RIV CON FILM 
200MG 

 

ONCOLOGO 

SPECIALISTA 
ACCREDITATO DAL 
DIPARTIMENTO 
ONCOLOGICO 
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C01EB16 IBUPROFENE DOTTO ARTERIOSO 
PERVIO 

36602011 PEDEA*  INFUS 4FL  
2ML 5MG/ML 

 

PEDIATRA 
CARDIOLOGO 

 

N02BG08 ZICONOTIDE DOLORE CRONICO IN 
PAZIENTI CHE 
RICHIEDONO 
ANALGESIA 
INTRATECALE 

37310012 

37310024 

37310036 

PRIALT* INFUS 
INTRATECALE 1FL   
1ML 100MCG/ML 

PRIALT* INFUS 
INTRATECALE 1FL   
20ML 25MCG/ML 

PRIALT* INFUS 
INTRATECALE 1FL   
5ML 100MCG/ML 

 

ONCOLOGO   
ANESTESISTA 

SPECIALISTA 
ACCREDITATO DAL 
DIPARTIMENTO 
ONCOLOGICO 

A16AB03 ALGASIDASE 
ALFA 

MALATTIA DI FABRY 35373012 REPLAGAL* INFUS 
1FL  3,5ML 1MG/ML 

 

NEFROLOGO  

NEUROLOGO 

CARDIOLOGO 

PEDIATRA 

NEUROPSICHIATRA 
INFANTILE 

 

G04BE03 SILDENAFIL 
CITRATO 

IPERTENSIONE 
POLMONARE 
ARTERIOSA 

36982015 REVATIO* 90 CPR 
RIV 20 MG 

 

CARDIOLOGO 

INFETTIVOLOGO 

INTERNISTA 

PNEUMOLOGO 

REUMATOLOGO 

L04AX04 LENALIDOMIDE MIELOMA MULTIPLO 38016010 

38016022 

38016034 

38016046 

REVLIMID* 21CPS     
5 MG 

REVLIMID* 21CPS   
10 MG 

REVLIMID* 21CPS   
15 MG 

REVLIMID* 21CPS   
25 MG 

 

EMATOLOGO 

V03AF02 DEXRAZOXANO EXTRAVASAZIONE 
DELL’ANTRACICLINA 

37752019 SAVENE* INFUS 1FL 
25ML 20MG/ML 

 

ONCOLOGO 

L04AA25 ECULIZUMAB EMOGLOBINURIA 
PAROSSISTICA 
NOTTURNA 

38083010 SOLIRIS* INFUS 1FL 
30ML 300MG 

 

EMATOLOGO  

EMATOLOGO PEDIATRA 

 

H01AX01 PEGVISOMANT ACROMEGALIA 35726013 

35726025 

35726037 

35726049 

SOMAVERT* 30 FL 
SC 10MG+30FL 8 ML 

SOMAVERT* 30 FL 
SC 15MG+30FL 8 ML 

SOMAVERT* 30 FL 
SC 20MG+30FL 8 ML 

SOMAVERT* 1 FL SC 
20MG+ 1FL 8 ML 

ENDOCRINOLOGO 

L01XE06 DASATINIB LEUCEMIA MIELOIDE 37400013 SPRYCEL* 56 CPR EMATOLOGO 
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CRONICA 37400025 

37400037 

 

RIV 20MG 

SPRYCEL* 56 CPR 
RIV 50MG 

SPRYCEL* 56 CPR 
RIV 70MG 

 

 
 

L01XE04 SUTINIB 
MALEATO 

TUMOTI STROMALI DEL 
TRATTO 
GASTROINTESTINALE 

37192010 

37192022 

37192034 

 

SUTENT* 30CPS 
25MG 

SUTENT* 30CPS 
12,5MG 

SUTENT* 30CPS 
50MG 

 

ONCOLOGO  

SPECIALISTA 
ACCREDITATO DAL 
DIPARTIMENTO 
ONCOLOGICO 

L01XE08 

 

NILOTINIB 

 

LEUCEMIA MIELOIDE 
CRONICA 

 

38328011 

38328035 

TASIGNA* 28 CPS 
RIG 200MG 

TASIGNA* 112 CPS 
RIG 200MG 

 

EMATOLOGO 

 

L04AX02 

 

TALIDOMIDE 

 

MIELOMA MULTIPLO 

 

38572018 THALIDOMIDE 
CELGENE 28 CPS 
RIG 50MG 

EMATOLOGO 

 

C02KX03 SITAXENTAN 
SODICO 

IPERTENSIONE 
POLMONARE 
ARTERIOSA 

37758024 THELIN* 28 CPR RIV 
100MG 

CARDIOLOGO 

INFETTIVOLOGO 

INTERNISTA 

PNEUMOLOGO 

REUMATOLOGO  

L01XE09 

 

TEMSIROLIMUS 

 

CARCINOMA AVANZATO 
A CELLULE RENALI 

 

38327019 

 

TORISEL* INFUS 1FL 
25MG/ML 

 

ONCOLOGO  

SPECIALISTA 
ACCREDITATO DAL 
DIPARTIMENTO 
ONCOLOGICO 

C02KX01 BOSENTAN IPERTENSIONE 
POLMONARE 
ARTERIOSA 

35609027 

35609041 

TRACLEER*56 CPR 
RIV 62,5 MG 

TRACLEER*56 CPR 
RIV 125 MG 

 

CARDIOLOGO 

INFETTIVOLOGO 

INTERNISTA 

PNEUMOLOGO 

REUMATOLOGO 

L01XX27 TRIOSSIDO DI 
ARSENICO 

LEUCEMIA 
PROMIELOCITICA ACUTA 

35712013 TRISENOX* INFUS 
10FL 10 ML 1MG/ML 

EMATOLOGO 

 

B01AC11  ILOPROST  
SALE DI 
TROMETAMOL0  

IPERTENSIONE 
POLMONARE 
ARTERIOSA 

36019014  

36019026  

36019038 

VENTAVIS*NEB 30F 
2ML 10MCG/ML  

VENTAVIS*NEB 100F 
2ML 10MCG/ML  

VENTAVIS*NEB 300F 
2ML 10MCG/ML  

CARDIOLOGO 

INFETTIVOLOGO 

INTERNISTA 

PNEUMOLOGO 

REUMATOLOGO  
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CO2KX02 

 

AMBRISENTAN 

 

IPERTENSIONE 
POLMONARE 
ARTERIOSA 

38528028 

38528042 

VOLIBRIS* 30CPR 
RIV 5MG 

VOLIBRIS* 30CPR 
RIV 10MG 

 

CARDIOLOGO 

INFETTIVOLOGO 

INTERNISTA 

PNEUMOLOGO 

REUMATOLOGO  

A16AX05  ZINCO 
ACETATO  

MORBO DI WILSON 36694014  

36694026 

WILZIN*FL 250CPS 
25MG  

WILZIN*FL 250CPS 
50MG  

EPATOLOGO 

NEUROLOGO 

NEUROPSICHIATRA 
INFANTILE 

PEDIATRA 

L01XX35 ANAGRELIDE TROMBOCITEMIA 
ESSENZIALE 

36745014 XAGRID* 100CPS 
0,5MG 

EMATOLOGO 
IMMUNOEMATOLOGO 

N07XX04 SODIO OXIBATO NARCOLESSIA 36964017 XYREM* SOLUZ 
ORALE 180ML 
500MG/ML 

 

NEUROLOGO 

PNEUMOLOGO 

L01CX01 

 

TRABECTEDINA 

 

SARCOMA DEI TESSUTI 
MOLLI                              
IN STATO AVANZATO 

 

38165015 

38165027 

 

 

YONDELIS* INFUS 
1FL 0,5MG POLVERE 

YONDELIS* INFUS 
1FL 1MG POLVERE 

 

ONCOLOGO  

SPECIALISTA 
ACCREDITATO DAL 
DIPARTIMENTO 
ONCOLOGICO 

A16AX06  MIGLUSTAT  MALATTIA DI GAUCHER  35798014 ZAVESCA*84CPS 
100MG  

NEUROLOGO 

EPATOLOGO 

PEDIATRA 

NEUROPSICHIATRA 
INFANTILE 

EMATOLOGO 
 


