MALATTIE RARE E SCREENING
NEONATALE

"IL MIRAGGIO DELLA PREVENZIONE™

Martedi, 26 giugno 2007
Ore 09.00 - 14.00

Aula Giulio Cesare del Palazzo Senatorio
Piazza del Campidoglio
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La Repubblica tutela la salute come
fondamentale diritto dell'individuo e interesse
della collettivita, e garantisce cure gratuite agli

Indigenti.
Nessuno puo essere obbligato a un determinato
trattamento sanitario se non per disposizione di
legge. La legge non puo in nessun caso violare i
limiti imposti dal rispetto della persona umana.




"La cosa peggiore nella malattia e
I'incertezza. Gli esseri umani sono capaci
di adattarsi a qualunque cosa purché siano
Informati.

E® il brancolare alla cieca che |i fa
Impazzire"

Da ""Febbre*“ - Robin Cook




Aeti Parlamentari

Camera dei Deputari

XV LECISLATURA

— DISEGHNI DI LEGCE E RELAZIONI — DOCUMENTI

CAMERA DEI DEPUTATI ***

PROPOSTA DI LEGGE

DINEIATIVA DEl DEPUTATI

RUTELLI, BINDI

Misure a sostegno della ricerca e della cura delle malatiie rare

Presentara il 5 giugno 2003

OnorevoLl CoLtecHr ! — La presenie pro-
posia di legge siopone un obieitivo ambi-
giosor introdurre nel nostro ordinamenio ¢
nel nostro sistema di tatele 1l tema delle
malattie rare e trae origine da un lungo e
articolato lavoro nel corso del tempo che
s & avvalso della [attiva ¢ indispensabile
collaborazione  del mondo  scientifico ¢
dellassociazionismo  impegnato in questi
temi, L' Associazione « Ginseppe Dossett —
I Walori =, ha promosso un convegno mollo
pariecipalo sul lema o« Malatbie rare ¢
valor: della vita ». In tale incontro, la voce
di oltre 100 associaziont del pazient pre-
senti ha dato corpo alle proprie esigenze e
richieste, interagendo con esponenti di
primmo piano del mondo scientilico ¢ po-
litico, questi ultimi sia della maggioranza

che della opposizione, Pertanio, la voce
delle associazioni ha delineato I'estrema
urgenza di dare una declinazione concrata
dei principi costituzionali di taiela della
salule per le persone alllitte da patologie
rare. In questa esigenza di garantire di-
gritd e diritt a tutti @ ad ognono risalta il
dramma delle persone colpite da malattie
rare, recentemente riconoscinlo come pro-
blema prioritario dall'Unione eoropea (re-
golamentio (CE} n. 14172000 del Parla-
mente europes ¢ del Consigho, del 16
dicembre 1999},

Com’® noto le malattie rare sono un
complesso di olire 000 patologie, molio
diverse Ira loro. Tulle sono gravi ¢ pos-
S0N0 cansare morte precoce o invahdita:
per la grande maggioranga sono croniche



Legzlatura 147 - Dizegno di legze I, 2340

Leglsiatura 140 - Disegno di legge M. 2340

SEMATO DELLA REPUBELICA
———= XIV LEGISLATURA ———~

N. 2340

DISEGNO DI LEGGE
diiniziativa del senatore SCALERA
COMUNICATO ALLA PRESIDENZA IL 23 GIUGNO 2003

Destinazione di una guota del Fondo sanitario nazionale a salvaguardia della
dignita della vita e dei diritti delle persone affette da malattie rare. Interventi
urgenti a integrazione del regolamento di cui al decretoc ministeriale 18 maggio
2001, n. 279, in materia di istituzione della rete nazionale delle malattie rare e di

esenzione dalla partecipazione al costo delle relative prestazioni sanitarie.
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Legizlatwra 14° - Disegno di legge . 2352 Fagmal dil

SENATO DELLA REPUBBLICA
———= XIV LEGISLATURA ———~

MN. 2332

DISEGMNO DI LEGGE
d'iniziativa del senatore GIRFATTI
COMUNICATO ALLA PRESIDENZA IL 26 GIUGNO 2003

MNorme in materia di attivita di ricerca e cura delle malattie rare
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Art. 1: Livelli essenziali di assistenza per le malattie
rare

Art. 2: Istituzione del Fondo per le malattie rare
Art. 3: Centro nazionale per le malattie rare

Art. 4: Attivita di prevenzione primaria
Art. 5: Diagnostica e certificazione
Art. 6: Formazione e informazione
Art. 7

Defiscalizzazione della ricerca industriale sui
farmaci orfani
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Caro Giustozzi,

La ringrazio per aver poriato alla mia attenzionse questa problematica

Sapele quante sono vicno alla memarla & all'opera dl Giuseppe Dosseftl, vicinanza
che sanlo anche con la Vastra assoclazions.

Sano convinte che nelia prossima legisialuea aviemo moda di portare a compenants
I'her legislative del progelio gl egge Maiatbe Rae

Rinnowando | miei rngraziamentl, Le invio | miei pid cordiali saluti

Roma, 10 marzo 2006

Egreqgic Segretario

Chaudio Glustozzl

Azs Marionale "Giusepps Dossellic | Vabori®
Wia G. Sahatori, 14-18

00135 Roma




UNIONE: INCONTRO PRODI E ASSOCIAZIONE DOSSETTI =

(AGI) - Roma, 6 mar. - Incontro del leader dellUnione, Romano

Prodi, con I'Associazione Culturale Giuseppe Dossetfti, guidata
dal segretario generale, Claudio Giustozzi. Al centro
dell'incontro, il grave problema delle malattie rare, per il
quale I'Associazione Giuseppe Dosseiti ha profuso un
particolare impegno negli ultimi anni, finalizzato, tra

I'altro, alla tutela costituzionale del diritto alla salute

deqgli oltre due milioni di cittadini colpiti da malattie rare e
delle loro famiglie. Il presidente Prodi ha assicurato, tra
I'altro, il proprio personale impegno a riprendere nella
prossima legislatura il ddl presentato dal centrosinistra ed
elaborato tre anni fa dall'Associazione Giuseppe Dossefiiin
collaborazione con 120 associazioni di malati di malattie rare.

(AGI])
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UNIONE: PRODI RICEVE ASSOCIAZIONE DOSSETTI, IMPEGNO MALATTIE

RARE =

Roma, 6 mar. (Adnkronos) - Romano Prodi ha ricevuto oggi nella

sede di $5. Apostoli l'ufficio di presidenza dell'Associazione
‘Giuseppe Dossetti - | Valori'. "Al centro dell'incontro, il grave
problema delle malattie rare, per il quale I'Associazione Giuseppe

Dossetti ha profuso un particolare impegno negli ultimi anni,

finalizzato, tra I'altro, alla tutela costituzionale del diritto alla

salute degli oltre due milioni di cittadini colpiti da malattie rare e

delle loro famiglie"”, si legge in una nota dell'ufficio stampa del
Professore.

"Il Presidente Prodi ha assicurato, tra I'altro, il proprio

personale impegno a riprendere nella prossima legislatura il ddl
presentato dal centrosinistra ed elaborato tre anni fa
adall'Associazione Giuseppe Dossetti -si spega- in collaborazione con
120 associazioni di malati di malattie rare".

(Adnkronos)

06-MAR-06 19:40
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Per il bene dell’ltalia.
Programma di Governo 2006-2011

Diritto alla salute e nuovo
welfare locale. Le priorita
di una politica riformatrice

........... Nel nostro Paese e cresciuta la domanda di politiche
pubbliche che combattano la precarieta, offrano sicurezza e
siano di accompagnamento e sostegno alla normalita della vita
delle persone e delle famiglie, soprattutto nei loro compiti d|
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Asspociazione culturale G. Dossetti: 1 Valon

ROMA, 30 MAGGIO 2006

L'ASSOCIAZIONE DOSSETTI INVITATA ALL'AMBASCIATA USA

I giomo 20 maggio 2006 l'Aszsociazione ha parecipato ad un incontro presso
FAmbasciata degli Stati Uniti d'America con una delegazions USA desidercsa di
conoscere e attivitd delle associazioni di pazienti nei confronti della politica sui farmaci
Innovatvi.

La delegazione era composta da: Tom Bollyky, Cirector, Pharmaceutical Policy Office of
the United State Trade Representative, e Jhon Hoff, HHS Health Aftache della US
Mizsion dellUMESCO. Scopo dell'incontro; instaurare un dialogoe con il Govemo italiano
aul prodotti farmacauticl innovativi e sulla politca farmacsutica in generale.

Al'incontro erano presenti Il Portavoce Nazionale Corrado Patimo, il Segretario
Mazionale Claudio Giustozzi 2 la Dott.ssa Luigina Di Liegro, amica dell’Associazione
Dossetll e Vice presidente Fondazione Don Luigi Di Liegro.
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Luglio 2006:

la Sen. Ombretta Fumagalli Carulli
Incontra il Ministro della Salute Sen.
Livia Turco e consegna il book
dell’Associazione Giuseppe Dossetti ed il
ddl malattie rare




Un New Deal della Salute

Linee del programma di Governo per la promozione

ed equita della salute dei cittadini

Audizione del Ministro della Salute Livia Turco

alla Commissione Affari Sociali della Camera dei Deputati
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11.4. Le malattie rare

Nell'ambito delle attivita di ricerca e di ampliamento delle possibilitd assistenziali & in

atto un attento esame delle attuali politiche nei confronti delle malattie rare.

In particolare si prevede:

- la realizzazione di un programma nazionale triennale sulle malattie rare;

- l'istituzione di un fondo nazionale per le malattie rare, per la ricerca, lo sviluppo
e l'accesso dei pazienti ai medicinali orfani;

- listituzione di un Comitato Nazionale per le malattie rare, presso il Ministero
della Salute (rappresentanti delle Regioni, dei sequenti Ministeri: Salute, Pubblica
Istruzione, Universita e Ricerca, Politiche per la Famiglia, Solidarieta Sociale e
dellISS e delle associazioni di tutela dei malati) con compiti consuntivi e
propositivi sulla gestione del fondo;

- la defiscalizzazione della ricerca su farmaci "orfani”;

- la disponibilita e gratuita di farmaci (classe C), di alimenti, di dispositivi medici

e di altre sostanze attive utili per la cura sintomatica e di supporto esclusivamente

dei soggetti portatori di malattie rare.
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Il 18 Novembre 2006 e stata convocata
all’'lstituto Superiore di Sanita (1SS),
I'’Assemblea delle Associazioni delle
malattie mare, al fine di identificare le
modalita per I'elezione dei Rappresentanti
delle Associazioni partecipanti al Tavolo di
consultazione annunciato dal Ministro della
Salute, On. Livia Turco.
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GIORNATA DEL DIRITTO COSTITUZIONALE PER LA TUTELA
DELLA SALUTE

MALATTIE RARE E DISABILITA’

“Siamo Rari... ma Tanti” Sinergie salute, salute, famiglia,
scuola.

1 dicembre 2006

Intervento del Sottosegretario di Stato
Prof. Antonio Gaglione

.... Chi vi parla, peraltro, ha sottoposto all’esame del Ministro
della Salute uno specifico disegno di legge sulle malattie
rare; I’attenzione dell’attuale Governo nei confronti del
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1l giorno 20 gennaio 2007 si e svolta presso l'aula
Marotta e I'aula Bovet dell'lstituto Superiore di
Sanita I'ELEZIONE DEI RAPPRESENTANTI AL
TAVOLO DI CONSULTAZIONE MALATTIE RARE.

La lista deil candidati votati con I relativi voti
assegnati e disponibile nell'area riservata.
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1la MANIFESTAZIONE NAZIONALE DElI MALATI RARI
Lettera appello ai Malati Rari e alle loro Famiglie

L’ASSOCIAZIONE GIUSEPPE DOSSETTI: I VALORI -
TUTELA E SVILUPPO DEI DIRITTI

PROMUOVE L’11 MAGGIO 2007 DALLE ORE 14
LA PRIMA MANIFESTAZIONE NAZIONALE A PIAZZA
MONTECITORIO, ROMA
PER LA DIFESA DEL DIRITTO COSTITUZIONALE
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- che fine hanno fatto le 109 patologie rare
che da 400 giorni attendono una firma per
essere riconosciute ufficialmente “rare™?

- se questi sono I tempi quando 1 malati delle
altre 5000 patologie potranno vedersi
riconosciuti “ufficialmente rari”’?
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- percheé, nonostante I'impegno formale
del Presidente del Consiglio Romano
Prodi, da oltre un anno si attende una
normativa a favore dei malati rari,
legge che | malati attendono da molti
anni e che nella passata legislatura ha
visto il disimpegno del Governo?
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- Perché le famiglie devono soffrire i disagi
della mancata tutela costituzionale e
della mancata applicazione dell’Articolo
32 della Costituzione?
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- perche le famiglie con Malati Rari, molte
volte disabili gravi e non autosufficienti,
non vedono riconosciuto anche a livello
economico lo stato di difficolta? Eppure le
famiglie vivono il loro dramma perdendo
anche la possibilita di lavorare per
assistere i1 loro cari e sempre a loro spese.
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- percheé se esiste un Servizio Sanitario
Nazionale I’ltalia vive di fatto una
devolution sanitaria con Regioni ricche
sempre piu ricche e Regioni povere
sempre piu povere”?

- perché i Cittadini non sono tutti uguali di
fronte alla malattia e I ricchi possono
permettersi le cure migliori ed i poveril
no-?
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- percheé si investe troppo poco In ricerca
e sviluppo?

- perché non si danno forti incentivi alla
ricerca scientifica e farmaceutica®?

- perché ai malati si toglie anche la
speranza
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- percheé chi dovrebbe dare esempio di
utilizzo delle strutture pubbliche nazionali
al bisogno si rivolge a strutture estere
dando la sensazione ali cittadini di
disuguaglianza®?
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(AGI) - Roma, 11 mag - Si e' svolto questo
pomeriggio a Palazzo Chigi un incontro tra il
Sottosegretario alla Presidenza del Consiglio,
Enrico Letta, e una delegazione dei
rappresentanti delle Associazioni dei malati di
patologie rare e dell'Associazione nazionale
"Giuseppe Dossetti: 1 valori'. La delegazione - nel
consegnare al Sottosegretario i1 due disegni

di legge presentati alla Camera e al Senato a
favore dei malati di patologie rare - ha auspicato
che la risoluzione di tali problematiche trovi
posto tra le priorita dell'agenda dell'esecutivo. Il
Sottosegretario Letta - si legge in una nota di
palazzo Chigi - ha assicurato il sostegno
dell'intero governo al riguardo e I'impegno a
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Roma, 11 mag. - (Adnkronos/Adnkronos Salute) - Rendere obbligatorio lo
screening neonatale, per diagnosticare precocemente moltissime malattie
genetiche rare e risparmiare, a bambini e famiglie sofferenze di anni in lunghi e
difficili viaggi della speranza. Viaggi e soggiorni all’estero che solo chi ha piu soldi
puo permettersi.

Questa la richiesta dell'Osservatorio di tutela civica dell'associazione 'Giuseppe
Dossetti: i valori-tutela e sviluppo dei diritti'.

Eppure - afferma I'associazione in una nota - oggi lo screening neonatale
diagnostica molte delle malattie rare per le quali e disponibile una cura
riconosciuta. "Basta un prelievo di sangue dal tallone, lo stesso con cui gia avviene
lo screening di legge, quindi senza alcun costo organizzativo aggiuntivo per
I'ospedale. Unico costo in piu quello del kit diagnostico, che difficilmente
supererebbe il 526 della cifra gia stanziata dalla Finanziaria 2007 a sostegno della
ricerca e dell'accesso alla terapia per I pazienti affetti da malattie rare’, sostiene
I'Osservatorio. "Includiamo subito tra gli screening neonatali obbligatori - oggi gia
previsti per I'ipotiroidismo congenito, la fenilchetonuria, la galattosemia e la
fibrosi cistica - almeno quelle malattie genetiche rare per le quali e’ disponibile una
terapia di comprovata efficacia. La diagnosi precocissima di malattie genetiche con
andamento degenerativo - dice il segretario nazionale dell'associazione Claudio
Giustozzi - per molti fa la differenza tra la vita e la morte. Un bambino
diagnosticato subito puo evitare I'handicap. Finora - ricorda - solo la Toscana ha
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Z ON ENRICO LETTA
SOTTOSEGRETARIO DI STATO ALLA
L FTALTANG PRESIDENZA DEL CONSIGLIO
o el iie 0 PALAZZD CHIG]
“oNLUS PIAZZA COLONNA 170
TO185 ROMA

e ON SENATRICE OMBRETTA FUMAGALLT CARLILLI
PRESIDENTE ASSOCIAZIONE CULTURALE DRSSETTI
VA GIUE SALVADORT 14 44

(0135 ROMA
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grazie da it gli ammalai delle 109 patologie inserite nell*elence delle malsibe rare che astendon
tnn firma gravie per aver dosvisio |a noatra delegamione ed sver sapulo ascaliarci e enrare el
nosire problema, grazie per avend accennzio nlfa vin che inlende persemsre per risolverlo, &
spera. in tempi rapidic sono coinvoll non solo gfi ammolati me anche e loro famiglie si dal punso
di vista sociale che soonomico.

La senatrice Ombrena Fumagslli Carulli, cirs amica, come Associazions Dossetti, ha Eatta sun la
NCEITE Voce €, i creda, per la prima volta shbaamo presidigio Montecitoria perché 1a™ mbbis “ di
o0n veder riconoscius diritt sancit dalla Cosituzions & anta. . malastie rare in Europs @ non in
Izalial

L, che fuy avuto importanti incarichi in Europa, s presente come si dovrebbe pustare olla Ricercy
all" Informazione per 1 prevenzsone ed ad una sirategia ideale di approceio alla conicita, che @ un
laveeo 8 fguipe, dove elemenn fredamentale & 1o geranris-del rsta-dells speciadists
I'implemento della figura del Medico di medicing Generale con modalita & integrazione tra | vari
serviz e le strutiure spicialistiche di Eccellenzs

Anendiamo fiducios che la nostra speranza si wedica in reslea

Carla Garh i Croedi
Jola —E.».,I..ﬂ& Cbed
Pressdesie: del GILS { groppo dalinng Lot alla sclerosi sistemica)

Mileno 14 maggio 2007 proin® 391

CHEziEne =Ccns al K BgIs jel Volonoariao oella Regiar Lombardia

ale: Wis Sel0rsoda, 15 - 20123 Milane - Cod.Flsc. %7 145330153
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Gentile Presitiente,
|

in merito alla Sua nota del 22 maggio scorso desidero manifestarLe la mia
stima e il mio per |'impegno profuse dall'Associazione “Giuseppe
Rosseiti™ nel delle malattie rare.

Come Lei sapra, il giorno 5 giugno p-v., alle ore 10, si svolgerd presso
I Auditorium dﬂj&nﬁm della Salute, Lungotevere Ripa 1. lu prima riunione con i
deiegati delle Assoviazion dei malati colpiti da malattie rare e delle loro famiglie, da
me presieduia. .

E’ mia intetione pramuovere azioni a tutela di questa particolare categoria di
cittadini, Con | 'a::!.s.‘hh di tale Comsulta mi auguro di poter procedere verse una
soluzione comeretd e di vedere superate le difficolts da Lel evidenziate. Per far -
questn, confido Hj!"ﬂ' collaborazione e nel confronto di quanti, come Lei, sonc
impegnati in _m-imju persona e generosamente sensibili a problematiche gravi come
quella alla nosira inne.

Conyf loLe la mia personale disponibilita, La ringrazio nuovamente pev
'attenzione € dea&bin, con piacere, | cordiall saluti.

R oo

Associazione
Glargio Rosseml

Fia Giulio Sal
WH 35 Roma
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UFFICIO STAMPA

INSEDIATA LA CONSULTA PER LE MALATTIE RARE: 34 RAPPRESENTANTI DEL
MONDO DELLE ASSOCIAZIONI PER INDIVIDUARE L’AGENDA DELLE PRIORITA’

Il Ministro della Salute Livia Turco ha insediato oggi la Consulta per le malattie rare,
all’interno della quale siedono 34 rappresentanti di realta associative

“Vogliamo che I’esperienza di chi convive tutti i giorni con una malattia rara guidi
la nostra azione di Governo e concorra attivamente alla individuazione e selezione
delle priorita di azione’ ha dichiarato il Ministro della Salute Livia Turco.

Semplificazione delle procedure di accertamento della invalidita, presa in carico
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Il Ministro della salute Livia Turco ha inviato un messaggio alla Presidente della
Fondazione Telethon Susanna Agnelli in occasione del convegno in corso oggi a
Roma promosso da Telethon e Confindustria sulle imprese socialmente
indispensabili. Di seguito il testo del messaggio:

Quello delle malattie rare & un ambito di particolare complessita. Ogni
malattia rara, ad esempio, sembra essere unica nelle sue manifestazioni e nei suoi
“bisogni’. Sappiamo invece che tutte queste malattie hanno un denominatore
comune: la presenza di medesime problematiche sociali, assistenziali, mediche e
terapeutiche.

La tutela della qualita della vita delle persone colpite da malattia rara é stata
riconosciuta come problema prioritario anche dall’Unione Europea e il nostro
Governo ha posto I’intervento per tali malattie fra gli impegni prioritari, in accordo
con i principi di equita, qualita e solidarieta, pilastro di ogni politica per la salute.

Per fare di piu occorre, perod, valorizzare le eccellenze presenti nel nostro sistema,
assumere scelte condivise con le Regioni per il miglioramento dell’assistenza e il

potenziamento dei servizi territoriali e intraprendere un cammino comune con le
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