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TRATTAMENTI NON APPROVATI NELLE MALATTIE RARE EMATO LOGICHE 

    
Trattamenti non approvati  Utilizzi esclusi dal Tavolo Tecnico  

Acido Zoledronico Talassemie 
Decitabina* Anemia a cellule falciformi 

  
*problemi di reperimento (farmaco in commercio all’estero per altra indicazione terapeutica). 
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TRATTAMENTI NON APPROVATI NELLA CISTITE INTERSTIZIA LE 

    
Trattamenti non approvati  Utilizzi esclusi dal Tavolo Tecnico  
Tolterodina per uso orale Cistite Interstiziale 
Solifenacina per uso orale Cistite Interstiziale 
Trospium Cloruro per uso orale Cistite Interstiziale 
Galenici a base di quercetina per uso orale Cistite Interstiziale 
Fenazopiridina per instillazione endovescicale Cistite Interstiziale 
Calcio glicerofosfato per instillazione endovescicale  Cistite Interstiziale 
Cimetidina per uso orale Cistite Interstiziale 
Bacillo di Calmette-Guérin per instillazione endovescicale Cistite Interstiziale 
Resiniferatoxin per instillazione endovescicale Cistite Interstiziale 
Duloxetina per uso orale Cistite Interstiziale 
Ciclosporina A per uso orale Cistite Interstiziale 
Tossina Botulinica per iniezione intravescicale con idrodistensione Cistite Interstiziale 
Lidocaina e sodio bicarbonato per instillazione endovescicale Cistite Interstiziale 
Eparina per instillazione endovescicale* Cistite Interstiziale 

  
* trattamento da riservare come seconda o terza linea per la terapia intravescicale in casi singoli con richiesta di autorizzazione individuale. 
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TRATTAMENTI NON APPROVA TI NELLE MALATTIE RARE DERMATOLOGICHE  

  
Trattamenti non approvati  Utilizzi esclusi dal Tavolo Tecnico  

Calcitriolo unguento fuori indicazione Pemfigoide benigno delle mucose 
Acitretina Lichen Sclerosus et atrophicus 

Pemfigoide benigno delle mucose 
Calcipotriolo Unguento  Sindrome di Sjogren-Larsson 
Imiquimod Xeroderma pigmentoso 

Ipoplasia focale dermica 
Immunoglobulina umana uso ev (ad alto dosaggio)* Pemfigo 

Methotrexate (per os o im)* Pemfigo 
Pemfigoide bolloso 
Pemfigoide benigno delle mucose 

Penicillamina  Lichen Sclerosus et atrophicus 
Pimecrolimus Topico Sindrome di Netherton 
Rituximab (ev)* Pemfigo 

Cheratolotici con alfa-idrossiacidi Ittiosi congenite 
Cheratolotici del tipo di vaselina salicilica Ittiosi congenite 

EEC 
Riempimento Con Plasmagel o Tessuto Adiposo Trattato Sindrome di Parry-Romberg 
Immunosoppressori sistemici* Dermatite erpetiforme 

Immunosoppressori sistemici Lichen Sclerosus et atrophicus 
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Trattamenti non approvati  Utilizzi esclusi dal Tavolo Tecnico  

Retinoidi topici Pemfigo 
Pemfigoide bolloso 
Pemfigoide benigno delle mucose 
Ittiosi congenite 
EEC 
Malattia di Darier 

Tacrolimus topico* Pemfigo 
Pemfigoide bolloso 
Pemfigoide benigno delle mucose 

Tacrolimus topico Malattia di Darier 
Isotretinoina per uso sistemico Ittiosi congenite 
Retinoidi sistemici EEC 
  
*opzione terapeutica da considerare solo per i casi eccezionali, ad esempio in pazienti intolleranti o refrattari alle terapie standard di prima o di 
seconda linea, da effettuarsi con richiesta di autorizzazione individuale. 
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TRATTAMENTI NON APPROVATI NELLE MALATTIE RARE OFTAL MOLOGICHE 

  
Trattamenti non approvati  Utilizzi esclusi dal Tavolo Tecnico  

Rasagilina mesilato Distrofie Retiniche Ereditarie  
Distrofie Ereditarie della Coroide 

Nilvadipina Distrofie Retiniche Ereditarie  
Distrofie Ereditarie della Coroide 

Retinoidi a base di Isotretinoina Distrofie Retiniche Ereditarie  
Distrofie Ereditarie della Coroide 

Integratori complessi a base di vitamine, sali minerali, carotenoidi, 
acidi grassi essenziali, enzimi, aminoacidi, estratti vegetali  

Distrofie Retiniche Ereditarie 

Distrofie Ereditarie della Coroide 

Bevacizumab Malattia di Eales 
Integratori complessi a base di Coenzima Q, Vitamina  E, C, 
Astaxantina, Zeaxantina, Flavonoidi, Zinco, Fosfotidilserina, Estratti 
di mirtillo, Betacarotene 

Retinite Pigmentosa 

Malattia Di Stargardt 

Integratori con aminoacidi ramificati Distrofia Di Meesmann 

Distrofia Di Cogan 
Distrofia Corneale Reticolare 
Distrofia Corneale Maculare 
Distrofia Corneale Granulare 
Degenerazione Nodulare 

 


