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Introduccion

Los medicamentos huérfanos, dada su
complejidad, presentan unas necesidades
especificas, para una adecuada gestidn, que se
evidencian tanto en los tramites administrativos
para su autorizacién, como en los plazos de
analisis y fijacién de precios. Estas circunstancias
pueden provocar, ademas, inequidades en el
acceso a tratamientos innovadores en las
diferentes Comunidades Auténomas.

El presente documento, el segundo de
una serie, pretende identificar los
principales retos legislativos a los que
hay que dar respuesta para mejorar la
calidad de vida de estos pacientes y
sus familias.
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Analisis de la situacion actual en
la gestion de enfermedades raras
y medicamentos huérfanos

Observando el actual modelo de gestién de las
enfermedades raras y los medicamentos
huérfanos, se detectan una serie de factores que
influyen directamente en el acceso a los
tratamientos por parte de los pacientes y, en
consecuencia, en su calidad de vida.

En la mayoria de los casos, el origen de la
problemdtica relacionada con los medicamentos
huérfanos se encuentra en los procesos
administrativos vigentes y en la falta de plazos
claramente definidos para su evaluacién,
aprobacion y fijacion del precio.

Ademas, de acuerdo con el reparto competencial
en materia de salud, nos encontramos con un
modelo descentralizado. Esto supone que, una vez
autorizado un medicamento y establecido el precio
y su financiacién por la Comisién Interministerial
de Precios de Medicamentos y Productos
Sanitarios, las Comunidades Auténomas realizan
una reevaluacién que, en base a criterios
econdmicos principalmente, en algunos casos
provoca el retraso de la entrada o la no
incorporacion de determinados medicamentos en
la prestacion farmacéutica. Asi mismo, todo este
proceso acaba derivando en inequidades entre
Comunidades Auténomas o incluso dentro de las
mismas.

El origen de la problematica se encuentra
en los procesos administrativos vigentes
y en la falta de plazos claramente
definidos para su evaluacion

Una herramienta clave en el proceso de evaluacion
de los medicamentos son los Informes de
Posicionamiento Terapéutico (IPT) emitidos por la
AEMPS. Hasta ahora estos documentos no incluian
una evaluaciéon econémica ampliada de los
medicamentos, ni evaluaciones terapéuticas
independientes para los medicamentos huérfanos.
Este aflo, sin embargo, el Ministerio de Sanidad ha
presentado una renovacién de los modelos de IPTs
que contardn con una evaluaciéon econdmica de
coste-efectividad de los medicamentos, asi como
una evaluacidn diferenciada por patologias, entre
las que se encuentran las enfermedades raras.
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Segun el dltimo boletin informativo
de la Asociacion Espaiola de
Laboratorios de Medicamentos
Huérfanos y Ultrahuérfanos
(AELMHU), correspondiente al mes
de agosto de 2020:

o Medicamentos huérfanos comercializados

En este ultimo afo Unicamente han sido
dos los medicamentos huérfanos
comercializados en Espaiia, frente a los 13 y
11 de los afios 2019 y 2018 respectivamente.

13
11

2

2018 2019 2020

o Tiempo para su comercializacion

La media entre la asignacion
del Cédigo Nacional y la 1 3
comercializacién es de meses

o Medicamentos huérfanos disponibles

Tan sélo el 48% de los medicamentos
huérfanos aprobados en la Unién Europea
estdn disponibles en Espafia.

Il Disponibles en Espafia
[ No disponibles en Espafia
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Medicamentos huérfanos
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Modelos de gestion
en el marco europeo

Algunos paises de la Unién Europea, conscientes de las particularidades de estos medicamentos, han
elaborado vias alternativas para acelerar los procesos administrativos que se podrian tomar en
consideracion en Espaia.

Por ejemplo, en Alemania, el modelo se basa en un entrada de los medicamentos huérfanos en
cumplimiento estricto de plazos de autorizacién y el Sistema Nacional de Salud y el acceso de
asignacion de los precios, en este Ultimo caso en un los pacientes a estos farmacos.
plazo de 15 dias, y en la aplicacién de una reevaluacién
anual del medicamento ya comercializado, contando En los dltimos afos, en nuestro pais, se han
para ello con informacién actualizada. desarrollado iniciativas que ofrecen
perspectivas halagtiefias para el abordaje de
Otra via consistiria en establecer un procedimiento los medicamentos huérfanos. Por una parte,
aplicado exclusivamente con los medicamentos el reciente Plan para la Consolidacién de los
huérfanos acorde con sus caracteristicas especificas. Informes de Posicionamiento Terapéutico
Este es el caso de Italia, donde se ha optado por la de los Medicamentos en el Sistema
creacion de un comité especifico de medicamentos Nacional de Salud; y por otra parte, el Plan
huérfanos para el proceso de fijacion de precioy de abordaje de las Terapias Avanzadas en el
financiacion. Sistema Nacional de Salud: Medicamentos
CAR, que puede servir de modelo para la
Posiblemente, aplicar un procedimiento mejora de la gestion de los medicamentos
administrativo diferenciado en Espaiia aceleraria la huérfanos.
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Plan para Ia consolidacion de los
informes de posicionamiento
terapéutico de los medicamentos
en el Sistema Nacional de Salud

La iniciativa mds reciente impulsada por el Ministerio de Sanidad, y que tendra un efecto directo sobre
las enfermedades raras, ha sido la implantacién y coordinacién de la red de evaluacién de
medicamentos del SNS ‘Revalmed’, contemplada en los presupuestos de 2021.

Este proyecto propone una renovacién del
procedimiento de elaboracién de los informes de
posicionamiento terapéutico (IPTs).

Para ello, el Ministerio de Sanidad ha elaborado el
Plan para la Consolidacién de los Informes de
Posicionamiento Terapéutico de los Medicamentos
en el Sistema Nacional de Salud, acompafado de
un procedimiento normalizado de trabajo.

Las modificaciones mas relevantes que introduce
este nuevo Plan en los IPTs es la incorporacién de
la evaluacién farmaco-econémica. Ademas, la
estructuracion de la informacidn descriptiva de
acuerdo a las alternativas terapéuticas disponibles y
sus resultados; asi como la clasificacion de los
medicamentos en grupos y subgrupos en base a
sus resultados o bien de acuerdo a las
caracteristicas de los pacientes que mas se
beneficiarian del tratamiento.

Al margen de todo esto, lo especialmente
destacable de este Plan es la creacion de nodos de
evaluacion de los borradores de los IPTs agrupados

por patologias incluyendo uno especifico para las
enfermedades raras. Estos nodos, ademas, estan
integrados por profesionales expertos, gestores y
clinicos designados de las CCAA, lo que significa
una mayor implicacion de estas en la evaluacion de
los medicamentos y, en consecuencia, una posible
simplificacion de las re-evaluaciones realizadas a
nivel autonémico.

Por otra parte, establece unos plazos temporales
delimitados para la aprobacién de los IPTs e
incluye la informacién farmacoecondmica de los
medicamentos que evaltan, agilizando,
probablemente, el proceso administrativo de
autorizacion y financiaciéon de los medicamentos.
En definitiva, este proyecto impulsado por el
Ministerio de Sanidad refleja la voluntad del
Gobierno por mejorar el proceso de autorizacion de
los medicamentos y resulta especialmente
destacable la mencién especifica a las
enfermedades raras.

Ahora bien, habra que esperar todavia para evaluar
los resultados de este plan y su cumplimiento.




EVALUACION DEL MODELO DE GESTION ACTUAL DE LAS ENFERMEDADES RARAS Y MEDICAMENTOS HUERFANOS
OBSERVATORIO LEGISLATIVO DE ENFERMEDADES RARAS Y MEDICAMENTOS HUERFANOS

Propuesta: Plan integral de
abordaje de los medicamentos

huérfanos

El Ministerio de Sanidad ha aplicado iniciativas muy interesantes con otros medicamentos complejos.
Un buen ejemplo es el del Plan de abordaje de las Terapias Avanzadas en el Sistema Nacional de
Salud: Medicamentos CAR, que ha tenido una muy buena acogida entre los agentes de interés,

principalmente por su modelo organizativo.

Dada la complejidad de los medicamentos
huérfanos y del proceso financiacion y fijacion de
precios en Espafia, resulta necesario la elaboracién
de un plan integral de alcance nacional. Este Plan
estaria inspirado en el plan de abordaje de terapias
avanzadas, con el objeto de garantizar el acceso de

A. Objetivo principal

Realizar un analisis del actual modelo de gestién
de los medicamentos huérfanos para detectar sus
posibles deficiencias con objeto de garantizar de
forma planificada, equitativa, segura y eficiente el
acceso de los pacientes a ellos.

B. Principios generales

El plan integral debe elaborarse en torno a los
principios de:

Equidad Eficacia

‘ PLAN ‘
\ INTEGRAL /

Agilidad

en los procesos administrativos
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los pacientes con enfermedades raras a los
tratamientos disponibles de forma planificada,
equitativa, segura y eficiente. Asimismo, supondria
una herramienta efectiva para mejorar el actual
modelo de gestién de las enfermedades raras y
los medicamentos huérfanos.

Debido al nimero reducido de pacientes afectados
por las llamadas enfermedades raras, es necesario
aplicar incentivos para impulsar la investigacion
y cubrir las carencias terapéuticas que todavia
existen.

El SNS debe disponer de un modelo organizativo
y de un modelo asistencial para la utilizacion
6ptima de estos medicamentos que facilite los
trdmites administrativos de autorizacion y fijacion
de precios de los mismos, asi como un acceso
equitativo, seguro y eficiente a todas las personas
para las que esta indicado.

Para ello, es preciso:

Reforzar la atencién primaria: formacién e
informacion de profesionales médicos y
pacientes.

Mejorar la red de Centros de Referencia
(CSUR) y su interoperabilidad con los centros
de referencia en otros paises europeos.

i Creacion de un comité independiente que

emita recomendaciones para la Comision
Interministerial de Precios de Medicamentos y
Productos Sanitarios.

Promover una financiacion adecuada y
suficiente para la gestion de los medicamentos
huérfanos y las enfermedades raras.
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C. Modelo organizativo

Creacion de un Comité institucional con representacion de, al menos, los siguientes organismos:

Comité institucional

|
| | | | |
DG de Cartera Comtin Secretaria de Representantes Asociaciones
del SNS y Farmacia Estado de Sanidad de las CCAA de pacientes

Este Comité constituird 2 grupos de trabajo especificos que se reuniran de forma ordinaria una vez al afo
y de forma extraordinaria cuando haya 2 medicamentos pendientes de fijacién de precio y financiacién.

|7 Comité institucional —\

GRUPO DE TRABAJO DE FIJACION DE GRUPO DE TRABAJO ASISTENCIAL
PRECIO Y FINANCIACION Funcidn: planificacion y mejora de las vias
Funcion: emitir las recomendaciones para la de distribucion y acceso de los MMHH
Comisién Interministerial de Precios. una vez son aprobados.
Composicion: Composicion:
& Clinicos joye;

AT\ (en funcién de la patologia) Organizaciones de pacientes

Q0O  Organizaciones de pacientes
-.(_? (FEDER y en funcién de la patologia)

@ Genetista
L

Expertos en contratacion publica

H Farmacéutico de hospital

Farmacéutico de hospital

Clinicos
(en funcidn de la patologia)

Clinicos en Atencién Primaria

D P e By B

c3
O

Trabajadores sociales

D. Participacion en el diseiio y mejora del plan

La participacién de los grupos de interés en el Para ello, se estableceran los canales necesarios
disefio y mejora del presente Plan es un para que los agentes implicados en el proceso
elemento relevante para la identificacién tanto puedan realizar las aportaciones que consideren,
de las necesidades de los mismos como para su tanto a nivel profesional como a nivel de la
mejora. sociedad civil, estableciéndose un plazo para ello.
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Financiacion

Un dltimo punto que tiene un impacto directo en la gestion de los
medicamentos huérfanos y las enfermedades raras es su financiacién.

La Administracion debe prepararse para integrar
modelos innovadores de financiacién, y para ello
es preciso que disponga de un buen registro de
datos en relacion a los MMHH sobre el gasto real
que estdn teniendo las CCAA. Solo asi es posible
establecer una financiacién fija, adecuada y
suficiente independiente de los cambios de
gobierno y de la situaciéon econdmica.

En este sentido, Valtermed puede ser una
herramienta para facilitar esa informacién que
permita valorar el uso de modelos como el pago
por resultados. No obstante, pese a su utilidad,
debe mejorarse facilitando la introduccién de datos
y el acceso a ellos.

En cualquier caso, la cuestién de la financiacién de
los medicamentos huérfanos es facilmente
mejorable estableciendo una financiacién finalista
especifica, adecuada y suficiente dentro del Fondo

Conclusiones

de Cohesidn, para lo cual sélo es necesario la
aprobacion de una orden ministerial que lo habilite.

Un dltimo aspecto a tener en cuenta seria revisar
los modelos de contratacién ya que actualmente y
apostar por nuevas alternativas, como son el pago
por indicacién, el modelo Netflix o el pago por
resultado. Este dltimo tendria un efecto positivo de
cara a las reevaluaciones de algunas CCAA porque
les permitiria partir de evidencias terapéuticas que,
de otra manera, no siempre se tienen en
consideracion. Por otra parte, el modelo Netflix, sin
duda el mas innovador, deberia ser objeto de
estudio como una alternativa.

En cualquier caso, se debera analizar la Ley de
Contratos del Sector Publico para regular la
contratacion en el ambito de la salud, y
concretamente, en el dmbito de los medicamentos
huérfanos.

Aunque en los ultimos meses se han introducido mejoras en la gestién de los medicamentos huérfanos
y las perspectivas son halagiiefas, todavia hay aspectos que deberian ser objeto de revisién.

Aspectos destacados que deberian ser revisados:

1.- La necesidad de regular con plazos, criterios
objetivos y transparencia el procedimiento de
fijacion de precio de los medicamentos.

2.- El establecimiento de protocolos homogéneos
para las re evaluaciones de las Comunidades
Auténomas.

3.- La realizacién de un seguimiento del
cumplimiento del Plan para la Consolidacion de
los Informes de Posicionamiento Terapéutico de
los Medicamentos en el Sistema Nacional de
Salud y su impacto en el proceso de autorizacion
de los medicamentos huérfanos.

4.- La elaboracion de un Plan de Abordaje
especifico de Medicamentos Huérfanos.

5.- La creacién, en el marco de este Plan, un comité
especifico que busque soluciones a las
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deficiencias en el proceso administrativo de gestion
de los medicamentos huérfanos.

6.- El desarrollo de registros minuciosos de
informacidn para disponer de criterios para una
financiacién adecuada y suficiente.

2.- El conocimiento del gasto actual en
medicamentos huérfanos y enfermedades raras a
nivel nacional y autonémico.

8.- La creacion de epigrafes especificos dentro del
Fondo de Cohesién para la gestion de las EERR y
los MMHH.

9.- El estudio y valoracion de nuevos modelos de
contratacion.
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Anexo

Ante cualquier problematica con medicamentos huérfanos en Espafa hay una doble solucién; una
solucién general mediante el disefio de un Plan de Abordaje especifico de Medicamentos Huérfanos y,
por otro lado, una solucion especifica a cada problemdtica concreta.

Problematica
v

DEMORA EN LOS
PLAZOS DE
EVALUACION,
APROBACION Y
FIJACION DEL PRECIO
DE LOS MMHH EN
ESPANA

CARENCIA DE
CRITERIOS
ECONOMICOS
SUFICIENTES EN LAS
EVALUACIONES DE
LOS MEDICAMENTOS

AUSENCIA DE
CRITERIOS
EQUITATIVOS EN LAS
REEVALUACIONES DE
LAS CCAA

FINANCIACION
INADECUADA E
INSUFICIENTE PARA
LA GESTION DE LOS
MEDICAMENTOS
HUERFANOS

& & @ @
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Solucion general

Solucion especifica
v

Regular con plazos, criterios
objetivos y transparencia el
procedimiento de fijacion de
precio de los medicamentos.

Crear un comité especifico para
medicamentos huérfanos.

Disponer de una evaluacién
terapéutica independiente de los
medicamentos huérfanos en la que
participen clinicos especializados y
pacientes.

Establecer protocolos homogéneos
para las reevaluaciones de las
Comunidades Auténomas.

Desarrollar registros minuciosos
de informacién para disponer de
criterios para una financiacion
adecuada y suficiente.

Conocer el gasto actual en
medicamentos huérfanos y
enfermedades raras a nivel
nacional y autonémico.

Crear epigrafes especificos
dentro del Fondo de Cohesién
para la gestion de las EERR y los
MMHH.

Estudiar y valorar nuevos modelos
de contratacién.
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Equipo multidisciplinar

El Observatorio lo compone un grupo
multidisciplinar de expertos. A todos ellos les une
un mismo interés, el de impulsar mejoras en la
calidad de vida de los pacientes con enfermedades
raras y sus familias.

Los expertos que conforman el grupo inicial son:

b /

José Manuel Baltar Miguel Angel Calleja Manuel Macia Remedios Martel
Ex consejero de Jefe de Servicio de Jefe del Servicio de Farmacéutica y ex
Sanidad del Gobierno Farmacia Hospitalaria Nefrologia del directora general de
de Canarias. del Hospital Virgen de la Hospital Salud Publica de la
Macarena y ex Universitario Ntra. Junta de Andalucia.
presidente de la Sra. Candelaria y
Sociedad Espafiola de vicepresidente de la
Farmacia Hospitalaria. Sociedad Espafiola

de Nefrologia (SEN).

Julio Sanchez Fierro Conxita Tarruella Francisco Zaragoza

Abogado y doctor en Presidenta de la Catedratico de

Ciencias de la Salud. Asociacion Esclerosis Farmacologia de la
Multiple Lleida y ex Universidad de Alcala.

portavoz de Sanidad
en el Congreso de los
Diputados.
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