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Los medicamentos huérfanos tardan 500 dias en financiarse
en Espana, y dos de cada tres lo hacen con restricciones

Este lunes, 28 de febrero, se celebra el Dia Mundial de las Enfermedades Raras
con el reto de mejorar el acceso de los pacientes a los huevos medicamentos

En nuestro pais no existe un procedimiento especifico de financiacion y fijacion
de precio para estos farmacos, a diferencia de otros del entorno

Farmaindustria propone un sistema de evaluacion acelerada con criterios de re-
embolso publico que consideren las necesidades de estos pacientes, las especi-
ficidades de los tratamientos y el valor social que aportan

24 de febrero de 2022.- Alrededor de 3 millones de espanoles (30 millones de europeos) pa-
decen algun tipo de enfermedad considerada poco frecuente, esto es, patologias que afectan
a menos de una de cada 2.000 personas. Entre un 50 y un 75% de los casos afectan a nifios,
y s6lo un 5% de ellas tienen disponible algun tipo de tratamiento potencial.

En las dos ultimas décadas se han producido avances notables para muchas de estas enfer-
medades, favorecidos por el Reglamento europeo de medicamentos huérfanos (141/2000),
como demuestra el hecho de que en el afio 2000 eran 8 los farmacos de este tipo disponibles
y hoy ya son 129.

Aunque el desafio para la investigacion sigue siendo enorme, el actual marco regulatorio eu-
ropeo, basado en incentivos, ha fomentado la inversidn privada en la investigacién de estos
tratamientos y ha supuesto que sélo en la ultima década los proyectos de 1+D en este ambito
hayan crecido un 88%. De hecho, en los ultimos afos, uno de cada cuatro nuevos farmacos
aprobados por la Agencia Europea del Medicamento (EMA) fue para terapias con designacion
de huérfano.

Pacientes y familiares estan necesitados de dosis de esperanza en forma de investigacion de
nuevos tratamientos; el desafio para sistema y profesionales sanitarios, investigadores y com-
pafias es maximo y no admite demoras. Tras el éxito en la investigacién debe producirse un
acceso agil para todos los pacientes que necesitan esos medicamentos.

Sin embargo, la realidad es que en Espafa existen obstaculos en el acceso a la innovacién en
este ambito y estamos perdiendo terreno con respecto a los paises de nuestro entorno socio-
econdémico.

Segun el informe anual de Indicadores de acceso a terapias innovadoras en Europa, realizado
por la consultora Igvia y que mide la disponibilidad de los medicamentos, en el caso de los
huérfanos, en nuestro pais estan disponibles 40 de cada 100 farmacos aprobados en Europa
entre 2016 y 2019, mientras que en Francia, Italia y Reino Unido estén por encima del 70% y
en Alemania, del 90%.

Asimismo, el tiempo medio desde la autorizacién por parte de la Agencia Europea del Medi-
camento (EMA) hasta la resolucion de financiacion en Espafia es de 523 dias de media, a lo
que hay que sumar que el 54% de los medicamentos para enfermedades raras incluidos en la
prestacion farmacéutica del Sistema Nacional de Salud (SNS) tienen algun tipo de restriccidon
terapéutica, es decir, que restringen el uso a ciertos grupos de pacientes.
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El medicamento huérfano tiene unas caracteristicas propias que exigirian un sistema de eva-
luacion especifico, como son el nimero reducido de pacientes incluidos en los ensayos clini-
cos; la falta de un tratamiento comparador, al ser frecuentemente patologias sin alternativas
terapéuticas, o la presentacién de datos en fases tempranas debido a la urgencia de disponer
de opciones para estos pacientes.

“A diferencia de otros paises de nuestro entorno, en Espaiia no hay un procedimiento especi-
fico de financiacién y fijacion de precio para los medicamentos huérfanos, y habitualmente no
se cumplen los plazos de seis meses que recoge la legislacién para la resolucién del expe-
diente de evaluacion y financiacion”, recuerda la directora de Acceso de Farmaindustria, Isabel
Pineros.

Algunas publicaciones vienen sefalando la necesidad de este abordaje diferencial en el ac-
ceso a medicamentos huérfanos, como ya hacen cuatro de cada cinco paises europeos. Estos
modelos reconocen que los enfoques de evaluacidn convencionales pueden no ser adecuados
para analizar el valor de los tratamientos destinados a enfermedades raras.

Propuestas para mejorar el acceso a la innovacion

Con motivo de la celebracién del Dia Mundial de las Enfermedades Raras, el préximo lunes 28
de febrero, Farmaindustria quiere poner el foco en estos pacientes, sus familiares y cuidado-
res, porque si la investigacién es importante en todas las areas terapéuticas, en enfermedades
raras es critica.

Con el objetivo de conseguir que los pacientes espanoles con enfermedades poco frecuentes
tengan garantizado el acceso a los medicamentos que precisan y, a su vez, el SNS cuente con
un sistema de toma de decisiones de calidad, Farmaindustria propone, en primer lugar, que
para estos medicamentos se use un procedimiento de financiacién acelerada, que desembo-
que en una decisién en un periodo no superior a los tres meses desde el inicio del tramite de
fijacion de precio.

Es necesario establecer un dialogo temprano entre la Administracion y las compainias farma-
céuticas titulares para planificar un acuerdo y que permita hacer mas predecible cuando el
medicamento puede estar disponible para los pacientes.

Se propone también la adopcién de criterios concretos de evaluacion y financiacion, publicos
y rigurosos, que tengan en cuenta las especificidades de estos farmacos, y que, ademas de
los actuales criterios de impacto presupuestario y de coste-efectividad, consideren aquellos
que también se incluyen en la ley, como son la gravedad de la patologia, las necesidades de
los colectivos y el valor social del medicamento.

“Un procedimiento lento, complicado y de final incierto en el momento de gestionar la inclusién
de un medicamento huérfano entre las presentaciones del SNS crea incertidumbre entre los
gestores de los servicios regionales e incluso entre los prescriptores, lo que genera asimetrias
en el acceso entre comunidades auténomas, asi como una gestidbn menos eficaz”, asevera
Pineros.

“Del mismo modo -afiade-, el numero de resoluciones negativas que obtienen los medicamen-
tos huérfanos candidatos a financiacion tiene un efecto desincentivador a la hora de priorizar
el mercado espafiol en las fases de lanzamiento de nuevos productos. Y cabe recordar que el
90% de los ensayos clinicos de estos productos son promovidos por companias farmacéuti-

cas’.

Es de suma importancia también que, hoy por hoy, en ningiin momento de la evaluacion de
estos medicamentos participan expertos en la enfermedad rara a la que se dirige el nuevo
tratamiento ni las asociaciones de pacientes, por lo que seria conveniente implicarlos en el
procedimiento y contar con su asesoramiento.
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La recogida de datos de efectividad es especialmente relevante en este tipo de medicamentos,
incluso antes de la decisidn de financiacién, y por ello desde Farmaindustria se aconseja re-
cabar esta informacion de forma automatizada y digitalizada; que se facilite a los médicos la
incorporacion de datos y su comparticién con otros clinicos, pacientes y companias farma-
céuticas, y que se incluyan datos de pacientes con la enfermedad rara que no estén siendo
tratados o que estén en tratamiento con otras opciones terapéuticas, entre otras cuestiones.

Finalmente, y ya en un marco internacional, como es el de la nueva Estrategia Farmacéutica
Europea -que esta sometiendo a revisién la regulacion de medicamentos huérfanos junto a la
de medicamentos pediatricos-, es crucial proteger el sistema de incentivos para no frenar los
avances realizados en estas dos décadas y garantizar un marco especifico para el fomento de
la investigacién de estos tratamientos.
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