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Medicamento Huérfano (MMHH)

Definicion de medicamento huérfano (Union Europea)

Medicamento que se destine a establecer un diagnostico, a prevenir 0 a tratar
una enfermedad que ponga en peligro la vida o conlleve una
incapacidad grave y cronica que no afecte a mas de 5 personas de 10.000;

a. cuya comercializacion seria improbable que, sin incentivos, generase
suficientes beneficios para justificar la inversion necesaria;

b. destinado a una enfermedad que carece de tratamiento alternativo o bien
gue el nuevo medicamento brinde beneficios adicionales a los pacientes
comparado con los tratamientos disponibles.




Valor de los
Medicamentos Huérfanos

Dirigidos a una necesidad meédica no cubierta para un grupo muy
reducido de pacientes

Las EERR son en muchos casos graves y potencialmente mortales.
Cerca del 60%b de estas enfermedades son pediatricas

Aumentan sustancialmente la esperanza de vida y/o la calidad de
vida de los pacientes afectados por enfermedades raras.

Evitan los costes directos e indirectos del paciente con una
enfermedad rara no tratada de forma especifica.

Suponen la via de entrada de avances terapéuticos por su alto grado de
iInnovacion (representan nuevos conceptos farmacoldgicos).



Desarrollo de los Medicamentos

Huérfanos

El riesgo y el coste de desarrollo de un nuevo farmaco es muy alto, mas adn
en el ambito de las enfermedades raras, ya que no hay conocimiento cientifico
previo ni una muestra grande de pacientes para el desarrollo clinico.
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Precio de los
Medicamentos Hueéerfanos

El precio es consecuencia de la rareza y de los gastos en investigacion

« Baja demanda y altos costes de investigacion, desarrollo y produccion:
— Dificultad y tiempo para amortizar las inversiones

e La escasez de conocimiento sobre las enfermedades raras lleva asociados:
— Procesos de investigacion y desarrollo complejos y largos

— Mayor riesgo en la investigacion y desarrollo ya que no existe conocimiento previo ni
una muestra grande de pacientes

— Procesos de produccién con voliumenes bajos, con la necesidad de disponer de
plantas de produccion alternativas



Balance de situacion de las EERR
y los MMHH

El Reglamento de la UE 141/2000 declaré que los pacientes afectados por EERR tienen
derecho a la misma calidad de tratamiento que otros pacientes. Este Reglamento elabor6 un
sistema para incentivar a las empresas en la investigacion y comercializacion de MMHH.

= GRAN LOGRO: A partir de su entrada en vigor la Agencia Europea del Medicamento ha
aprobado 126 MMHH (a fecha de diciembre 2016 — algunos de ellos ya han perdido
actualmente la designacion de huérfano).

= TRABAJO PENDIENTE: Existen mas de 5.000 EERR que aun no tienen ninguna
esperanza farmacoldgica. Por ello, se debe continuar apoyando la investigacion en las
EERR y los MMHH desde todos los sectores, publicos y privados.



Temas pendientes en Espana

Ninguna prioridad en la decisidn de financiacion y precio
Poca transparencia en los procesos de financiacion y precio

Reevaluaciones del farmaco por las Agencias de las CCAAs y las Comisiones de
Farmacia de los hospitales

Inequidad en el diagnodstico y el acceso

Falta de centros de referencia convenientemente dotados
presupuestariamente



Documento de “Recomendaciones
parala busqueda de soluciones en
el ambito de las Enfermedades

Raras”
) Un afio después ‘
Octubre 2015 4 Febrero 2017 N
z = 6 firmantes e 60 firmantes
S » (3 sociedades cientificasy = 35 sociedades cientificas y profesionales /
% profesionales / 1 asociaciones de 20 asociaciones de pacientes / 5 industria
pacientes / 2 industria) \l )

COMUNICACION

Rueda de Prensa

1 nota de prensa
1 video comunicado




Documento de “Recomendaciones
paralabusqueda de soluciones en
el ambito de las Enfermedades
Raras”

= |ncorporar al Comité de Seguimiento y Evaluacidon de la Estrategia en
Enfermedades Raras de todos los colectivos vinculados en materia de
enfermedades raras.

= Crear presupuestos especificos para el tratamiento de pacientes con
medicamentos huérfanos

= Establecer un mecanismo de compensacion agil y eficaz entre
Comunidades Autbnomas

= Garantizar un entorno normativo, administrativo y politico estable.

= Crear una Comision Mixta en el Congreso y en el Senado



MMHH comercializados en Espana

MMHH comercializados en Espafia (1 febrero 2017)

Medicamentos con designacion OD-EMA 95

MMHH comercializados en Espafia 53

MMHH gue no han solicitado cddigo 16
nacional en Espafa

ASOCIACION ESPANOLA DE LABORATORIOS DE
MEDICAMENTOS HUERFANOS Y ULTRAHUERFANOS



Menor numero de MMHH autorizados
en Espana a partir del ano 2012

Analisis de los MMHH autorizados en EU y Espaiia en los
periodos 2002-12 y 2012-16

Periodo 2002-2011 Periodo 2012-2015

MMHH autorizados por la EMM con designacion 42 44
huérfana vigente

MMHH autorizados con P&R en Espafia 38 (90,47%) 13 (29,5%)

MMHH que no han solicitado CN en Esparia 0 11 (25%)
Decision de NO 2" (4,7%) 9 (20,45%)

MMHH en proceso de P&R financiacion
Pendientes de decision 2 (4,7%) 11 (25%)
de P&R

*P&R denegado en 2015y 2016
Fuente: EMA-AEMPS-BotPlus-AELMHU

AELMHU

ASOCIACION ESPANOLA DE LABORATORIOS DE
MEDICAMENTOS HUERFANOS Y ULTRAHUERFANOS



Tiempo transcurrido hasta

comercilalizacion
95 79

ASOCIACION ESPANOLA DE LABORATORIOS DE

53

20



Impacto limitado de los MMHH en el
Gasto Farmaceutico Total

Fuente IMS (Ene-Oct 2016)



Algunas reflexiones finales

Los pacientes con EERR necesitan tratamientos al igual que los pacientes con
enfermedades mas prevalentes. En caso de no tratarse, el coste social de estas enfermedades
seria desproporcionado con respecto al precio de los MMHH.

Los diagnosticos erroneos pueden llegar a ser dafinos y costosos dandose un tratamiento
inadecuado hasta el punto de incurrir en intervenciones quirdrgicas innecesarias.

Deberia de imperar el principio de equidad y no abandono para las personas con EERR.

La disminucion del acceso al mercado de los MMHH puede provocar un desinterés de
las empresas farmacéuticas en el mercado espafiol derivado de las dificultades de obtener
financiacion y precio.

Para poder conseguir una mayor inversion en I+D+i, promover crecimiento econémico y
desarrollar empleo se necesitan un entorno normativo, administrativo y politico
estable, agil, previsible y transparente.



MUCHAS GRACIAS
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