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Cómo se incentiva la 
investigación en EERR 

• Reglamento de Medicamentos Huérfanos 
• Legislación de investigación clínica 
• Nuevas herramientas de acceso 





Protección de Mercado 
10 años de exclusividad en la UE tras la autorización de 
comercialización 

Asesoría Científica gratuita 
Maximiza las posibilidades de que el medicamento acabe en 
el mercado 

Reducción de tasas 
Aplicable a todo tipo de actividades (autorización, inspecciones, 
variaciones, asesorías). Tasas adicionalmente reducidas para 
pequeña y medianas empresas 

Promoción a la investigación 
Los promotores que desarrollan medicamentos huérfanos 
pueden beneficiarse de financiación de la UE o de los 
Estados Miembros 
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¿cómo se alcanzan los  incentivos? 

Autorización de 
comercialización 

Beneficio / 
Riesgo + 

Designación como 
Medicamento  

huérfano 

Condición de 
huérfano 

Mantenimiento como 
medicamento  

huérfano 

Beneficio 
significativo 

CHMP COMP COMP 

1 2 3 







… algunos errores 
frecuentes 
• confundir designación de MH con autorización 

y/o autorización condicionada con completa 
• mala utilización de los incentivos por duplicidad 

u objetivo inadecuado 
• los incentivos que se vuelven en contra del 

acceso (concurrencia de 2 o más huérfanos) 
• «repurposing» 
• alcance y definición del beneficio significativo 
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… algunas cifras de 
ensayos clínicos 
• un 18% de los ensayos clínicos autorizados en 

España son para EERR (438 desde enero de 2013) 
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• Desarrollo de medicamentos como proceso complejo 
• Optimización de los instrumentos regulatorios 

especialmente en medicamentos con un potencial 
impacto alto sobre la salud pública 

• Importancia del dialogo precoz (asesoría científica) 
• Complementariedad con iniciativas a nivel nacional 
• Apoyo a academia y PYMES 
• El acceso como prioridad de la estrategia 2020 de la red 

de agencias de medicamentos 

Priority Medicines (PRIME) 



Origin of new medicines in the EU  
(2010-2012) 

H. Lincker et al; Nature Reviews Drug Discovery Vol: 13, pp. 92–93 (2014)  
 

Of 94 novel medicinal products authorised 
 

• Large majority marketed by large or 
intermediate sized companies 
 

• SMEs and academia at the origin of 
innovation 

 





FDA Breakthrough Therapy Designation programme 

• Most applications are for orphan or rare diseases 

• BTD granted or denied at similar rates to non-orphan 
diseases 

• Majority are oncology, haematology and antiviral drugs 

• About 25% rely on a biomarker  

• Most applications submit data from only 1 clinical trial 

• Most are phase 1 or phase 2 

• Trial designs are mix of randomized and non randomized, 
and does not correlated with whether BTD was granted or 
denied 

• Determining what constitutes “substantial improvement” 
over existing therapy is challenging 

For more info: http://www.brookings.edu/events/2015/04/24-fda-breakthrough-therapy-criteria  26 

Breakthrough Designation Requests   
2012-2014  (N= 203)  
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