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1. Antecedentes 1. Antecedentes 

El 50El 50--90 % de los f90 % de los fáármacos utilizados rmacos utilizados 

en poblacien poblacióón pedin pediáátrica son de uso trica son de uso 

compasivo.compasivo.



1. Antecedentes 1. Antecedentes 

Los niLos niñños han sido excluidos de los ECos han sido excluidos de los EC

Connotaciones Connotaciones ééticas, tticas, téécnicas y metodolcnicas y metodolóógicas de gicas de 

los EC pedilos EC pediáátricostricos

Los intereses del mercado han sido insuficientesLos intereses del mercado han sido insuficientes

Hasta ahora, la ausencia de legislaciHasta ahora, la ausencia de legislacióón que asegure n que asegure 

la investigacila investigacióón  n  



1. Antecedentes 1. Antecedentes 
En 1997, la ComisiEn 1997, la Comisióón Europea  organiza en la EMEA una mesa n Europea  organiza en la EMEA una mesa 
redonda de expertos para analizar las necesidades de redonda de expertos para analizar las necesidades de 
investigaciinvestigacióón en edad pedin en edad pediáátrica.trica.
Una de sus conclusiones fue la necesidad de reforzar la Una de sus conclusiones fue la necesidad de reforzar la 
legislacilegislacióón para estas edades, introduciendo una serie de n para estas edades, introduciendo una serie de 
incentivos para la comercializaciincentivos para la comercializacióón de fn de fáármacos pedirmacos pediáátricos.tricos.
El objetivo del Reglamento Europeo 1901/2006 del CE y del PE El objetivo del Reglamento Europeo 1901/2006 del CE y del PE 
sobre medicamentos pedisobre medicamentos pediáátricos, es la de mejorar la salud de los tricos, es la de mejorar la salud de los 
niniñños promoviendo os promoviendo una investigaciuna investigacióónn de calidad, mejorar la de calidad, mejorar la 
informaciinformacióónn sobre uso de los medicamentos y sobre uso de los medicamentos y garantizar la garantizar la 
disponibilidad de medicamentos debidamente autorizados.disponibilidad de medicamentos debidamente autorizados.

www.emea.europa.euwww.emea.europa.eu



1.1. Antecedentes Antecedentes 
ASPECTOS LEGALES DEL UCASPECTOS LEGALES DEL UC

1.1. Ley 29/2006, de Ley 29/2006, de garantiasgarantias y uso y uso rmypsrmyps, que define , que define 
la prescripcila prescripcióón y la aplicacin y la aplicacióón de medicamentos no n de medicamentos no 
autorizados a pacientes no incluidos en un ensayo autorizados a pacientes no incluidos en un ensayo 
clclíínico con el fin de atender como nico con el fin de atender como ucuc necesidades necesidades 
especialesespeciales de tratamientos de situaciones clde tratamientos de situaciones clíínicas nicas 
de pacientes de pacientes concretosconcretos se regularse regularáá
reglamentariamente con pleno respeto a lo reglamentariamente con pleno respeto a lo 
establecido en la legislaciestablecido en la legislacióón vigente en materia de n vigente en materia de 
autonomautonomíía del paciente y de los derechos y a del paciente y de los derechos y 
obligaciones en materia de informaciobligaciones en materia de informacióón y n y 
documentacidocumentacióón cln clíínica.nica.



1. Antecedentes 1. Antecedentes 
ASPECTOS LEGALES DEL UCASPECTOS LEGALES DEL UC

2.2. R.DR.D. 223/2004 que regula los ensayos cl. 223/2004 que regula los ensayos clíínicos con nicos con 
medicamentos, indica que medicamentos, indica que ““se entiende por uso se entiende por uso 
compasivo de medicamentos la utilizacicompasivo de medicamentos la utilizacióón en n en 
pacientes pacientes aisladosaislados y al margen de un ensayo cly al margen de un ensayo clíínico nico 
de medicamentos en investigacide medicamentos en investigacióón, incluidas n, incluidas 
especialidades farmacespecialidades farmacééuticas para indicaciones o uticas para indicaciones o 
condiciones de uso distintas de las autorizadas condiciones de uso distintas de las autorizadas 
cuando el mcuando el méédico, dico, bajo su exclusivabajo su exclusiva
responsabilidadresponsabilidad, considere indispensable su , considere indispensable su 
utilizaciutilizacióónn””..



2. 2. La visiLa visióón del UC n del UC 
desde la Direccidesde la Direccióónn

Alto porcentaje del presupuestoAlto porcentaje del presupuesto

Uso compasivo Uso compasivo –– ““vvíía de entradaa de entrada”” al al 

Hospital sin la evaluaciHospital sin la evaluacióón de CFTn de CFT

Lapso de tiempo no siempre Lapso de tiempo no siempre 

compatible con la realidad del pacientecompatible con la realidad del paciente



2. 2. La visiLa visióón del UC n del UC 
desde la Direccidesde la Direccióónn

Una prUna prááctica no exenta de riesgos:ctica no exenta de riesgos:

–– Sin la garantSin la garantíía que confiere la autorizacia que confiere la autorizacióónn

–– Escasez de datos de farmacocinEscasez de datos de farmacocinéética y tica y 

farmacodinamia en las farmacodinamia en las ≠≠ subpoblaciones subpoblaciones 

–– Carencia de formas farmacCarencia de formas farmacééuticasuticas



2. 2. La visiLa visióón del UC n del UC 
desde la Direccidesde la Direccióón n 

La utilizaciLa utilizacióón de medicamentos de UC no indica n de medicamentos de UC no indica 

que la prque la prááctica mctica méédica sea inapropiada. dica sea inapropiada. 

No se han presentado suficientes EC a la No se han presentado suficientes EC a la 

agencia reguladora para obtener la indicaciagencia reguladora para obtener la indicacióónn



2. 2. La visiLa visióón del UC n del UC 
desde la Direccidesde la Direccióónn

Elementos para la tramitaciElementos para la tramitacióón de un n de un 
medicamento de UC:medicamento de UC:

1.1. I. ClI. Clííniconico
2.2. C.IC.I..
3.3. AutorizaciAutorizacióón de la AGEMPS.n de la AGEMPS.

Se aSe aññade I. tade I. téécnico del S. Farmacia, cnico del S. Farmacia, 
que coordina y gestiona.que coordina y gestiona.



3. 3. Consentimiento informado e Consentimiento informado e 
informaciinformacióón al pacienten al paciente



Consentimiento informado e Consentimiento informado e 
informaciinformacióón al pacienten al paciente

Identificación del paciente y tutor



Consentimiento informado e Consentimiento informado e 
informaciinformacióón al pacienten al paciente

Explicar e informar  la necesidad de la medicación



Consentimiento informado e Consentimiento informado e 
informaciinformacióón al pacienten al paciente

Firma  de los interesados, con posibilidad de renuncia



www.nppg.scot.nhs.ukwww.nppg.scot.nhs.uk



4. El papel del farmac4. El papel del farmacééuticoutico

ColaboraciColaboracióón con el mn con el méédico prescriptordico prescriptor

1.1.--AntesAntes de la prescripcide la prescripcióón: Integracin: Integracióón del n del 

farmacfarmacééutico en las unidades de hospitalizaciutico en las unidades de hospitalizacióón n 

y sesiones cly sesiones clíínicas. Estudio de alternativas, nicas. Estudio de alternativas, 

costecoste--beneficio.. Informacibeneficio.. Informacióónn



El papel del farmacEl papel del farmacééuticoutico

2.2.-- DuranteDurante la prescripcila prescripcióón n –– validacivalidacióón:       n:       
El farmacEl farmacééutico debe acceder al diagnutico debe acceder al diagnóóstico stico 
principal, patologprincipal, patologíías asociadas, edad, peso, as asociadas, edad, peso, 
datos analdatos analííticos.. cuando no exista ese nivel de ticos.. cuando no exista ese nivel de 
coordinacicoordinacióónn



El papel del farmacEl papel del farmacééuticoutico

3.3.-- SeguimientoSeguimiento del tratamiento: del tratamiento: 

NotificaciNotificacióón de reacciones adversas: n de reacciones adversas: 

Seguridad en el uso del medicamento.Seguridad en el uso del medicamento.



4. El papel del farmac4. El papel del farmacééuticoutico

InformaciInformacióón a la Direccin a la Direccióón Mn Méédicadica

–– DescripciDescripcióón del fn del fáármacormaco

–– Indicaciones autorizadasIndicaciones autorizadas

–– Evidencia disponible para el uso solicitadoEvidencia disponible para el uso solicitado



4. El papel del farmac4. El papel del farmacééuticoutico

InformaciInformacióón a la Direccin a la Direccióón Mn Méédicadica

–– Posibles alternativasPosibles alternativas

–– EvaluaciEvaluacióón econn econóómicamica

–– Experiencia previa en el centroExperiencia previa en el centro

–– Casos urgentes: adelanto de medicaciCasos urgentes: adelanto de medicacióónn



4. El papel del farmac4. El papel del farmacééuticoutico

InformaciInformacióón a la Direccin a la Direccióón Mn Méédicadica

Este informe es una herramienta que Este informe es una herramienta que 

ayuda a la toma de decisiayuda a la toma de decisióón por parte de n por parte de 

la Direccila Direccióón. n. 



4. El papel del farmac4. El papel del farmacééuticoutico

ParticipaciParticipacióón de los agentes implicados en n de los agentes implicados en 

la prescripcila prescripcióón del UC, para buscar n del UC, para buscar 

alternativas a las solicitudes denegadasalternativas a las solicitudes denegadas



5. El futuro5. El futuro

Necesidad de potenciar los organismos Necesidad de potenciar los organismos evaluadoresevaluadores ya existentes: ya existentes: 

CFT, grupos de trabajo (GENESIS, CFT, grupos de trabajo (GENESIS, GEFPGEFP……))

Grupos de trabajo interdisciplinares especGrupos de trabajo interdisciplinares especííficos, con participacificos, con participacióón n 

de farmacde farmacééuticos, muticos, méédicos, investigadores.. en colaboracidicos, investigadores.. en colaboracióón con la n con la 

AdministraciAdministracióónn

Incentivar la Incentivar la investigaciinvestigacióónn, con el fin de disponer de fuentes de , con el fin de disponer de fuentes de 

informaciinformacióón basadas en la evidencia cientn basadas en la evidencia cientíífica, que den respuesta a fica, que den respuesta a 

las necesidades teraplas necesidades terapééuticas de esta poblaciuticas de esta poblacióón.n.



GRACIAS POR SU ATENCIGRACIAS POR SU ATENCIÓÓNN

farmac.hnjs@salud.madrid.orgfarmac.hnjs@salud.madrid.org


