CLAVES PARA UN ACGCES? MAS HUMANO DE MMHH

Marild Edo Solsona
Farmacéutica especialista. Hospital Universitari i Politéenic La Fe de Valencia
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Portada > Secciones > Empresas » Industria farmacéutica

Espaia solo comercializa el 50%
de los farmacos huerfanos de

Eu ro pa MAR 26 FEBRERO 2019. 12.50H

Se comercializan en Espana 61 de los 118 medicamentos huérfanos
de Europa

Segln denuncia la la Asociacion Espanola de Laboratorios de Medicamentos Huérfanos y
Ultrahuérfanos (Aelmhu).

AELMHU

ASOCIACION ESPANOLA DE LABORATORIOS OF
MEDICAMENTOS HUERFANOS ¥ ULTRANUERFANOS

):24

EURORDIS exige garantizar a los pacientes un acceso pleno y rapido a las

terapias de enfermedades raras

EURORDIS y sus mas de 700 organizaciones de pacientes miembros han
publicado un nuevo documento de posicion exigiendo un cambio urgente
para garantizar a los pacientes un acceso pleno y rapido a las terapias de

enfermedades raras en Europa.

EL=MUNDO
Medicamentos huérfanos: la odisea de tratarse cuando
tienes una enfermedad rara

MARIA ALVAREZ DEL VAYO ¥ PATRICIO ATHIE-CHAUVET ¥ 300CT. 2017 1118 ° o e

Cristina (nombre ficticio) vive en una provincia del noroeste de Espana. Durante
siete anos, se ha levantado a las 6 de la manana un lunes si y un lunes noy ha
conducido 400 kilémetros hasta Madrid. Lloviese, nevase o hiciese un sol de
justicia. En realidad, Cristina no vive donde estd empadronada. Segtin el padrén
municipal, vive en la capital, donde estd el hospital que le administra el tinico
medicamento que existe para tratar su enfermedad. Pasa en el Hospital 12 de
Octubre cinco horas, cada dos semanas, recibiendo un farmaco que suple en su
cuerpo la proteina que no se produce en su organismo y que causa un
debilitamiento progresivo de sus musculos. Después, vuelve a conducir 400
kilémetros hasta su verdadera casa.
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Orphanet J Rare Dis. 2019 May 3;14(1):95. doi: 10.1186/513023-019-1078-5.

Comparing access to orphan medicinal products in Europe.

Zamora B', Maignen F2, O'Neill P2, Mestre-Ferrandiz J2, Garau M2.

PERIODO 2000-MAYO 20186 g

143 MMHH autorizados por L EMA

5,4/, financiados en Espaita °
33 MPSLS hasta financiacion

Zamora B et al. Comparing Access to Orphan Medical Products in Europe. Orphanet J Rare Dis. 2019;14(1):95.

COMO SE REEMBOLSA
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sigue un £armaco hasta llegar al paciente



;oMo se occede o Jo5 fHvrmocos
en Espona?

el MINISTERIO SANIDAD

'+ AUTORIZACION '+ EVALUACION
* AUTORIZACION* o SELECCION
» COMERCIALIZACION* * MONITORIZACION
* FINANCIACION**
I -

* AEMPS
** DIRECCION GENERAL DE CARTERA BASICA DE SERVICIOS DEL SNS Y FARMACIA



Covocteysticos

medicomentns huevfonos

. Elevada incertidumbre,
A\ Elevado coste







DIARIO MEDICO

Congreso Internacional de Enfermedades Raras
Disminuir la incertidumbre para facilitar el acceso a los
medicamentos huérfanos

Aumentar la informacion sobre los medicamentos huérfanos y agilizar los procesos de la industria son algunas de Ias reivindicaciones de expertos y pacientes
reunidos en el IX Congreso Internacional de Enfermedades Raras, celebrado en Sevilla

Lea mas sobre el congreso de
EERR

-Las enfermedades raras, en cifras: piden
adoptar el modelo de trasplantes para

ganar equidad

-Enfermedades raras: uno de cada seis
ensayos en Espafia es con fArmacos
huérfanos, segln Farmaindustria

rectora de la Agencia Espafiola de Medicamentos

n n n <SABES COMO ESTR EVOLUCIONANDO EL MUNDD DIGITAL
EN ELSECTOR DE LR SRLUD? ZESTRS CONECTROO?

Sobre el primer aspecto, sefialé que “los tamarfios de las muestras
en estos casos son muy pequefios”, lo que implica una “alta
probabilidad de que la muestra no sea representativa’, a lo que se
afiade que “la duracion de los estudios es muy corta”, pues el 43
por ciento de los ensayos dura menos de un afo.

Segun revelo Lacruz, el gasto en medicamentos huérfanos incluidos
en la prestacion farmacéutica del SNS en el afio 2017 fue de
653.824.612 euros, lo que representa un 4,49 por ciento respecto al
total del gasto. “El statu quo no es una opcidn” ante esta realidad,
afirmd.

De ahi que los objetivos propuestos sean “disminuir la
incertidumbre mediante la medicion de resultados en salud lo

antes posible y una vez finalizado el ensayo clinico” y el alineamiento clinico con las decisiones de la Comision
Interministerial de Precios y Medicamentos (CIPM)”; asi como “la corresponsabilidad de la industria farmacéutica en la
mejora del disefo del ensayo clinico, el pago por resultados en salud y la informacidn rigurosa y veraz a la ciudadania”.
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Imagen extraida de Jarvinen TL. et al. Br Med J. 2011;342:d2175.
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Dotos de Vido Zeod

Aquellos datos usados para

tomar  decisiones  sobre
medicamentos 0  practica

médica que no provienen de /
los ensayos  aleatorizados

(ECA), sino de la practwa

clinica habitval 77




Ludes son Jos fuev\t% de esto informocton?

® Ensayos clinicos pragmaticos
® Estudios observacionales

® Registros sanitarios

* Historia clinica electronica

® Receta electrinica

® Encuestas de salud

* Tecnologias «wereabless>



ENFERMEDADES RARAS

. Registro de HPN
3. Plataforma SISTAME



>> GUIA CLINICA HPN
CONSENSO ESPANOL PARA DIAGNOSTICO Y TRATAMIENTO

A PACIENTES A INCLUIR
a Pacientes con clona deficitaria en GPI.
b Pacientes con HPN en cualquiera de sus va-
riantes sin tratamiento.

¢ Pacientes con HPN recibiendo eculizumab.

REGISTRO NACIONAL
E |NTERNAC|ONA|_ B RECOGIDA DE LOS DATOS
DE HPN (PNH REGISTRY) |t

Los cuestionarios se completaran a la inclusion y

PACIENTES A INCLUIR
RECOGIDA DE LOS DATOS

cada 6 meses.

En Espaia, la empresa encargada de su imple-
mentacion es ICON (PNHregistry@iconplc.com),
teléfono gratuito (0) 80042662000.

GUIA CLINICA HEMOGLOBINURIA PAROXISTICA NOCTURNA. Disponible en: https://studylib.es/doc/6386784/gu%C3%ADa---sehh
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> The PNH Registry is currently being impl ted in the foll g ies:

What is the PNH (Paroxysmal Nocturnal Haemoglobinuria) Registry?
Argentina Australia Austria Belgium Canada

The PNH Registry is a worldwide collection of data aiming at improving and sharing the understanding of PNH for a better management of patients with PNH
Colombia Czech Republic Denmark Finland France

For HCP/Physicians

Germany Greece Hong Kong Ireland Israel
Japan Luxembourg Malaysia Mexico Netherlands
New Zealand Norway Portugal Russia Saudi Arabia
Singapore Slovenia South Korea Spain Sweden
Switzerland Taiwan Thailand Turkey United Kingdom
United States

Registry sponsored by Alexion Pharmaceuticals, inc

cassssmeesnsmmmm Objectives
https://www pnhregistry.com/Default aspx
» Establish a robust, international database of patients with PNH
> Provide real-life data characterising long-term clinical and patient-reported outcomes associated with the different PNH treatments
» Assess the safety and effectiveness of PNH management options

» Enhance the understanding of the natural history of PNH




° ‘ ®. Seguimiento del tratamiento de la Atrofia Muscular Espinal
(]

Bienvenidos al portal del Ministerio para la comunicacion
de la informacion del tratamiento para la Atrofia Muscular
Espinal

El acceso a este sistema esta RESTRINGIDO a los usuarios autorizados.
De acuerdo con la legislacion vigente, cualquier actividad en el mismo puede ser registrada.
Si consiente en seguir usandolo, Usted acepta estas condiciones de uso.

Hos |tuI A fecha 1110/19

Unlv§(5|tqr| 28 Paagntes

i Politecnic




Plataforma de recogida de DVR de pacientes con AME

* TImplantada en Alemania, Suiza Y Austria (50 hospitales).

* Recoge datos de todos Los pacientes con AME.

* Utiliza herramientas de evaluacion estandarizadas, validadas y
alineadas con el consenso internacional de registros AME.

Departments of Neurology @ Neuropediatric Departments

0BJETIVO:Conocer La historia natural de La enfermedad Y La efectividad terapéutica.

ISMAC, International SMA Consortium; TREAT NMD, Treat Neuromuscular Disorders.
PechmannA, etal. OrphanetJ Rare Dis. 2019;14:18.



Proyecto Valtermed: medir el valor terapéutico real de los farmacos

de alto impacto

Redaccion

S febrero, 2019

DIARIO MEDICO

El Ministerio de Sanidad esté trabajando en Valtermed un sistema de informacion para “disponer de informacion
Optima para la adecuada toma de decisiones en la gestidn macro, meso y micro de la prestacion farmacéutica, en las

distintas etapas del ciclo del medicamento’.

WAITY'R

Patricia Lacruz.

La iniciativa esta “en fase de disefio funcional” y ya se ha formado
un grupo de trabajo desde la Comisién permanente de Farmacia.
Asi lo ha confirmado el propio ministerio, segun publica Correo
Farmacéutico.

La directora general de Farmacia del ministerio, Patricia Lacruz, ha
avanzado que Valtermed serd una herramienta para medir el valor
terapéutico en la practica clinica real de los medicamentos de alto

impacto sanitario.

La propia Lacruz avanzo en redes sociales parte del desarrollo a
corto plazo del proyecto, del que Sanidad no ha dado mucha
informacidn. Se sabe que ya se estén desarrollando ‘requerimientos
funcionales y técnicos” y que cada medicamento tendra un
protocolo de medicion de resultados en el seno de la Comisién
Permanente de Farmacia.



Limitaciones metodoldgicas
Gap tecnologico
Confidencialidad
Reticencia de profesionales
CAMBIO CULTURAL
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Formoctin e tmFoymocton
. Procedimientos de adquisicion

3. Eficacia en los EC :
3. Precios de los MMHH ? Vz

l Boticaria Garcia




é eDruida 00

Saber de Farma Escuela de Druidas Enfermedades Herramientas 2.0 iPregintanos! Sobre nosotros

https://www.edruida.com/
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TAREA 2

DF FARMA

SEVILLA17/19 OCT 2019

DE LA EFECTIVIDAD A LA
AFECTIVIDAD EN LAS
ENFERMEDADES RARAS (EERR)

Respuesta desde la
farmacotecnia hospitalaria
a los vacios terapéuticos

en EERR

Cristina Mondelo Garcia
FEA Farmacia Hospitalaria. investigadora Rio Hortega.
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Innovar‘ en Pro . '



TRANSPORTE DE MEDICACION A DOMICILIO
=HOME DELLVERY=

Objetivos
Los objetivos que se persiguen son multiples y de gran
importancia:
= Reducir la dependencia hospitalaria del paciente con
hemofilia.
= Facilitar la organizacién y continuidad de las actividades
de la vida diaria.
= Incrementar la adherencia al tratamiento.
» Favorecer el acceso al tratamiento.
= Aumentar la coordinacién entre los diferentes
profesionales implicados en el tratamiento de la
hemofilia.
m Descongestién del servicio de Farmacia hospitalaria.



+ GORREO FARMAGEUTIGO Carmen Torrente

septiembre 24, 2018

Del hospital al domicilio
Relacion de hospitales que destacan por su servicio de home delivery o envio de medicacion a domicilio y
pacientes a los que se dirigen.

La Princesa (Madrid). Pilotaje financiado por un laboratorio. Empezaran con 10 pacientes, e
ira a mas

Virgen Macarena (Sevilla). Pilotaje que incluye servicio de telefarmacia, ofertado a todos los
pacientes externos (artritis soriasica, VIH, esclerosis multiple, leucemia mieloide...) que son
adherentes, con enfermedad controlada, y con problemas de movilidiad fisica y/o geogréfica.
.

Cruces (Vizcaya). Con pacientes de leucemia mieloide cronica.
Universitario y Politécnico La Fe (Valencia). Desde 2013, con pacientes de hemofilia y una

atencion on line. Estudian aplicarlo a pacientes con enfermedades raras.
Can Misses (Ibiza). Enfermos cronicos a los que el hospital envia la medicacion a sus centros
de salud.

Valle de Hebron (Barcelona). Finalizo hace dos afios su servicio iniciado en 2012 por
“problemas informaticos con el programa de soporte”. Centrado en pacientes con déficit de
hormona de crecimiento y pacientes con insuficiencia renal pre-didlisis que necesitan EPO.
Creen que el servicio fue correcto y ahora valoran opciones.

La Coruiia. Empezo en 2014 con pacientes de VIH y consulta telefénica. Han constatado
ahorro de costes.

Virgen de las Nieves (Granada). Planteado para pacientes con fibrosis pulmonar idiopatica y
artritis reumatoide, no lo iniciaron por problemas para reclutar pacientes. Estudian retomarlo,
con patologias por definir.

Disponible en: https://www.correofarmaceutico.com/politica-sanitaria’home-delivery-un-servicio-que-va-ganando-adeptos-desde-el-hospital html
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Dispensacion delegada ;ﬁ

Vdidacion ~ farmaceutica y preparacion  por
adelantado de |a dispensacion

Comunicacion on-line UFPE-ASHECOVA

ASHECOVA regzgz la leva medicacion d domiciio
(trazdbllidad na de frio)

Received: 12 March 2018 | Accepted: 14 May 2018

Check for
DOI: 10.1111/jcpt 12718 | updates
ORIGINAL ARTICLE WILEY Gkt masmcy wa naspnses D

Pilot evaluation of home delivery programme in haemophilia
J. E. Megias-Vericat PharmD* © | E. Monte-Boquet PhD, PharmD" |
M. Martin-Cerezuela PharmD® | M. ). Cuéllar-Monreal PharmD! |

M. V. Tarazona-Casany PharmD! | P.Pérez-Huertas PharmD' | S.Bonanad PhD, MD? |
J. L. Poveda-Andrés PhD, PharmD*

F Desde diciembre de a0l
il 49 pacientes
3.404 repartos

ﬁ b.484 dispensaciones
-4







CONOCER LA REALIDAD



. Aplicar esquemas de pago por resultado

a. Desinvertir en aquellas alternativas que
no sean efectivas
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Marilo Edo Solsona
Farmacéutica especialista HUP La Fe de Valencia
edo_marsol@qgvaes W EdJo_Marsol



