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Las enfermedades raras (EERR) son aquellas que
tienen una baja prevalencia en la población.
Afectan a menos de 5 de cada 10.000 habitantes.

Según la Organización Mundial de la Salud (OMS),
existen cerca de 7.000 enfermedades raras que
afectan al 7% de la población mundial.

Complejidad etiológica, diagnóstica y evolutiva,
importante morbi-mortalidad y grado de
discapacidad.

Media de 5 años hasta obtener un diagnóstico, en
el 20% de los casos ≥ 10 años hasta lograr el
diagnóstico adecuado.

Las enfermedades raras

https://www.enfermedades-raras.org
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Disponibilidad de medicamentos huérfanos en Europa

La concesión de una autorización europea para la comercialización de un
medicamento no significa que esté disponible en todos los países de la
Unión Europea.

54% de los MMHH 
aprobados en Europa 

son comercializados en 
España
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108 MMHH autorizados 
para comercialización en 

Europa

58 MMHH comercializados 
en España



Reducido nº de medicamentos huérfanos comercializados

VACÍO TERAPÉUTICO

¿Alternativa?

Uso de medicamentos con indicaciones fuera de ficha técnica.

En muchos casos no están disponibles en las formas 
farmacéuticas adecuadas, principalmente cuando se trata de 

pacientes pediátricos.
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La formulación 
magistral como 

respuesta



Medicamento destinado a un paciente individualizado, preparado por el farmacéutico, o
bajo su dirección, para cumplimentar expresamente una prescripción facultativa y
dispensado en una farmacia o servicio farmacéutico.

Es en muchos casos la única alternativa posible 
para tratar los síntomas de los 

pacientes con EERR.

Cubre las necesidades de medicamentos que no están comercializados por la
industria farmacéutica:
- Falta de interés comercial.
- Problemas de estabilidad que impiden su desarrollo comercial.
- Lentitud de incorporación comercial de avances terapéuticos.
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Inconvenientes:
- Escasa bibliografía disponible.
- Falta de homogeneidad en la elaboración.
- Baja incidencia de estas patologías (desconocimiento).
- Tratamientos distribuidos en diferentes hospitales.

“Compartir es crecer”

168 formulaciones para dar respuesta a 115 enfermedades raras
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Calidad de la 
formulación 

magistral 



REAL DECRETO 175/2001, de 23 de febrero, por el que se aprueban
las normas de correcta elaboración y control de calidad de fórmulas
magistrales y preparados oficinales.

La aplicación de dichas normas se entenderá sin perjuicio de las
especiales condiciones que, para la correcta elaboración y control de
determinadas fórmulas magistrales y preparados oficinales, se
prevean en el Formulario Nacional.

La calidad de una fórmula magistral está ligada a la calidad de su
proceso de elaboración y a la calidad de sus componentes.

La adquisición de las materias primas (principios activos y
excipientes) es una operación fundamental y decisiva.
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El farmacéutico es el responsable de confirmar que las materias primas cumplan
con las especificaciones que establecen la Real Farmacopea Española, la
Farmacopea Europea o, en su defecto, Farmacopeas de reconocido prestigio.

REAL DECRETO 175/2001

Materias primas controladas por un centro autorizado:
• Nº de referencia de control y el boletín de análisis suministrado por el centro

autorizado, debidamente firmado por el director técnico.

Materias primas no controladas por un centro autorizado:
• El farmacéutico responsable deberá realizar el control analítico de las

materias primas, para verificar que cumplen con las especificaciones de la
Real Farmacopea Española y elaborar la ficha de control de calidad.

• También podrá encargar el análisis a un laboratorio debidamente acreditado
por la autoridad sanitaria competente.

CONTROLES DE CALIDAD:
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Ruesa
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Active Pharmaceutic ingredients (APIs)

✓ La fabricación, total o parcial, así como la importación de APIs utilizados
como materias primas de medicamentos deberá realizarse de acuerdo
con las Normas de Correcta Fabricación (NFC).

✓ Los APIs utilizados como materias primas deberán cumplir las
directrices relativas a materias primas, recogidas en la parte II de la guía
detallada de NCF.
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https://www.aemps.gob.es/industria/inspeccionNCF/home.htm#guia_NCF

Todos los medicamentos y principios activos fabricados o importados
en la Unión Europea, deben fabricarse de conformidad con los
principios y directrices de las NCF.

Periódicamente la Agencia Española de Medicamentos y Productos
Sanitarios (AEMPS) traduce y publica cualquier actualización y puede
consultarse en su web.
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https://www.sefh.es/sefhpdfs/GuiaBPP_JUNIO_2014_VF.pdf
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Situación actual 
en la farmacia 

hospitalaria
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"La manipulación y el llenado de productos preparados asépticamente deben hacerse en 
una zona de grado A, bajo cabina de flujo laminar (CFL) o en un aislador farmacéutico de 

presión positiva. La sala debe mantener presión positiva (lo ideal son 10 – 15 pascales) y un 
flujo de aire respecto a las zonas adyacentes de grado menor, para 

proteger así el producto de la contaminación”.  

¿Su zona de elaboración cumple estrictamente con estos requisitos? 

Participantes: 163 hospitales.

31 hospitales afirman NO cumplirlas.

¿Centralización? ¿Adaptar la 
normativa a la 

realidad asistencial?
¿Más inversión?
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Encuesta



Formulación magistral en EERR

Motivos asistenciales
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¿Principio activo?

NO RUESA
Especialidades
farmacéuticas

RUESA



Algunos ejemplos…

Enfermedad de Kawasaki
Clopidogrel 1 mg/mL suspensión oral Miopatía miotubular ligada a X

Bromuro de glicopirronio
0,5 mg/mL suspensión oral

Esclerosis tuberosa
Sirolimus 0,4% pomada

Mastocitosis sistémica
Cromoglicato sódico 200 mg cápsulas

Telangiectasia hemorrágica hereditaria
Propranolol 5 mg/g pomada
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Formulación magistral en EERR

Motivos asistenciales Motivos económicos

¿Principio activo? ¿Principio activo?

NO RUESA RUESA NO RUESA
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RUESA
Especialidades
farmacéuticas



Wilzin® 25 mg
Zinc acetato dihidrato

PVL: 150,11 € (250 caps)

Ácido cólico
Precio: 3,90 € (30 caps)

Zinc acetato dihidrato
Precio: 4,80 € (250 caps)

Orphacol® 250 mg
Ácido cólico

PVL: 8340 € (30 caps)

Algunos ejemplos…
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96,80%

99,95%



Algunos ejemplos…

Raxone® 150 mg
Idebenona

PVL: 7063 € (180 cps)

Idebenona 150 mg
Precio: 74,89€ (180 caps)

99%



Investigación en 
formulación 

magistral



¿Tienen en marcha algún proyecto de investigación para mejorar algún aspecto de 
la formulación magistral oftálmica?

Participantes: 163 hospitales.

62 hospitales -> “No pero me gustaría colaborar en alguno”.

La formulación magistral es una herramienta para resolver problemas que se presentan
en la práctica clínica diaria.

La líneas de investigación actuales en los Servicios de Farmacia españoles no están
enfocadas de manera prioritaria hacia la formulación magistral.

Proactividad de los Servicios de Farmacia 
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¿Se investiga en formulación magistral?



Aspectos clave en investigación

✓Apoyo de los Jefes de Servicio

✓Multidisciplinaridad

✓Cercanía con los pacientes y profesionales sanitarios

✓Colaboraciones:

- Institutos de Investigación

- Universidad 

✓Conseguir financiación:

- Asociaciones de pacientes

- Proyectos competitivos

- Crowdfunding 

✓Visibilidad
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✓ Neuropatía óptica hereditaria de Leber:

- Formulaciones intravítreas de idebenona. 

✓ Enfermedad de jarabe de arce:

- Cápsulas de isoleucina hechas con impresora 3D.

✓ Cistinosis ocular:

- Hidrogel de cisteamina.

- Nuevos sistemas de conservación en envases unidosis.

- Desarrollo de lentes de contacto con cisteamina. 

Inversión en recursos personales y económicos 
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Investigación en EERR en Santiago
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Conclusiones

➢ La formulación magistral es actualmente la única alternativa
disponible para el tratamiento de los síntomas de numerosas
EERR.

➢ La calidad de la formulación magistral es algo prioritario a la
hora de ofrecer un nuevo tratamiento a pacientes con EERR.

➢ Se requiere una mayor adaptación entre la regulación existente
y la realidad asistencial de los Servicios de Farmacia.

➢ La investigación en el ámbito de la Farmacia Hospitalaria es
fundamental para incrementar el conocimiento acerca del
tratamiento de estas patologías.



¡Muchas gracias!


