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 Según la UE, enfermedades raras son aquellas que ponen en peligro la 
vida o que la debilitan de forma crónica y afectan a menos de 5 personas 
por 10.000 habitantes.

 La definición de enfermedad rara varía ampliamente en distintos 
documentos legales de diferentes países e instituciones. hasta la fecha las 
definiciones legales sólo utilizan la prevalencia como criterio definitorio, a 
pesar de su gran variabilidad.

 Una prevalencia de 5 por 10.000 aplicada a los 46 millones de habitantes 
de España supone 23.000 casos en nuestro país.

 El término enfermedades ultra-raras (o ultra-huérfanas) se ha 
acuñado para describir enfermedades mucho más infrecuentes. La UE las 
define como aquellas cuya prevalencia es menor de 1 por 50.000 
habitantes.

 Cuando nos referimos a seguimiento presupuestario se denominan 
ENFERMEDADES DE ALTO IMPACTO ECONÓMICO



Impacto presupuestario:

 Impacto anual de 420 
mill € anual (2011)

 2,5% gasto 
farmacéutico total.

En los presupuestos 
hospitalarios cifras de 
hasta el 15%
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¿Qué presupuesto tenemos?



12.211.941 € año 2012   
11,6 % del gasto total de medicamentos
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3,7 GASTO FARMACÉUTICO TOTAL

9,5 GASTO FARM HOSPITALARIO

Año 2012
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Enfermedades de alto impacto



¿Qué ocurre si se presenta un 
paciente con una enfermedad rara?



Retos actuales

Garantizar el acceso y la equidad
Responder a las necesidades de los 

pacientes
Facilitar la investigación
La sostenibilidad del sistema, limitación en el 

gasto público destinado a la financiación de 
medicamentos

 Coste oportunidad



Incertidumbres en el 
tratamiento de ER:

 Problema de evidencia clínica, ensayos con pocos 
pacientes

 Falta de datos apropiados de epidemiología clínica. 
Revisión de la prevalencia.

 Evolución de estas enfermedades y resultados en salud
de los tratamientos disponibles.

 Potencial de retorno o recuperación de la investigación, 
¿se conoce?

 Falta de centros de referencia especializados e 
investigadores en el SNS.





¿Aspectos a tener en cuenta en un futuro próximo 
para establecer un correcto impacto 

presupuestario?



¿Aspectos a tener en cuenta en un futuro próximo para 
establecer un correcto impacto presupuestario?

1. Incremento en el número de 
enfermedades raras:

¿están todas la que son? ¿son todas las que están?

- Presión social y política de la enfermedad 
- Industria farmacéutica
- Enfermedades comunes que se “fragmentan” en raras
- Técnicas diagnósticas



2. Incremento en el número de pacientes
- Basado en prevalencia, pero en ocasiones el número de pacientes 

es superior al establecido
- Medicamentos comunes que pasan a condición de huérfanos
- Técnicas diagnósticas

¿Aspectos a tener en cuenta en un futuro próximo para 
establecer un correcto impacto presupuestario?



3. Incremento del número de fármacos en 
investigación y próxima comercialización
Ventajas en su aprobación:
- Aprobación acelerada, acceso temprano, asistencia y ayuda en 
protocolos por la EMA, exención de tasas, reducciones fiscales, 
exclusividad en el mercado, investigación subvencionada por la 
Comisión Europea.

¿Aspectos a tener en cuenta en un futuro próximo para 
establecer un correcto impacto presupuestario?

Coste /AVAC



¿Aspectos a tener en cuenta en un futuro próximo para 
establecer un correcto impacto presupuestario?

4. Presión política y social: incremento de 
atención y visibilidad



COORDINACION NACIONAL

 El ministerio de Sanidad debe marcar pautas comunes 
para todas las CCAA. Coordinación interterritorial.
 Creación de centros de expertos a nivel autonómico y  
nacional CSUR . Investigación en red. Registros de 
pacientes.
Intercambio de conocimientos en la evaluación de 
resultados en salud de los tratamientos. Estudios de 
farmacoepidemiología. 
La Estrategia Nacional de ER abre una nueva vía de 
coordinación, pero ¿valora el impacto presupuestario?

Propuestas de mejora para manejar el 
impacto presupuestario



Propuestas de mejora para manejar el 
impacto presupuestario

COORDINACIÓN AUTONÓMICA

 Decisiones sobre el tratamiento individualizado de los pacientes 
consensuadas a nivel autonómico y consejerías de salud. Consejos 
Autonómicos Asesores de tratamientos para enfermedades raras y 
Tratamientos de alta complejidad. Extensión de acuerdos a nivel nacional. 
Unificación de protocolos y de las condiciones de uso. 

 Partida presupuestaria concreta en los Presupuestos Generales, 
relacionada con el tratamiento farmacológico de las enfermedades raras. 
Fondo de compensación a nivel nacional.

 La administración autonómica debe comprometerse a apoyar a los centros y 
unidades de referencia tanto en la en gestión como en gasto farmacéutico

 ¿Qué ocurre con el modelo de financiación capitativa?



Propuestas de mejora para manejar el 
impacto presupuestario

COORDINACIÓN CON LA INDUSTRIA FARMACÉUTICA:

 Establecer un precio condicional y una financiación 
selectiva de acuerdo al beneficio clínico obtenido.

 Diálogo entre las empresas farmacéuticas y entidades 
financiadoras para el establecimiento de acuerdos de 
pago y riesgo compartido. Acuerdo precio-volumen.

 Compra centralizada y en algunos casos aplicar el 
concepto de equivalencia terapéutica.

 Deducción del 7,5% RD 8/2010 por pérdida designación 
de huérfano.

 Reducción del precio por nuevas indicaciones.



pacientes

Sistema sanitario

Industria 
farmacéutica



¿son iguales? … NO, pero tienen los mismos derechos



Gracias por su atención


