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Nota de los editores

Este nimero 1 del volumen 5 de newsRARE supone una nueva etapa en la revista, que cumple el 5° afio desde su
lanzamiento. Desde la Fundacién Weber, junto con los editores, pensamos que era necesario un nuevo impulso
y abrir la revista a la sociedad. Por este motivo, emprendimos, con la ayuda de Ramén Ferrer, que se incorporé al
consejo de redaccién de la revista, un proceso de renovacién consistente tanto en modificar la revista, afiadiendo
nuevas secciones, como en aumentar el nimero de patrocinadores y crear un foro de discusién anual con el curso
de verano newsRARE, focalizado en enfermedades raras y realizado dentro de la programacion de los cursos de
verano de la Universidad de Castilla-La Mancha. En este afio tan peculiar, el curso de verano se celebrara el 30 de
octubre, debido al reajuste que ha supuesto la pandemia en casi todos nuestros planes vitales a lo largo del afio 2020.

Dentro de las nuevas secciones destacan especialmente el observatorio newsRARE, que aglutina una serie de
variables recogidas en otras fuentes. Por tanto, nuestro objetivo ha sido realizar un observatorio de observatorios
y concentrar en un par de paginas los indicadores mas relevantes para el seguimiento de las enfermedades raras
y la evolucién de los medicamentos huérfanos. La segunda seccién nueva, es el barometro newsRARE, en el que
se realiza una breve encuesta sobre el tema central de cada nimero a nuestro consejo editorial, a expertos en
enfermedades raras, a asociaciones de pacientes y a gestores sanitarios. De esta forma, podemos tomar el pulso
a la actualidady su influencia en la gestion y la atencién de los pacientes con enfermedades raras, pretendiendo
ser un referente de opinién cualificada sobre los aspectos clave que afectan a las enfermedades raras y a los
medicamentos huérfanos. La tercera seccién que merece unas lineas en esta nota editorial es la de humanizacién,
ya que creemos que ésta es esencial en la atencién sanitaria en general, pero es imprescindible en el caso de las
enfermedades raras. Por ello, en cada nimero de la revista vamos a dedicar un espacio especifico a iniciativas
que mejoren la humanizacion de la asistencia sanitaria a pacientes con enfermedades raras, ya que creemos que
debemos fomentar cualquier proyecto que suponga una atencién sanitaria mas humana y centrada en el paciente.

En esta linea, hemos dedicado un suplemento de la revista, otro de los elementos novedosos de esta etapa, al
manual de buenas practicas de humanizacién de la atencidon a pacientes con enfermedades raras de los servicios
de farmacia hospitalaria impulsado por el Dr Poveda. Junto a los suplementos, tendremos muy pronto los coloquios
newsRARE donde abordaremos diferentes temas relevantes en enfermedades raras o medicamentos huérfanos, de la
mano de miembros del consejo editorial de la revista y de diferentes expertos y gestores a nivel regional y nacional.
Por dltimo, nos gustaria destacar que, a partir de este afio, la revista acepta articulos originales, siendo la primera
revista en castellano focalizada exclusivamente en enfermedades raras y dénde los investigadores, académicos o
profesionales sanitarios pueden tener un cauce para publicar investigaciones originales en esté dmbito.

Para concluir, nos gustaria expresar nuestro agradecimiento a los miembros del consejo editorial de la revista, a todas
las personas e instituciones que han colaborado en la misma en algdn momento, a las asociaciones de pacientes
que encuentran en newsRARE un foro para expresar sus inquietudes y proyectos y a los patrocinadores de la revista,
ya que sin su apoyo no podria ser una realidad cada dia més sélida en el panorama de las publicaciones sanitarias.

Alvaro Hidalgo y José Luis Poveda
Editores newsRARE
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EL IMPACTO ECONOMICO DEL COVID-19 SOBRE EL SISTEMA SANITARIO ESPANOL
Y SU REPERCUSION EN LAS ENFERMEDADES RARAS

ALVARO HIDALGO

Presidente de la Fundacién Weber y Codirector del Grupo de Investigacién
en Economia de la Salud y Gestién Sanitaria de la UCLM

Quisiera empezar por hacer una reflexion importante como
economista, algo que siempre comentamos en nuestras
clases de economia y especialmente en las de economia
de la salud: mas no siempre es mejor. La segunda reflexién
es que la solucidn no es sélo més dinero: desde mi punto
de vista el como y el para quién es lo fundamental.

Veamos la primera reflexion. Los datos de mortalidad
ajustados por habitantes estdn mostrando, al menos
hasta ahora, que la incidencia del COVID-19 no esté
teniendo nada que ver con el nivel de recursos destina-
dos a sanidad. Asi, los paises que a 21 de julio, segin
el centro de datos de la Universidad Johns Hopkins,
experimentan tasas de mortalidad por millén de habi-
tantes superiores a 500 son: Bélgica con 858,4, Reino
Unido 682,8, Espafia 608,3; Italia 580,1 y Suecia 553,8
ademas de Andorra y San Marino. En cambio, Portugal,
Grecia o Corea del Sur registran tasas de 164,5; 18,2
y 5,7 respectivamente. Y otros paises centrales de la
Unién Europea se encuentran entre estos extremos tal
cdmo se muestra en la tabla siguiente:

TABLA 1: MORTALIDAD POR COVID-19 Y GASTO SANITARIO (% PIB 2019)

COVID-19 Gasto Sanitario (% PIB 2019)

Muertos/Millén Total Publicoy Privado o

de Habitantes obligatorio voluntario
Bélgica 858,4 10,33 7,98 2,35
Reino Unido 682,8 10,30 8,00 2,30
Espafia 608,3 8,86 6,24 2,62
Italia 580,1 8,81 6,54 2,27
Suecia 553,8 11,00 9,23 1,77
Francia 450,5 1,20 9,34 1,86
Portugal 164,5 9,10 6,05 3,05
Alemania 109,7 1,20 9,46 1,74
Grecia 18,2 7,85 4,73 312
Corea del Sur 57 8,10 4,84 3,26

Fuente: Elaboracién propia a partir del centro de datos de la
Universidad Johns Hopkins y OCDE

newsRARE

Si comparamos los datos de mortalidad con el Gasto
Sanitario en % del PIB, ya sea total, privado o publico
vemos que aparentemente no existe una correlacion
entre gasto sanitario y mortalidad ajustada por pobla-
cién con COVID-19. Al menos hasta el momento, ya
veremos cuando tengamos la foto al final de la crisis.
Tampoco parece determinante el mayor peso de lo
publico, ni el grado de centralizacion del sistema
sanitario. Por tanto, lo que parece evidente es que
el problema no esta en el cuénto, sino en el como, lo
que enlaza con la segunda reflexién. Es decir, como se
gasta y las decisiones que se toman y cémo se utiliza
la informacién y la tecnologia disponible. Ni siquiera
sirve utilizar los datos en gasto en prevencion y salud
publica, tal como muestra la Figura 1, en donde paises
con mayor gasto van a tener un comportamiento peor
que otros muchos con un esfuerzo menor.

Desde mi punto de vista, lo que queda claro es que
el 2,8% de gasto medio en prevencién sobre el total
de gasto sanitario se ha manifestado como claramente
insuficiente. En este sentido, creo que es fundamental
empezar a redisefar la reconstruccién de nuestro sis-
tema sanitario, ya que el foco sobre el COVID-19 esta
dejando de lado el resto de patologias y de necesida-
des asistenciales que se deberan retomar una vez se
superen los momentos mas algidos de la pandemia. Si
esto es cierto en términos generales, lo es mucho més
en el caso de los pacientes con enfermedades raras, tal
como queda patente en el barémetro newsRARE que
presentamos en este nimero.

Mi previsién es que el esfuerzo en término de gasto
debe ser alto, para poder superar la crisis sanitaria
que se va a producir una vez la pandemia pase.
Tendremos que hacer compatible la financiacién del
exceso de gasto realizado durante la pandemia, con
el esfuerzo adicional que tendremos que realizar
ineludiblemente para estar mejor preparados para la

VOL 5, NUM 1, JULIO 2020



- EDITORIAL

FIGURA 1. GASTO EN PREVENCION PER CAPITA Y COMO PORCENTAJE DEL GASTO SANITARIO TOTAL EN 2015
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Fuente: OCDE Health Statistics 2017

proxima y para poner al dia nuestro sistema sanitario.
Creo que se debe realizar una gestién que maximice
los recursos a nivel nacional y que puedan reasignar-
se de forma eficiente los recursos existentes. En este
sentido, creo que es esencial poner en el foco a las
enfermedades raras, ya que debido a sus caracte-
risticas (dificil diagndstico, baja prevalencia, cono-
cimiento escaso y disperso, alto coste y necesidad
de alta coordinacién) pueden pasar a un segundo
plano; hecho que tendria repercusiones muy graves
sobre los pacientes y sus familias. Del mismo modo,
todos los esfuerzos en investigacién destinados al
COVID-19 pueden hacer que la inversidon necesaria
para tratar las enfermedades raras se retrase consi-
derablemente.

Por otro lado, creo que es necesario una gestion muy
delicada de los recursos humanos, en la que se compa-
tibilice el reconocimiento social con el reconocimiento
profesional. Del mismo modo, pienso que es necesario
diferenciar los circuitos de los pacientes de COVID-19
del resto cuando la pandemia dé el suficiente respiro.
Igualmente, considero que se debe seguir potencian-
do la compra directa de material sanitario y establecer
nuevas formas de aprovisionamiento.

newsRARE

Creo que la principal ensefanza es la del valor de
la prevencién y la de la gestién de riesgos. En este
sentido, parece esencial dotar de forma adecuada
a los servicios de salud publica, disponer de planes
de contingencia y reservas estratégicas de material
sensible. En otras palabras, creo que es necesario un
incremento del presupuesto dedicado a sanidad y
especialmente a prevencién. Del mismo modo, creo
que hemos aprendido que la informacién debe cir-
cular de otra forma entre las diferentes comunidades
auténomas y que debemos de integrar de forma deci-
dida la digitalizacion, la telemedicina, el uso del big
data y las nuevas tecnologias para poder gestionar
de forma diferente la asistencia sanitaria. Creo que
otro elemento esencial es redisefiar la colaboracién
publico-privada, ya que ante un escenario como el
que estamos viviendo la respuesta ha de ser coordina-
da por todo el sistema sanitario. Otro aspecto esencial
es el de la humanizacién, en esta crisis se ha puesto de
manifiesto la necesidad de contar con una asistencia
sanitaria que integre la humanizaciéon como elemento
clave. Por Ultimo, deberiamos replantear el Ministerio
de Sanidad y dotarle de la estructura y de los profe-
sionales necesarios para poder liderar y coordinar este
tipo de situaciones.



Todos estos aspectos, puestos en valor durante la
pandemia, son igualmente necesarios en la gestién
y el abordaje de las enfermedades raras. El tema de
la humanizacién es clave en el caso de la atencion
sanitaria de las personas con enfermedades raras,
tal como bien sefiala Alexandra Ivanova en su arti-
culo de este numero y, como venimos poniendo de
manifiesto desde newsRARE, con iniciativas como
la divulgacién del manual de buenas préacticas de
humanizacion de la atencion de pacientes con enfer-
medades raras de los servicios de farmacia, impulsa-
do por el editor de newsRARE, José Luis Poveda. Del
mismo modo, la coordinacién entre centros hospita-
larios y entre niveles asistenciales es imprescindible
en el caso de las enfermedades raras. La digitaliza-
cién y la telemedicina son herramientas que deben
ponerse igualmente al servicio de los profesionales
del Sistema Nacional de Salud y que permitirédn una
adecuada gestion de las enfermedades raras y sus
pacientes, ya que en muchos casos los pacientes
provienen de comunidades auténomas distintas de
donde esté ubicado el centro de referencia donde
son atendidos.

Por Gltimo, quisiera reflexionar sobre el papel de los
costes indirectos. Para ello, haré un célculo aproxima-
do con la informacién disponible hoy en dia. Segun
las proyecciones promedio de los principales orga-
nismos econdmicos, la previsién de crecimiento del
PIB de Espafna para 2020 se situaba en +1,6% antes
de la pandemia®®*5, muy lejos de las ultimas proyec-
ciones (de junio/julio de 2020), del -11,6%%"7. En
términos absolutos, el impacto del COVID-19 sobre
el PIB espanol en 2020 se situaria en torno a 165 mil
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millones de euros, y podria oscilar entre 156 mily 179
mil millones de euros. En el acumulado 2020-2021, el
impacto podria oscilar entre 251 mil y 310 mil millones
de euros (promedio de 267.000 ME).

Si tenemos en cuenta que un informe del Imperial
College de Londres cifra que el confinamiento ha
supuesto que se evitaran 16.000 muertos en Espafia en
marzo, y asumiendo que esa cifra sea de 24.000 muer-
tes evitadas més en abril y mayo, sabiendo que la edad
media de los fallecidos es en torno a los 75 afios y que
la esperanza de vida ajustada por calidad en Espana
segun las estimaciones de Pérez et al (2016') es de
8,5 afios, el célculo es una ganancia de 340.000 Afos
de Vida Ajustados por Calidad. Si medimos el importe
de los costes indirectos Unicamente por el promedio
del impacto en la economia en 2021, 164.695 miles
de millones de euros, y dividimos por el aumento de
los afios de vida obtenidos gracias al confinamiento,
obtenemos que Unicamente en términos de costes
indirectos, sin contar el gasto sanitario, la ratio por
AVAC ascenderia a 484 millones de euros. Es evidente
que el Anélisis Coste Utilidad debe cuando menos
replantearse después de esta crisis los umbrales no
sirven cuando existen externalidades y lo relevante
siempre, aunque muchos paises, incluido Espana,
sigan sin tenerlo en cuenta, es la perspectiva social
que incluye costes y beneficios indirectos. Después
de la crisis tendremos que replantear muchas cosas
y entre ellas la evaluacién econdémica aplicada a la
sanidad. Esta reflexién es igualmente vélida para los
medicamentos huérfanos, donde deberiamos incluir la
perspectiva social y plantear alternativas a los umbra-
les coste utilidad.

TABLA 2. ESTIMACION DEL IMPACTO DEL COVID-19 SOBRE EL PIB DE ESPANA, 2020-2021

ESTIMACIONES PRE | ESTIMACIONES POST VARIACION ESTIMADA IMPACTO ACUMULADO
CoviD 19 ¢ e

Indicador / afio 2020 2021 2020 2021
Banco de Espaiia 1,7 1,6 -11,6 9]
FMI 1,6 1,6 -12,8 6,3
OCDE 1,6 1,6 -1, 75
Comisién Europea 1,6 1,5 -10,9 7]
Promedio 1,6 1,6 -1,6 7,5
Min 1,6 15 -10,9 6,3
Max 1,7 1,6 -12,8 9,1

2020 2021 2020 2021 2020-2021
-13,3 75 -165.629 -85.714 -251.343
-14,4 4,7 -179.328 -131.158 -310.486
12,7 59 -158.157 -95.369 -253.526
-12,5 5,6 -155.666 -95.864 -251.531
-13,2 59 -164.695 | -102.026 -266.721
-12,5 75 -155.666 -85.714 -251.343
-14,4 4,7 -179.328 -131.158 -310.486

Fuente: Elaboracién propia a partir de las estimaciones de Banco de Esparia (2019, 2020¢), FMI (2020°"), OCDE (20193, 2020°) y Comisién
Europea (2019, 2020°). PIB de 2019 (1.245.331ME€), datos ajustados por estacionalidad y calendario. PIB a precios de mercado y sus

componentes. Precios corrientes (INE)
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LAS ENFERMEDADES RARAS EN TIEMPOS DEL
COVID-19: IMPACTO Y PERSPECTIVAS DE FUTURO

FERNANDO ABDALLA, NEBOA ZOZAYA

Departamento de Economia de la Salud, Weber

La actual pandemia del COVID-19
tendréd un impacto sin precedentes
en la historia reciente sobre la eco-
nomia y la sociedad, haciendo que
tengamos que replantearnos nues-
tra forma de vivir, relacionarnos,
trabajar y articular nuestro sistema
sanitario.

Este articulo pretende repasar los
distintos ambitos en los que las
personas con enfermedades raras
(EERR) pueden verse afectadas por
esta crisis global, y reflexionar sobre
las medidas que podrian llevarse a
cabo para paliar la situacion en el
corto y medio plazo.

EL CONTEXTO DE LA PANDEMIA
La pandemia causada por el
COVID-19 es de una dimensidn sin
precedentes desde la Gripe Espa-
fiola de 1918, que causd més de 50
millones de defunciones en todo el
mundo, de las cuales més de 165.000
(la mayoria en el primer afio), se pro-
dujeron en Espana (Figura 1)".

En los seis primeros meses de 2020,
el coronavirus se ha extendido rapi-
damente por todo el mundo, conta-
bilizdndose a dia de hoy mas de 11
millones de casos y 520.000 muertes
en todo el mundo. En Esparia, se han
notificado méas de 297.000 contagios
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FIGURA 1. LAS GRANDES PANDEMIAS DE LA HISTORIA (MORTALIDAD EN ESPANA,
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Notas: La figura recoge el nimero de muertes en Espafia por cada enfermedad en el primer
afio del surgimiento del brote y, entre paréntesis, la tasa de mortalidad por cada 100.000
habitantes. Para el VIH se considera el afilo con mayor nimero de muertes observadas. No
figuran las tres pandemias mundiales que no han producido muertes en Espafia: SARS (2002);
Sindrome Respiratorio de Oriente Medio (2012); Enfermedad por el virus del Ebola (2014).

elaboracién propia a partir de Hays (2005)', Valenzuela (2016)*, INE (2019}, OMS
(2020)?, Mediavilla (2020)°, Cervera (2020)¢, Ordiz (2020)

y 28.000 muertes?, tantas como las
causadas anualmente por neumonia,
asma y enfermedades crénicas de las
vias respiratorias juntas®.

La virulencia, letalidad y propa-
gacion del virus ocasionaron una
réapida saturacion del sistema
sanitario en muchas regiones
y paises, obligando a imponer
medidas especiales destinadas a
la prevencion de la transmision, el
aseguramiento de infraestructuray
personal sanitario, la provisién de
servicios y la financiacion de ciertas
actividades®. Asimismo, muchos
paises, entre ellos Espana, decre-
taron la obligacién de aislamiento
social como forma de luchar contra
el virus. Se estima que, en ausencia
del decreto del estado de alarmay
del confinamiento total, el nimero
de casos confirmados en la Espa-
fia peninsular hubiera aumentado
de 126 a 617 mil casos a fecha
de 4 de abril de 2020. Con dicha
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medida, por tanto, se han evitado
alrededor de 491 mil infecciones
(casi un 80%)° y 450 mil muertes
(un 95%)71°. Igualmente, se estima
que medidas similares han evitado
un total de 2,6 millones de muer-
tes en otros 10 paises de Europa,

a fecha 4 de mayo (un 96%)'.
La presion asistencial en los hos-
pitales y en el sistema sanitario
se ha multiplicado, forzando una
reasignacion de recursos hacia el
tratamiento de pacientes infectados
por el coronavirus. Durante el pico
de la pandemia (mes de marzo), al
menos un 40% de todas las camas
UCI disponibles en Espafia estaban
ocupadas por personas contagiadas
por el COVID-19, y en las comunida-
des mas afectadas, esta proporcién
habia superado el 100%'", obligan-
do a incrementar la capacidad asis-
tencial con recursos adicionales.

Como consecuencia, los servicios
considerados no esenciales han
sido cancelados o reprogramados.
Por ejemplo, se han observado cai-
das de un 85% en los trasplantes
de érganos realizados, y de un 57%
en la actividad de angioplastias
(Figura 2)'213,

Algunos grupos de la poblacién
son especialmente vulnerables a
los cuadros clinicos causados por
este virus, como pueden ser las
personas mayores, las que pade-
cen patologias crénicas (diabetes,

FIGURA 2. EJEMPLOS DE EFECTOS DE LA PANDEMIA SOBRE EL SISTEMA SANITARIO
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FIGURA 2. EJEMPLOS DE EFECTOS DE LA PANDEMIA SOBRE EL SISTEMA SANITARIO
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enfermedades respiratorias y car-
diovasculares), los pacientes inmu-
nocomprometidos (SIDA, lupus,
esclerosis multiple) y las personas
con ciertos tipos de cancer.

De manera general, los pacientes
con enfermedades raras también
son considerados un grupo de
riesgo en lo que concierne el desa-
rrollo de sintomas severos causados
por la infeccién por coronavirus.
Dentro del colectivo de personas
con enfermedades raras, el mayor
riesgo de infeccion y de desarrollo
de consecuencias clinicas graves
se encuentra en aquellas con algun
tipo de enfermedad pulmonar y
errores innatos del metabolismo’.

UN IMPACTO ECONOMICO SIN
PRECEDENTES EN LA HISTORIA
RECIENTE

Nos encontramos ante un escenario
inédito, en el que la pandemia del
COVID-19 esta teniendo y tendra
un impacto econémico sin prece-
dentes en la historia reciente a nivel
nacional y mundial. Solo en el primer
trimestre del afno 2020, el PIB de la
economia espafola se redujo en
un 5,2%, y para todo el afio 2020 se
estima una reduccién de entre el 6%
y 14%". Por poner en contexto, en
los Ultimos cien afios, solo se produ-
jeron caidas mayores al 5% del PIB
nacional en los afios 1921 (-7,9%) y
1936 (-18,8%)'8, y |la caida acumulada
del PIB espafiol durante los 5 afios
de crisis econdmica (2008-2013) fue
del -8%. A nivel mundial, se espera
una caida de entre el 3% y 6% del
PIB', y algunos anélisis prevén que
hasta finales de 2022 no se recupe-
raran los niveles econémicos ante-
riores a la pandemia®.

Igualmente, variables intermedias,
como la demanda de electricidad,
el gasto familiar, el nimero de tran-
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sacciones con tarjeta de crédito o la
cotizacién del IBEX-35 han mostrado
sefales tempranas de la dimensién
del parén econdémico producido,
con reducciones de entre el 35% y
60% en las 6 semanas posteriores al
inicio del confinamiento (Figura 3)%".

El parén econémico ha tenido a su
vez un impacto sin parangdn a nivel
laboral. En Espafia, entre marzo y
mayo se produjeron casi 3,5 millo-
nes de expedientes de regulacion
temporal de empleo, y el paro
aumento en 615.000 personas, a los
que hay que sumar los 1,5 millones
de auténomos con una reduccién
muy sustancial de sus ingresos??.

Por su parte, el barémetro del Centro
de Investigaciones Socioldgicas de
abril de 2020 confirmaba la percep-
cion de la sociedad acerca de estos
prondsticos. Un 80% de las 3.000
personas encuestadas estaba de
acuerdo con que las consecuencias
econdmicas y laborales derivadas del
COVID-19 serédn muy graves, y casi
la totalidad se mostraba bastante o
muy preocupada con esta situacion®.

El impacto del coronavirus sobre el
sistema sanitario y social previsible-
mente aumentara la vulnerabilidad
de las personas con EERR, que
requieren cuidados especificos y a
medida®. A continuacion, detallamos
los principales &mbitos en los que
podrian verse afectadas las personas
que padecen este tipo de enferme-
dades poco frecuentes, y que abar-
can desde la atencién sociosanitaria
a los aspectos relacionados con la
vida laboral y cotidiana, asi como a
la investigacién en medicamentos
huérfanos (MMHH) (Figura 4).
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FIGURA 3. EJEMPLOS DEL IMPACTO DEL COVID-19 SOBRE LA ECONOMIA Y LA ACTIVIDAD
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El rdpido y sustancial incremento en
el nimero de pacientes que requie-
ren cuidados médicos relacionados
con el COVID-19 ha obligado al
sistema sanitario a centrarse en la
contencién y manejo de la pande-
mia, priorizando recursos humanos,
materiales e infraestructuras para su
uso, en detrimento de necesidades
sanitarias menos urgentes. Asi, la
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mayor parte de las visitas médicas,
hospitalizaciones y pruebas diag-
nodsticas programadas han sido
pospuestas o canceladas, al menos
a corto plazo. Evidentemente, la
atencién que requiriera el traslado
a otra region geogréfica se ha visto
particularmente afectada.

Las personas con enfermedades
raras también han sido testigo de
esta repentina dificultad de acceso
a los servicios sanitarios. Desde el
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FIGURA 4. 4COMO AFECTA EL COVID-19 A LAS PERSONAS CON ENFERMEDADES RARAS?
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la falta de conocimiento sobre la
enfermedad y a la ausencia de cri-
terios estandares?.

Otra de las &reas mas afectadas ha
sido el acceso al tratamiento, ya que
el foco en el COVID-19 ha generado
dificultades logisticas y de reorgani-
zacién de los recursos existentes?.
Mas de la mitad de los pacientes con
enfermedades raras a nivel europeo
ha experimentado problemas de
acceso a sus tratamientos médicos,
tales como infusiones, quimioterapia
o tratamientos hormonales, entre
otros?. Ademas, al menos un tercio
de los pacientes con enfermeda-
des raras ha recibido indicaciones
explicitas de no acudir a centros
sanitarios u hospitales en el caso
de agravamiento de los sintomas
asociados a su enfermedad, y més
de la mitad ha decidido no hacerlo
en aras de evitar el contagio por
COVID-19. Esto aumenta el riesgo
de automedicacién y abandono del
tratamiento habitual®.
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Por su parte, se estima que dos
tercios de los pacientes con
enfermedades raras han sufrido
interrupciones en sus tratamientos
psiquiatricos o psicoldgicos?, a lo
que se une el propio impacto psi-
colégico que supone de por si el
confinamiento.

Finalmente, debido a las carac-
teristicas especificas de diversas
enfermedades raras, el cuidado de
los pacientes que las padecen debe
ser realizado de manera holistica e

Un 70% de los
pacientes con EERR
en Europa ha sufrido

restricciones a consultas y
a su tratamiento habitual
por el COVID-19
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interdisciplinar, incluyendo la nece-
sidad de apoyo por parte de los
servicios sociales?. En Europa, casi
un 60% de los pacientes ha reporta-
do laimposibilidad de recibir trata-
miento domiciliario. Los centros de
rehabilitacion, fisioterapia, servicios
de relevo o guarderia se han visto
obligados a un cierre total o parcial,
situacion que afectd a aproximada-
mente 8 de cada 10 pacientes?.

Aspectos relacionados con la
investigacion en medicamentos
huérfanos

La situacién generada por el
coronavirus ha supuesto ademas
cambios importantes en el &mbito
de la investigacién, al desplazarse
rapidamente el foco hacia la bus-
queda de tratamientos efectivos
contra el virus, asi como una vacuna
que prevenga la enfermedad. Asi,
en pocos meses se han puesto en
marcha mas de 600 ensayos clinicos
para el desarrollo de tratamientos y
vacunas para el COVID-19%30, Esta
situacion puede generar la reasig-
nacién de personal investigador y
fondos dedicados a otras activida-
des, llegando a retrasar e incluso
paralizar ensayos ya en marcha.

En este sentido, la priorizacion de las
actividades de investigacién hacia
el COVID-19 puede afectar a las
enfermedades raras, ya que, hasta el
surgimiento del nuevo coronavirus,
estaban en fase de desarrollo mas
de 700 medicamentos huérfanos.
El 95% de las enfermedades raras
carece de tratamientos efectivos, y
aunque el nimero de nuevos farma-
cos introducidos en los Ultimos afios
haya aumentado significativamente,
sigue habiendo una gran necesidad
de desarrollo de nuevas terapias®.
Esté por ver si el impacto en [+D
se producira solo a corto plazo, o si
se verd afectada la investigacién a
medio y largo plazo.



FIGURA 5. IMPACTO DEL COVID-19 EN LAS PERSONAS CON ENFERMEDADES RARAS EN EURGPA
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Aspectos relacionados con la
vida laboral y cotidiana

Ademés de las dificultades de
acceso a los servicios sociosani-
tarios, asi como la repercusion en
las actividades de investigacion
y desarrollo, el COVID-19 esta
teniendo un impacto en el dia a dia
de las personas con enfermedades
raras. Este colectivo ya se enfrenta
con frecuencia a situaciones de
dificultad a la hora de equilibrar el
cuidado de su salud con las acti-
vidades relacionadas con su vida
cotidiana.
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En general, més del 70% de las
familias considera que los costes
relacionados con el manejo de la
enfermedad son muy elevados (en
general, suponen un 20% de los
presupuestos familiares), en una
situacion en la que un 65% de las
personas con EERR se encuentra en
situacion de desempleo, y un 70%
de sus cuidadores ha tenido que
adaptar sus circunstancias laborales
a las necesidades del paciente®.

Por su parte, un 80% de las perso-
nas con enfermedades raras perci-
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ben un deterioro en los aspectos
relacionados con su vida cotidiana
y, para mas de la mitad, la enfer-
medad rara aumenta el distancia-
miento de sus amigos y familia, y
genera tensiones entre miembros
de su entorno familiar®®. Todas estas
situaciones pueden verse agravadas
en el escenario de crisis econémica
generada por el COVID-19%.

MEDIDAS PARA PALIAR LA
SITUACION

En aras de hacer frente a la pan-
demiay a sus devastadores conse-
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cuencias, las distintas administra-
ciones han llevado a cabo medidas
de todo tipo, muchas de las cuales
redundaran también en las perso-
nas con enfermedades raras, si
bien hay otras posibles acciones
que también podria ser deseable
abordar. A continuacién, se hace
un repaso de algunas de ellas que
también seria deseable abordar.

Uno de los principales grupos de
medidas para paliar esta crisis, y
reconocido como fundamental en
las necesidades de las personas con
enfermedades raras, ha sido el de
incrementar la capacidad sociosa-
nitaria, con el objetivo de disminuir
las restricciones de acceso ocasio-
nadas por el COVID-19.

Uno de estos pilares esté relaciona-
do con la logistica e infraestructura
del sistema. A nivel general, se han
implementado medidas para incre-
mentar la capacidad sanitaria y garan-
tizar el suministro de medicamentos
y materiales sanitarios, tales como la
duplicacién del nimero de camas
UCl disponibles, la distribucion masi-
va de equipos de proteccion indivi-
dual (40 millones de mascarillas, mas
de 20 millones de guantes, y casi 2
millones de ventiladores mecénicos),
reducciones del IVA a 0% para la
compra de productos sanitarios por
parte de los hospitales y las ONG, la
reconversién de diversas industrias
para la produccion de materiales
sanitarios, la implementacion de
hospitales de campana, la centraliza-
cién y la monitorizacién diaria de la
necesidad de medicacién y la flexi-
bilizacion de procedimientos (a nivel
europeo y nacional), con el objetivo
de facilitar el transporte de productos
sanitarios®.
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Ademas, se han hecho grandes
esfuerzos para cubrir el aumento
exponencial de necesidad de recur-
sos humanos. En Espafia, se han
autorizado contrataciones de médi-
cos de distintas partes del mundo,
asi como la utilizaciéon de recursos
todavia no incorporados o que ya
se encontraban fuera del sistema.
Asimismo, se han realizado diversos
tipos de esfuerzos de reorganizacién
y redistribucién, como la transferen-
cia intra-comunitaria de profesiona-
les y el empleo de profesionales de
distintas especialidades en cuidados
intensivos o de urgencia®.

Todos estos esfuerzos son parte
del conjunto de recomendaciones
realizadas por EURORDIS para
paliar la situacion de las personas
con enfermedades raras, aunque
ademaés proponen otras medidas,
tales como el reconocimiento de
los cuidadores como expertos en
la enfermedad, permitiendo que
acompafen a los pacientes en la
UCI, el aseguramiento de servicios
esenciales a las necesidades de
estas personas (diagndstico, asis-
tencia social), asi como la poten-
ciacién del uso de la teleconsulta y
la atencién a domicilio.

En el ambito de la investigacién, los
esfuerzos se deben centrar en ase-
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gurar la continuidad de los ensayos,
especialmente en enfermedades
raras, donde el niUmero de pacien-
tes reclutados puede ser menor,
con una mayor dispersién geogra-
fica. Destacan las medidas excep-
cionales de flexibilizacién aplica-
das a los ensayos clinicos para
gestionar los problemas derivados
de la emergencia por COVID-19%.
Entre ellas, se encuentra la recon-
version de visitas presenciales de
pacientes participantes en visitas
telefénicas, cuando era posible.
Ademas, para garantizar la conti-
nuidad en el uso de medicacién, se
dispensaron mayores cantidades
de medicamentos por cada visita,
con la posibilidad de envio de far-
macos a domicilio, y el suministro
de terapias alternativas en caso de
interrupciones de los ensayos por
falta de medicamentos.

Asimismo, se flexibilizaron otros
aspectos, posibilitando la realiza-
cién de andlisis clinicos en laborato-
rios alternativos a los propuestos en
protocolo, permitiendo el traslado
de los pacientes entre diferentes
centros asignados, autorizando la
obtencion del consentimiento infor-
mado de manera no presencial, y
disminuyendo la necesidad de
ciertas aprobaciones en relacién a
cambios de protocolo.

Como hemos sefialado, el impacto
econdmico de esta crisis serad de
proporciones alarmantes, afec-
tando a las economias de todos
los paises, con un impacto directo
en las familias e individuos, sobre
todo los més vulnerables. Entre
las principales medidas para paliar
estos efectos destaca la creacién
de diversos fondos de financiacidn,
como el fondo europeo de recons-



Sin duda, de las crisis también se pueden aprender
lecciones positivas, a través del entendimiento de
los aciertos y de la identificacion de oportunidades
de mejora de cara al futuro. Entre los aspectos posi-
tivos revelados por esta crisis, y reconocidos por
los pacientes con enfermedades raras como funda-
mentales durante este periodo, destacan la labor de
los profesionales sanitarios, la disciplina y cohesion
social observada en las personas en todo el pais, el
gran apoyo del tejido asociativo y el mayor uso de
la tecnologia.

Los profesionales sanitarios han estado en la primera
linea, demostrando un espiritu altamente colabora-
tivo, altruista y versétil, con gran responsabilidad y
capacidad de trabajo colaborativo. Adicionalmente,
se ha de reconocer el gran esfuerzo de coordina-
cién exigido por la necesidad de implementaciéon de
medidas altamente complejas y costosas en un corto
espacio de tiempo, que han permitido contar con
una infraestructura mejorada. Una leccién que que-
daré en el sistema sanitario es la elaboracién répida
de protocolos y la agilizaciéon de procedimientos,
que permitirdn una mejor adaptacién a una posible
futura pandemia. A esto se suma la mayor concien-
ciacién ciudadana y politica hacia la salud, la sanidad
y la ciencia, lo que puede redundar indirectamente
en las personas con EERR.

Igualmente, la disciplina y cohesién social han sido
fundamentales para salvar miles de vidas, espe-
cialmente en los colectivos con mayor riesgo de
muerte en caso de infeccién por la enfermedad,
como son las personas con enfermedades raras’.
Las asociaciones de pacientes se han posicionado
histéricamente como referentes a la hora de prestar
servicios especializados a estas personas con EERR,
aportando informacién, orientacién y apoyo, entre
otros. Durante este periodo de crisis, el tejido aso-
ciativo ha sido fundamental para estos pacientes a
distintos niveles, con un apoyo online las 24 horas del

dia, la elaboracién de guias
y recomendaciones para

profesionales, pacientes
y cuidadores, la con- /‘\/

tribucién con datos |

-
A/

clinicos para el avance ([P
de investigaciones, la
realizacion de publica- O

ciones cientificas, la orga-

nizacién de seminarios @

online sobre enfermedades o \q

especificas, y el lanzamiento de N S

encuestas para identificar y divulgar

la experiencia vivida por los pacientes?®7-41,

Esta experiencia ha empoderado a muchas organi-
zaciones, y ha posibilitado el contacto con un mayor
numero de pacientes, lo que perdurara en el futuro.

Otra gran leccion de esta crisis es el mayor uso de
la tecnologia, tanto para el cuidado de su salud
como en el &mbito laboral y cotidiano, que perdu-
rard mas allad de la época de pandemia. Al igual que
para el conjunto de la poblacidn, la telemedicina, el
teletrabajo y la compra online han aumentado de
manera natural durante la pandemia, destacdndose
como un factor de creciente apoyo. Durante estos
meses, la mitad de los pacientes con EERR declara
haber recibido cuidados a través de teleconsultas
(un 20% por primera vez en su vida). Nueve de
cada 10 personas que hicieron uso de esta forma
alternativa de atencién reconocen que les ha ayu-
dado mucho durante este periodo de restricciones
sanitarias?.

Finalmente, en el ambito de la investigacion, el con-
finamiento ha obligado a modificar o flexibilizar la
recogida de informacién de algunos ensayos en mar-
cha, revelando la posibilidad de utilizar indicadores
reportados por los pacientes que pueden ser mas
adecuados para medir el impacto real del tratamien-
to en su calidad de vida relacionada con su salud.

truccion propuesto, dotado con
500.000 millones de euros en forma
de subvenciones no reembolsables
para la reactivacion de la economia

newsRARE

tras la crisis del coronavirus®, que
se une a los 540.000 millones de
euros en préstamos aprobado por
la UE, la flexibilizacién del marco de
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ayudas de estado y la liquidez apor-
tada por el Banco Central Europeo.
En Espafa, el impacto de las medi-
das para combatir el COVID-19 se
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FIGURA 6. MEDIDAS PARA PALIAR LA SITUACION DE LA CRISIS POR EL COVID-19 EN LAS

PERSONAS CON ENFERMEDADES RARAS

Impacto socioeconémico
Medidas de proteccion a los trabajadores

Flexibilidad en las condiciones laborales |
de las personas con EERR: teletrabajo,
jornada reducida

Compensacion econdmica para las —
familias y cuidadores P

pe_ o

4 Capacidad sociosanitaria

Incrementar el nimero de profesionales
sanitarios disponibles

Permitir que cuidadores acompafien
a los pacientes con EERR en las UCI
(reconocerlos como expertos en las
enfermedades)

Asegurar un servicio minimo de diagndés-
ticos y asistencia social
Promocionar el uso de teleconsultas y

terapias domiciliarias
A -—

Acceso a tratamientos / 1+D

Asegurar la produccion y distribuciéon de
medicamentos necesarios

N 4

Seguimiento de las guias EMA de
estudios clinicos durante la pandemia

Pt No utilizar la via de aprobacion rapida de S
MMHH para tratamientos del COVID -19

Fuente: EURORDIS (20207

cifra en 139.000 millones de euros,
teniendo en cuenta los gastos, las
medidas de liquidez y la minoracién
de ingresos.

Se han implementado diversas
medidas para reducir el impacto
sobre los ingresos y los empleos
de las familias, tales como la
creacion de los Expedientes de
Regulacion Temporal de Empleo,
el acceso a seguros de desempleo
para personas que no lo recibirian
en situaciones normales (como
los auténomos) o la renta minima
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vital®. Ademas, la posibilidad de
flexibilizacién de las jornadas de los
trabajadores y el fomento del tele-
trabajo favoreceran una amortigua-
cién del impacto econdmico de la
pandemia, al tiempo que reduciran
el ritmo de contagios.

La pandemia
causada por la
COVID-19 ha supuesto

un antes y un después que
previsiblemente tendra
consecuencias sin
precedentes
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PERSPECTIVAS DE FUTURO

La pandemia causada por el
COVID-19 ha supuesto un antes y
un después que previsiblemente
tendrd consecuencias sin prece-
dentes en la historia reciente en
términos no solo econémicos sino
también sanitarios, sociales, politi-
cos y culturales. Ni el COVID-19 se
erradicard en unos pocos meses ni
la actividad econdmica recupera-
ra su nivel habitual a corto plazo,
incluso aunque se apruebe una
vacuna en 2021. Muy probable-
mente, los cambios que ha forza-
do en la forma de relacionarnos,
trabajar, planificar recursos y com-
portarnos seran la nueva realidad,
y tendremos que adaptarnos o
reinventarnos para subsistir.

El colectivo de personas con enfer-
medades raras, especialmente
vulnerable y con mayor necesi-
dad de atencién sociosanitaria y
de investigacion, se ha visto més
afectado que la poblacién general
por la pandemia. La continuidad
del desarrollo de medicamentos
huérfanos es de extrema importan-
cia en la vida de estas personas,
asi como las medidas para reducir
el fuerte impacto socio-econémico
de esta crisis.

Las lecciones de esta crisis serviran
para que el sistema sanitario y la
poblacion estén mejor preparados
para afrontar situaciones similares
en el futuro. El esfuerzo de recons-
truccion debe ser alto, y enfocado
en el fortalecimiento de la preven-
cién, el uso decidido de las nuevas
tecnologias, un redisefio de los
sistemas de colaboracién publi-
co-privada y la humanizacién de la
atencién sanitaria®.
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BAROMETRO

LOS EFECTOS DEL COVID-19 EN LOS PACIENTES CON
ENFERMEDADES RARAS EN ESPANA

Consejo de redaccién de newsRARE

Este barémetro pretende recoger
la percepcién que tienen los dis-
tintos agentes del sistema sanitario
sobre el impacto de la pandemia
del COVID-19 en las personas con
enfermedades raras (EERR) en Espa-
fia, diferenciando el corto del largo
plazo. Con este objetivo, el consejo
de redaccién de newsRARE disefid
una encuesta electronica ad hoc. El
cuestionario fue enviado via email
a la base de datos de newsRARE el
pasado 20 de mayo, y estuvo dis-
ponible en-linea hasta el 1 de junio.

Se obtuvieron 52 respuestas, de
las cuales 17 (33%) provinieron de
profesionales relacionados con acti-
vidades de gestidn, administracion
y farmacia hospitalaria, 10 (19%) de
personal clinico y de enfermeria, 10
(19%) de miembros de la industrwia
farmacéutica, 5 (10%) de pacientes
0 sus representantes (asociaciones)
y las 10 restantes (19%) de otros
dmbitos.

Se analizaron las siguientes cinco
areas diferenciadas para el posible
impacto del COVID-19, solicitando
alos encuestados posibles medidas
para paliar la situacién.

1. Acceso a la atencidn sanitaria
Segun los encuestados, el acceso a
la atencién sanitaria ha sido el area

mas afectada por el COVID-19 en el
corto plazo. Para el 75%, el efecto

newsRARE

Otros
19%
Pacientes
0 asociaciones de
pacientes
10%
Industria farmaceutica 19%

del COVID-19 sobre sobre la aten-
cién programada de las personas
con EERR ha sido alto, seguido
del acceso a pruebas diagnésticas
(69%) (Figura 1). La proporcion para
la que el impacto ha sido alto sobre
la atencidon urgente o no programa-
da fue del 54% de los encuestados.

Las expectativas a largo plazo son
de una mejoria significativa en el
acceso a estos servicios. Un 64%
opina que la atencién sanitaria
apenas sufrird un impacto medio o
bajo tras la pandemia. Los servicios
programados seguiran siendo los
mas afectados (Figura 1).

Analizando los resultados por sub-
grupos de encuestados, los pacien-
tes son los que mayor impacto
achacan a la pandemia, mientras
que los gestores/farmacéuticos
hospitalarios se sitian en el extremo
contrario. Por su parte, los repre-
sentantes de la industria son los
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Profesionales de gestion,
administracion y farma-
cia hospitalaria

Personal clinico y de
enfermeria

que mas confian en que el impacto
del COVID-19 sobre el acceso a la
atencion sanitaria se vera reducido
en el largo plazo (Figura 2).

2. Acceso a la asistencia
socio-sanitaria

Segun el 62% de los encuestados,
el COVID-19 tuvo un impacto alto
sobre el acceso a corto plazo a la
asistencia socio-sanitaria de las
personas con EERR, que incluye,
entre otros, la atencién domiciliaria,
la asistencia a centros de dia o los
servicios de rehabilitacién. En el lar-
go plazo, esta proporcién se reduce
hasta el 41%.

3. Investigacién y desarrollo

Segun la opinién de los encues-
tados, el drea de |+D en EERR
también se habria visto fuerte-
mente afectada por el COVID-19
a corto plazo, con un impacto
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FIGURA 1. VALORACION DEL IMPACTO DEL COVID-19 SOBRE LOS PACIENTES CON ENFERMEDADES RARAS EN ESPANA A CORTO Y LARGO
PLAZO (N=52)

Impacto a corto plazo Impacto a largo plazo

Programada 45% 25%
Urgente 24%

Acceso a la
atencion

sanitaria . o
Pruebas diagndsticas 39%

Socio-sanitaria |Socio-sanitaria 41%

Investigacion | Proyectosen marcha 43%

y desarrollo Nuevos proyectos —

Medicamentos Precio y reembolso 55%

huérfanos

Farmacia hospitalaria 24% 27%

Informacién 24% 20%
Foco en
Humanizacion 24% 27%

el paciente
Asociaciones

mmm |mpacto alto (bastante/mucho)

mayor, tanto a corto como a largo
plazo, sobre la realizacién de nue-
vos proyectos de investigacién,
y menor en lo que concierne al
desarrollo de proyectos que ya se
encuentran en marcha. En el largo
plazo, el efecto de la pandemia se
amortiguaria, pero seguird sien-
do relevante para el 40% de los
encuestados (Figura 1).

Los pacientes son el colectivo que
mayor impacto prevén en [+D, y
con peores expectativas de futuro
(Figura 2). En cambio, los profesio-
nales de gestidn, administracién y
farmacia hospitalaria son los mas
optimistas en relacién al largo pla-
zo. Un 70% opina que el efecto de
la pandemia sobre esta area en el
futuro serd media o baja.

4. Acceso y financiacién de
medicamentos huérfanos

Un 65% de los encuestados opina
que el impacto del COVID-19 sobre
la operativa de procesos de obten-
cién de precio y reembolso de los
medicamentos huérfanos (MMHH)
ha sido sustancial en el corto plazo.
Para un 55%, este impacto seguira
siendo importante a largo plazo.
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31% 27%

= |mpacto medio (poco)

En cambio, el acceso de los pacien-
tes alos MMHH en las farmacias de
los hospitales se habria visto afec-
tado en menor medida: para un
40%, la pandemia no habria tenido
efecto (o ha sido muy bajo) en el
corto plazo, y lo tendrd aliin menos
en el futuro (Figura 1).

Por subgrupos de encuestados,
los profesionales de la industria
farmacéutica y los pacientes son
los colectivos que han mostrado
mayor preocupacion en cuanto al
impacto de la pandemia sobre los
procesos de financiacion y acceso
a MMHH, si bien su percepcién a
futuro mejora en mayor medida que

Impacto bajo (muy poco / nada)

la del resto de colectivos encuesta-
dos (Figura 2).

5. Foco en el paciente

Para los encuestados, esta es el area
menos afectada por el COVID-19
en comparacién con las demas. En
promedio, 2 de cada 3 personas
opina que el impacto en el foco en
el paciente ha sido medio o bajo
en el corto plazo, proporcién que
alcanza 3 de cada 4 personas cuan-
do se trata del largo plazo (Figura 1).
El aspecto que supone una mayor
preocupacién, especialmente entre
los representantes de los pacientes,
es el de la operativa de las asocia-

SMENSAJES CLAVE

El impacto del COVID-19 sobre las personas con EERR
sera mayor a corto que a largo plazo

El mayor impacto a corto plazo se produce sobre las visitas
médicas programadas y los nuevos proyectos de investigacion

Los ambitos menos afectados por el COVID-19 son el acceso a
farmacos en los hospitales y el acceso a informacion

A largo plazo, los mayores efectos del COVID-19 se produciran
sobre los nuevos proyectos de investigacion y los procesos de
precio y reembolso de medicamentos huérfanos
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FIGURA 2. VALORACION DEL IMPACTO DEL COVID-19 SOBRE LOS PACIENTES CON ENFERMEDADES RARAS EN ESPANA A CORTO Y LARGO
PLAZ0, POR SUBGRUPQS (RESULTADGS PROMEDIO)
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Largo plazo

gaf: gestion, administracién y farmacia
hospitalaria; ce: clinico y enfermeria;
if: industria farmacéutica; pac: pacientes

y asociaciones; ot: otros

Notas (Figura 1y Figura 2): Programada: Acceso de los pacientes con EERR a la atencién sanitaria programada. Urgente: Acceso de
los pacientes con EERR a la atencién sanitaria urgente o no programada. Pruebas diagnésticas: Acceso de los pacientes con EERR a
pruebas diagnédsticas. Sociosanitaria: Acceso de los pacientes con EERR a asistencia socio-sanitaria. Proyectos en marcha: Proyectos de
investigacién clinica en marcha. Nuevos proyectos: Impulso de nuevos proyectos de investigacién clinica. Precio y reembolso: Operativa de
los procesos de fijacion de precio, reembolso y acceso a medicamentos huérfanos. Farmacia hospitalaria: Acceso de los pacientes con EERR
a medicamentos en las farmacias de los hospitales. Informacién: Acceso de los pacientes con EERR a la informacién sobre la enfermedad y el
tratamiento. Humanizacién: Humanizacién de la atencién que reciben los pacientes con EERR. Asociaciones: Operativa de las asociaciones

de pacientes con EERR.

ciones de pacientes. Para un 40%, la
pandemia ha tenido un impacto alto
en este sentido, y para un 31% conti-
nuara siendo elevado en el futuro. Un
35% opina que la humanizacién de
la atencién recibida por los pacientes
se ha visto altamente afectada, mien-
tras que un 33% cree que tal efecto
se ha producido sobre el acceso a
informacién y tratamiento.

Medidas para paliar los impactos

Se han agrupado en seis las areas
que, segun los encuestados, requie-
ren medidas para paliar el impacto del
CQVID-19 en los pacientes con EERR
(Figura 3). Casi dos terceras partes de

newsRARE

las medidas propuestas estan relacio-
nadas con dos d&mbitos: 1) la mejora
del disefio y la coordinacién del sis-
tema sanitario (donde se propone,
por ejemplo, el impulso de la aten-
cién primaria o la reactivacién de las
actividades, con circuitos especificos
para personas con y sin COVID-19);
y 2) el aumento de la capacidad y
recursos asignados (por ejemplo,
potenciando las infraestructuras y los
recursos humanos, y flexibilizando las
condiciones laborales).

La preocupacién en relacion a la
financiacion y acceso a los MMHH,
asi como el desarrollo de nuevos
medicamentos se ha traducido en

dos éreas importantes de medidas
sugeridas por los profesionales y
pacientes que participaron en este
barémetro. Entre las medidas pro-
puestas, se incluyen el impulso a
la investigacion (también asociado
a un mayor presupuesto para esta
actividad), la facilitacién y acelera-
cién de las aprobaciones de medi-
camentos, asi como medidas rela-
cionadas con la regulacién de los
precios de los MMHH. Igualmente,
destacan medidas relacionadas con
el impulso de la telemedicina y la
telefarmacia, el refuerzo del apoyo
social y psicoldgico a pacientes y
sus familiares, o el impulso de la
comunicacion e informacion.
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FIGURA 3. MEDIDAS PROPUESTAS POR LOS ENCUESTADOS PARA PALIAR EL IMPACTO DEL COVID-19 SOBRE LAS PERSONAS
CON ENFERMEDADES RARAS POR AREAS

Disefio y coordinacién del sistema sanitario

® Gobernanza (centralizacién, coordinacion)
® Enfoque multidisciplinar/integral -

® |Impulso a la atencién primaria 46%

® Reactivacion de actividades, con foco en visitas programadas y pruebas diagnésticas

® Creacién de Centros de Referencia/Unidades clinicas especializadas

® |mplantacion de circuitos y procedimientos especificos, priorizando EERR

o

Capacidad y asignacién de recursos

® Capacidad (recursos humanos, infraestructura)

® Evitar asignacion de fondos destinados a EERR al tratamiento del COVID-19

® Creacién de presupuestos finalistas/solidarios
® Flexibilizacion de las condiciones laborales de los clinicos

o

<0

Nuevas tecnologias y asistencia socio-sanitaria > o
® Impulsar uso de la telemedicina N

® |ncrementar servicios de asistencia a domicilio (incluyendo entrega de farmacos)O

® Atencion social y psicolégica -
® Apoyo a los familiares

® Colaboracion publico-privada

Comunicacidn e informacién

® Estimacién del impacto del COVID-19 (econdmico, sanitario, social)

E ® Refuerzo de la visivilidad de las EERR

® Refuerzo de campanas informativas

o

Financiacién y acceso a medicamentos huérfanos
® Facilitar y acelerar la aprobacién de nuevas terapias

® Agilizar el proceso de fijacién de precios a los farmacos

® Garantizar suministro

Investigacién y desarrollo

® Mantener proyectos en marcha
® Impulsar nuevos proyectos
® Incremento de presupuestos para [+D
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LA RECOMENDACION
DE EURORDIS: COMO
PROTEGER A LOS
PACIENTES CON
ENFERMEDADES RARAS
DURANTE LA PANDEMIA
DE COVID-19
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El nuevo coronavirus esté afectando
a personas en todo el planeta, pero
hay comunidades que son especial-
mente vulnerables a esta situacion.
El virus es particularmente peligro-
so para las personas afectadas por
enfermedades cronicas, como pato-
logias respiratorias, enfermedades
cardiacas o diabetes, y también
puede serlo para pacientes inmuno-
deprimidos, ya sea porque padecen
patologias del sistema inmunitario
(SIDA, lupus, esclerosis multiple),
porque estan recibiendo un trata-
miento de quimioterapia o porque

estadn tomando/han tomado medi-
camentos inmunosupresores.

w

* o

Como norma general, los pacientes
con enfermedades raras también
deben considerarse poblacion de
riesgo, por lo que deben adoptar-
se precauciones adicionales hasta
que la pandemia global esté bajo
control. Esta fue la finalidad principal
de la carta abierta que EURORDIS
(Rare Diseases Europe) dirigié el 8
de abril de 2020 a las autoridades
politicas de los Estados Miembros,
exponiendo cémo el COVID-19
impacta la vida de las personas que
viven con una enfermedad rara en

ARTICULOS EN DETALLE

EURORDIS

RARE DISEASES EUROPE

siete &reas concretas y emitiendo, al
mismo tiempo, recomendaciones en
cada una de esas areas sobre lo que
podian hacer los responsables poli-
ticos para apoyar a los pacientes con
enfermedades raras en los dificiles
meses que se avecinaban.

RESUMEN

La Recomendacién de EURORDIS'
se centraba en siete areas muy pre-
cisas que sintetizamos aqui:

1. Acceso a la atencién médica

El aumento de pacientes que bus-
can atencién médica debido al
COVID-19 estaba desbordando la
capacidad de los sistemas de salud
en términos de recursos humanos,
equipos médicos y camas hospitala-
rias. Las personas que viven con una
enfermedad rara (ER) empezaban
a encontrar barreras para recibir
atencién médica hospitalaria, al
no existir protocolos establecidos
para su atencion. Las personas con
una ER no se consideran como
poblacién vulnerable objetivo de
las pruebas diagnésticas tipo PCR
y, en general, se excluia a los nifios,
ya que se consideraban poblacién
de bajo riesgo o asintomética, sin

i https://www.eurordis.org/covid19openletter
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tener en cuenta que el 70% de
las enfermedades genéticas raras
empiezan en la infancia. Durante
el confinamiento, los cuidadores
de pacientes con EERR més vulne-
rables a COVID-19 deberian poder
someterse a pruebas sistematicas,
moleculares y seroldgicas, asi como
recibir mascarillas y EPls cuando las
disponibilidades lo permitieran.

2. Deteccién y diagnéstico de
enfermedades raras

Las técnicas de deteccion, las ima-
genes médicas y las pruebas de
laboratorio, pueden servir para el
diagnostico de una ER. El no rea-
lizarlos podia ser perjudicial para
aquellos que aun no hubieran sido
diagnosticados o que estuvieran
afectados por una enfermedad
degenerativa, al correrse el riesgo
de una progresién de su enferme-
dad en ausencia de supervisién.

3. Atencién integral, incluidos
servicios sociales y apoyo
social

La atencidon holistica cubre un

espectro de 360° en las necesida-

des médicas, sociales y cotidianas
de las personas con una ER y sus
familias. Se recomendaba garanti-
zar un apoyo minimo y un servicio
de asistencia personal para las
poblaciones vulnerables y tomar
medidas para promover la priori-
zacién del EPIs para profesionales
que trabajan en servicios sociales.

Asegurar que la financiacién de los

servicios sociales en toda Europa

y de los centros de recursos para

ER estuviera garantizada y que las

autoridades nacionales y regionales

aprovechasen los recursos disponi-
bles en la Coronavirus Response

Investment Initiative Plus (CRI-

|+)i para financiar a proveedores

de asistencia social y apoyo para
personas con discapacidades, a
fin de garantizar la continuidad de
la atencidn y el apoyo durante el
periodo de pandemia.

4. Vida cotidiana y condiciones
laborales

Las personas que viven con una ER
son particularmente vulnerables
a las consecuencias econdémicas
negativas (despidos y reduc-
cion de ingresos) resultantes del
impacto de la crisis en el mercado
laboral. La precariedad ya es una
realidad en circunstancias norma-
les para el 73% de los encuestados
segln una encuesta de 20177, Se
recomendaba establecer medidas
para la proteccion de todos los
trabajadores, con especial priori-
dad para aquellos en situaciones
vulnerables, como las personas
que viven con una enfermedad
rara. Asegurar que las personas
que viven con una ER pudieran
trabajar desde casa vy, si esto no
era posible por la naturaleza de
su trabajo o por cualquier otro
motivo, garantizar sus ingresos
y garantizar una compensaciéon
financiera para las familias y cui-
dadores.

5. Uso seguro de medicamentos

Una serie de medicamentos que
tienen indicaciones para otras enfer-
medades (como el lupus y la artritis
reumatoide) se estédn probando
actualmente para verificar su eficacia
contra el COVID-19. Sin embargo,
esos medicamentos en combina-
cién con otros, o fuera de las indi-
caciones de la prescripcion pueden
poner en riesgo la vida del paciente.
Se recomendaba asegurar que las
autoridades sanitarias nacionales
supervisarian y aplicarian protocolos

correctos durante la pandemia para
garantizar la distribucién, entrega y
uso seguro de los medicamentos en
pacientes con ER.

6. Desarrollo y acceso a
medicamentos

La fabricacién y el acceso a los
medicamentos se ha visto afectada
durante la pandemia. Por un lado,
por la mayor demanda mundial
de todos los medicamentos utili-
zados para tratar el COVID-19 y,
por otro lado, hay una carrera para
desarrollar tratamientos nuevos
y para obtener una vacuna para
COVID-19. Se recomendaba esta-
blecer medidas para garantizar la
fabricacién y distribucién de medi-
camentos y evitar problemas de
suministro. Las autoridades debian
seguir las orientaciones de la Comi-
sién Europea para garantizar el flujo
continuo de bienes a través de la
UE vy utilizar medidas coordinadas
por la Agencia Europea de Medi-
camentos (EMA) para asegurar la
disponibilidad de medicamentos
durante la pandemia. Establecer un
mecanismo europeo para coordinar
el acceso y la distribucién equitati-
va entre los Estados miembros si el
suministro es limitado. Los Estados
miembros debian asegurar que
los criterios y condiciones del pro-
grama de Uso Compasivo fueran
comunes en los Estados Miembros
de la UE (por ejemplo, en el caso
del Remdesivir).

7. Investigacion sobre
enfermedades raras
La mayoria de las enfermedades
raras carecen de tratamientos efec-
tivos y existe la necesidad de con-
tinuar fomentando la investigacién
y lainnovacién. La pandemia repre-
senta una amenaza para la conti-

i https://ec.europa.eu/regional_policy/en/newsroom/news/2020/04/04-02-2020-coronavirus-response-investment-initiative-plus-new-
actions-to-mobilise-essential-investments-and-resources

i http://download2.eurordis.org.s3.amazonaws.com/rbv/PR_INNOVCare_Final.pdf
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nuacion de ensayos clinicos vitales
que se cancelan debido a que no se
puede garantizar la seguridad de los
pacientes. La crisis podia requerir el
uso de ensayos descentralizados o
hibridos utilizando herramientas o
aplicaciones digitales en el caso de
ensayos clinicos ya planificados o en
curso que requerian modificaciones
significativas de los protocolos del
ensayo. Se recomendaba garantizar
la difusion y el seguimiento de las
orientaciones de la EMA a los ges-
tores de los ensayos clinicos duran-
te la pandemia, especialmente en el
campo de las enfermedades raras.

Es obvio que una Recomendacion
de este tipo dirigida a los Gobier-
nos de 27 estados con sistemas de
salud muy diversos y con politicas
de contencién frente al COVID-19
muy heterogéneas tenia muchos
matices y formas de ser aplica-
da muy variables. Pese a eso, su
contenido y las areas identifica-
das tenian suficientes elementos
comunes como para permitir un
cierto anélisis a posteriori sobre su
aplicacion.

EURORDIS lanzé en paralelo a
la Recomendacién la encuesta
europea Rare Barometer Voices",
dentro de su programa habitual de
barémetros sobre la situacion de
los pacientes con EERR en Europa,
especificamente sobre el impacto
del COVID-19. La encuesta, reali-
zada en abril con unos 5.000 parti-
cipantes representando 993 enfer-
medades raras a escala europea,
permitié identificar rapidamente
los claroscuros de la situacién. De
acuerdo con los resultados de la
encuesta:

e En Europa, casi 6 de cada 10 no
tenian acceso a terapias médicas
en el hogar o en el hospital, como
infusiones, quimioterapia y nece-
sitaban tratamiento hormonal.

e Més de la mitad de los que
necesitaban cirugia o trasplante
vieron sus intervenciones cance-
ladas o pospuestas.

® Mas de 6 de cada 10 no tenian
acceso a pruebas de diagndstico
tales como anélisis de sangre o
cardiacos e imagenes médicas.

e Cerca de 7 de cada 10 vieron
cancelarse sus citas con los
médicos generalistas o espe-
cialistas que prestan atencién
a la enfermedad rara.

e Casi 6 de cada 10 vieron su
seguimiento de la psiquiatria
interrumpido.

e Casi 3 de cada 10 informaron
que el hospital o unidad que
prestaba atencién a su enferme-
dad rara estaba cerrado.

e Maés de uno en ese momento
declaraba que faltaba el mate-
rial necesario para la atencién
de la enfermedad rara porque
se utilizaba para los pacientes
afectados por COVID-19.

® Y por uUltimo, a mas de 3 de cada
10 se les dijo explicitamente que
no fueran al hospital si ellos o la
persona a la que cuidaban se
encontraban enfermos por otras
razones distintas al COVID-19.

En el caso espariol, FEDER (Fede-
racién Espafola de Enfermedades
Raras) desarrollé la Recomendacion
europea y analizé las areas funda-
mentales en las que se producian
situaciones de dificultad para los

pacientes con EERR. Las conclu-
siones para Espana’ no presentan
grandes diferencias con la situacién
en el resto de paises europeos.

e En Espafa, el 33% de las per-
sonas con enfermedades raras
han visto canceladas sus prue-
bas de diagndstico, el 32% el
acceso a tratamiento y un 31%
sus intervenciones quirdrgicas o
trasplantes.

e E[70% de las familias espariolas
han visto canceladas por com-
pleto sus terapias de rehabili-
tacion, siendo éste el principal
problema del colectivo.

e Con la desescalada, los centros
de servicios sociales retomaron su
actividad en las provincias en Fase
1, posibilitando la reactivacién de
servicios esenciales para las fami-
lias con enfermedades raras.

e Segun los datos del area de
inclusiéon de FEDER, el 40% de las
familias trasladaron dificultades
sobre la continuidad socioedu-
cativa durante el confinamiento.
A ello se unen retrasos y falta de
especializacién metodoldgica
en el desarrollo integral de estos
menores, ademas de la pérdida
de socializacién e interaccién
con otros menores, una circuns-
tancia que forma asimismo parte
de su terapia multidisciplinar.
Todo ello con la incertidumbre
de qué ocurrird ante la vuelta a
las aulas y las medidas que se
tomarén con los colectivos mas
vulnerables.

Desgraciadamente la invisibiliza-
cién mediatica y politica de los
pacientes con EERR en el contexto
europeo ha sido una consecuen-

iv https://download2.eurordis.org/documents/pdf/PressRelease_COVID19surveyresults.pdf

v https://enfermedades-raras.org/index.php/actualidad/13944-el-94-de-familias-con-er-en-espa%C3%B1a-han-visto-interrumpida-la-
atenci%C3%B3n-de-su-patolog%C3%ADa-con-motivo-de-la-pandemia
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cia inevitable de la ausencia de
una estrategia de salud a escala
europea capaz de afrontar retos
comunes, como la respuesta coor-
dinada a una pandemia con todo
lo que ello comporta para grupos
vulnerables, sean las EERR u otras
enfermedades cronicas fuertemen-
te impactadas por el COVID-19
(cancer, diabetes, cardiovasculares,
neuroldgicas, etc.).

La historia de la politica de salud
en las instituciones europeas es un
ejemplo de como la construccién
europea avanza a base de crisis.
Una politica de salud comdn no
existié en la UE hasta el afio 1996
cuando el Tratado de Maastricht
menciond, por primera vez, la
salud de los europeos como un
objetivo a compartir. Todo ello
como resultado de la crisis Ila-
mada de 'las vacas locas’ que se
produjo ese afio. A posteriori las
reformas de los Tratados europeos
nunca abordaron ir més alla de los
limites del articulo 168 del mismo
en que se fija que la salud es una

competencia nacional y que la UE
solamente actla cuando asi lo
deciden los Estados Miembros. Era
pues légico que una UE con muy
limitadas competencias en la mate-
ria no haya podido jugar ningun
papel motor ni en la proteccidn
frente a la pandemia ni en atender
las necesidades especificas de
grupos vulnerables como las EERR.

Una vez mas, una crisis introduce
cambios fundamentales en la poli-
tica de la UE y asi el muy limitado
Programa Europeo de Salud Publi-
ca que, en diversos formatos, existe
desde 2003 con un presupuesto de
entre 300 y 400 millones de euros
se convierte en el Marco Financiero
Plurianual 2021-2027, actualmente
en discusién, en un nuevo pro-
grama de salud EU4HEALTH" con
una dotacién propuesta de 9.400
millones de euros y un conjunto
de ambiciosos objetivos que, sin
desbordar los limites del articulo
168, permitirian hacer muchas
de las cosas que no han podido
hacerse ahora. Por ejemplo: ase-

gurar la disponibilidad de medi-
camentos, dispositivos médicos y
otros productos relevantes para la
crisis; combatir las desigualdades
en el estado de salud entre grupos
de poblacidn, paises y regiones;
garantizar el acceso a atencion de
salud asequible, preventiva y cura-
tiva de buena calidad; disminuir la
carga para los sistemas sanitarios
de enfermedades no transmisibles,
en particular céncer, salud mental,
enfermedades raras y riesgos de
determinantes de salud; fortalecer
los sistemas de salud y la fuerza
laboral de atencién médica, inclu-
so mediante la inversion en salud
publica, por ejemplo, a través de
programas de promocién de la
salud y prevencién de enferme-
dades y mejorando el acceso a la
atencion médica.

La UE es asi. A golpe de crisis cons-
truye su futuro. Parece que en este
caso serd para bien en lo que se
refiere a los pacientes con enfer-
medades raras.

vi https://elglobal.es/politica/la-ce-propone-un-nuevo-programa-de-salud-independiente-dotado-con-9-400-millones-de-euros/
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THE SARS, MERS AND
NOVEL CORONAVIRUS
(COVID-19) EPIDEMICS,
THE NEWEST AND BIG-
GEST GLOBAL HEALTH
THREATS: WHAT LESSONS
HAVE WE LEARNED?

Noah C Peeri et al. International Journal of
Epidemiology, 2020, 1-10.

JUABNE.
DEL LLANO SENARIS

Presidente de la Asociacién
Espariola de Evaluacién de
Tecnologias Sanitarias
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RESUMEN

Estamos ante un articulo coral de
opinién que identifica planes de
mejora para la preparacién de futu-
ras pandemias a partir de las lec-
ciones aprendidas en el manejo de
la familia de beta coronavirus que
nos han asolado los Gltimos afios.
Lo hacen a través de una revision
de la Web del CDC y de PubMed.
Valoran la inadecuada valoracion
del riesgo ante la urgencia de las
situaciones vividas, concluyendo
que, desafortunadamente, en esta
ultima (COVID-19), no habiamos
aprendido gran cosa de las dos
anteriores.

COMENTARIO

El articulo es descriptivo, se lee
como un relato, razén por la que
se ha ubicado en la seccidén de
opinion.

La OMS no recibié una puesta el
dia del gobierno chino sobre la
COVID-19 hasta finales de marzo,
cuando ya habia 792 casos y 31
muertes reportadas. Este hecho,
sin duda, ha contribuido a una
extension global del virus mucho
mas rapida. El foco de transmisién
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de huésped a humano se sefiala en
los mercados abiertos de Wuhan. El
objetivo de los autores del articulo
era revisar a los tres coronavirus mas
letales e identificar areas de mejora
en la preparacién de futuros planes
de contingencia. También identi-
ficar factores de riesgo y acciones
para aminorar la diseminacion. YV,
todo ello, a partir de la informacion
revisada de los primeros brotes de
coronavirus: SARS y MERS, y tam-
bién de los tardios informes de la
COVID-19 en Wuhan. Lo cubren
razonablemente.

Ademés del CDC y PubMed sefia-
lan que para ;la revisidn sistema-
tica? (no se enuncian ni headings
ni subheadings, ni estrategia de
bldsqueda alguna...), han visitado la
pagina Web de la Universidad John
Hopkins y los datos compilados de
la OMS para SARS y MERS.

Con respecto a la COVID-19, algu-
nos de los que la vivimos en primera
persona sabemos que el diagndsti-
co inicial se hacia valorando carac-
teristicas clinicas, muchas de ellas
tipicas de una neumonia. Segura-
mente hubo casos ya en diciembre
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de 2019 confundidos con la gripe.
Después, una vez conocida la
estructura del virus, llegé la RT-PCR
para diagnéstico. Desafortunada-
mente, ningdn farmaco antiviral
ha mostrado efectividad probada
para hacer frente a la enfermedad.
La evoluciéon fue severa en casi 1
de cada 4 enfermos, y sélo los cor-
ticoides redujeron la inflamacion
pulmonar debido a los altos niveles
de citoquinas causadas por el virus.
La definicién de caso la hace por
primera vez la OMS el 2 de febrero
del 2020. La mayor diferencia clinica
entre COVID-19 y sus predecesores
de la familia de los beta-coronavirus
es que, raramente, hay goteo nasal
y sintomas gastrointestinales.

Todavia hay un limitado conoci-
miento acerca de la transmisién
de la COVID-19. Nos falta conoci-
miento de la historia natural de la
enfermedad, si bien los avances en
el mismo han sido espectaculares
gracias a una cooperacién cientifica
global nunca vivida. Se ha confirma-
do la via humano-humano, a través
de las gotitas respiratorias por tos
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y estornudo. Los mercados al aire
libre (pangolines y civetas como
reservorio) se han sefialado como
foco de los casos primarios, pero
también hay casos sin contacto
directo con ellos. Los casos secun-
darios han ocurrido en hospitales y
residencias, a través de los propios
sanitarios que han estado en contac-
to con pacientes con la COVID-19,
que a veces eran asintomaticos (lo
que junto a la alta contagiosidad del
virus, ha hecho muy dificil contener
su rédpida extensién). En Espanfa
podemos afirmar que hemos tenido
sobre todo una epidemia nosoco-
mial mas que comunitaria.

El MERS también se transmite de
persona a persona, sobre todo, en
la fase sintoméatica de la enferme-
dad, también por via respiratoria, y
a través de personas que han esta-
do en contacto con dromedarios
(reservorio). En el SARS la transmi-
sidn es similar a los dos anteriores,
pero también fomites y via fecal
junto al manipulado de animales.
La transmisién de la COVID-19 ha
sido mas rapida que la de SARS y a
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su vez, mucho més que la de MERS,
que tuvo una Case Fatality Ratio
mas alta (35%), frente a un 9% para
MERS, y un 2% para la COVID-19.
Més varones, de edades avanzadas,
y con comorbilidades, es el perfil
més prevalente de la COVID-19.
También del MERS y del SARS.

Los tres beta-coronavirus son zoo-
nosis. El deterioro global del medio
ambiente nos ha llevado a la ruptura
de ecosistemas que nos protegian
de la transmisién animal humano,
asi el contacto directo en estas tres
epidemias tuvo su origen en anima-
les. MERS, dromedarios/camellos.
SARS, murciélagos. COVID-19, pan-
golines, civetas, serpientes y otros
animales vendidos en los mercados
abiertos de Huanan.

En la COVID-19, tenemos que des-
tacar como apuntan los autores, que
su rapida transmisién fue debida a
la limitada y débil coordinacién
entre paises y dentro de los propios
paises y sectores, a la falta de sumi-
nistros de proteccién (mascarillas,
guantes, EPIs,...), y de test diagnéds-
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ticos. Empeorado porque los asinto-
maticos contagiaban. Todo ello nos
ha llevado a que se tomaran medi-
das drésticas en muchos paises para
evitar la saturacion de los sistemas
sanitarios, como el confinamiento
obligatorio.

El SARS también se extendié glo-
balmente pero por la temprana
intervencién se quedd en paises
del sudeste asiatico. El MERS no
se extendié globalmente, en parte
por el bajo riesgo de la transmisién
humano humano quedando circuns-
crito a paises arabes de medioeste.
Para ninguna de las tres enfermeda-
des ha habido vacuna o tratamiento
especifico recomendado.

En el caso de la COVID-19, Hubei
es un hub en el centro de China,
regién sobrepoblada, con mala
infraestructura sanitaria, que uni-
do a la falta de transparencia del
gobierno llevd a una notificacién
de alerta tardia que hizo que miles
y miles de personas contagiadas
viajaran para el Ao Nuevo dentro
de China, y hacia otros paises, y de
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otros paises hacia China. La curva
de extension del virus se dispard a
una gran velocidad.

Apuntan que algo aprendieron
los pafses mas afectados por las
epidemias anteriores, que estaban
més preparados, y contaban con sis-
temas de vigilancia epidemiolégica
fuertes.

En sintesis, la valoracion inadecuada
del riesgo por parte del gobierno
chino obstaculizd los esfuerzos de
contener el virus que hubiera sido
mas facil en estadios tempranos.

Podemos sacar algunas lecciones
aprendidas: higiene de manos, ais-
lamiento de individuos sospecho-
sos, y prevenir el contacto directo
con reservorios. La COVID-19, y el
virus que la ocasiona, siguen sien-
do un paradigma en cuanto a su
comportamiento. Sigue habiendo
muchas sombras e incertidumbres
por resolver. Preocupa, mucho, el
dafio global ya causado en térmi-
nos de vidas perdidas, secuelas, y
destruccion social y econdmica.
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La COVID-19 ya ha provocado mas
casos y mas muertes que el SARS.
El cierre efectivo de los mercados
de animales vivos en China, ya pro-
metido tras el SARS, hubiera dismi-
nuido la probabilidad de este brote
zoondtico. La transmision huma-
no-humano ha sido confirmada, y
las medidas tomadas para mitigar
la extensién llegaron tarde.

En nuestro pais si hubiéramos mira-
do a la izquierda (Portugal) y a la
derecha (Italia) con mas interés se
podia, seguramente, haber actua-
do con mayor diligencia, se podia
haber hecho acopio de suministros
antes, centralizadamente, y por
expertos en compras sobre el terre-
no. La comunicacién y la coordina-
cién, entre administraciones, han
sido manifiestamente mejorables; el
comportamiento de los profesiona-
les y de las organizaciones socio-sa-
nitarias en primera linea de fuego,
ejemplar. Nos queda comportarnos
durante la nueva normalidad, como
ciudadanos, tan responsablemente
como lo hemos hecho durante el
confinamiento. Veremos.
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EL EXPERTO OPINA

ENTREVISTA

INVESTIGAGION EN TIEMPOS DEL
GOVID-19

DR CRISTOBAL 1. ¢Cémo ha vivido la pandemia el ISCIII? ; Ha habido algtn
’ momento critico?
BELDA INIESTA CB: EI ISCIII es responsable de recoger las alertas epidemioldgicas

enviadas por las Comunidades Auténomas y transferirlas al Ministerio
de Sanidad. Uno de nuestros centros, el Centro Nacional de Microbio-
logia, realiza los diagndsticos, mientras que el Fondo de Investigaciones
Sanitarias, la estructura que dirijo dentro del ISCIII, financia la ciencia.
Por tanto, hemos vivido la pandemia como infraestructuras del Estado
encargadas del recuento de casos, de diagndsticos, y de la financiacion
de la ciencia que tiene que dar respuesta a las preguntas generadas
durante la epidemia. Todos los dias en los que ha habido fallecidos
han sido criticos, porque los fallecimientos diarios eran consecuencia
de personas diagnosticadas, en buena medida por nosotros, hacia
semanas. Por lo tanto, no ha habido un dia mas dificil que otro, han
sido todos muy duros.

Subdirector de Evaluacién y
Fomento de la Investigacién del
Instituto de Salud Carlos Il (ISCIII)

2. ;Ha afectado la pandemia a la investigacidn clinica?
CB: El confinamiento no distinguid a los cientificos que se dedicaban
a investigar en enfermedades raras de los que investigaban en cancer
o enfermedades reumatoldgicas. En las semanas en que se produjo el
cierre completo de pais, el objetivo prioritario era salvar vidas, y tan
importante era la vida de los pacientes que tenian mayor vulnerabilidad,
como la de los cientificos y la de todas aquellas personas que en aque-
llas semanas tenian que permanecer en casa. Como consecuencia, las
investigaciones se retrasaron. Pero la financiacion se mantuvo siempre,
y tras esas semanas de paréntesis en que hubo que pararlo todo, la
investigacién ha continuado con la misma financiacién.

3. ¢Nos puede comentar algo sobre esto?
CB: En pocos meses se han puesto en marcha cientos de ensayos
relacionados con el COVID-19. El 19 de marzo publicamos la con-
vocatoria para financiar proyectos que ayudaran en la lucha contra
el COVID-19. Fue una accién muy urgente, de 24 millones de euros,
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bajo un modelo de subvencién directa que hasta
ahora no se habfa utilizado con mucha frecuen-
cia. El Comité Cientifico del ISCIII, que me tocé
presidir, se encontré con mas de 1.600 proyectos.
Elegir en esa segunda quincena del mes de marzo
qué proyecto financiar y qué proyecto no, fue un
ejercicio muy complicado. Fuimos eligiendo poco
a poco, primero ensayos clinicos, porque habia que
ordenar los distintos tratamientos que se estaban
utilizando, y después test diagndsticos, porque
teniamos que ser capaces de diagnosticar a los
pacientes en menos de 15 minutos para que no
se acumulasen en las puertas de urgencias donde
estaban en contacto unos con otros durante horas.

¢ Cree que los avances en I+D+i beneficiaran a
los pacientes con enfermedades raras (EERR)?
CB: El COVID-19 nos ha dado un empujén para
invertir en infraestructuras para mejorar nuestra
capacidad diagndstica de alto rendimiento sobre
enfermedades que no comprendiamos. Por ejem-
plo, el despliegue en medicina de precisién que
hemos tenido que poner en marcha de forma muy
acelerada, seguramente tendrad consecuencias
inesperadamente favorables para los pacientes con
EERR. También el uso de la telemedicina va a faci-
litar la vida de los pacientes. Aunque la tecnologia
ya estaba desarrollada, todavia estaba pendiente
de desplegar. Estos avances van a facilitar significa-
tivamente la comunicacién entre los profesionales
y los pacientes.

¢ Coémo valora la innovacién organizativa
durante la pandemia?

CB: Las innovaciones organizativas en los hospitales
y la coordinacién con la atencién primaria se pusie-
ron en marcha antes de que nosotros ofreciéramos
financiacién. Esto nos obliga a reflexionar acerca de
si necesitamos financiacion para generar innovacion

organizativa, o lo que necesitamos realmente es
voluntad, y la voluntad probablemente no necesite
financiacién de ningun tipo, sino un estimulo. Es
una pena que el estimulo haya sido de este tipo.
El sistema sanitario ha sufrido muchisimo. Si esto
volviese a suceder, creo que es obligacién de todos
tener una estructura organizativa que permita dar
una respuesta de forma inmediata a las necesidades
de los pacientes. Aunque puedan surgir resistencias,
estas innovaciones organizativas han llegado, sin
ningun tipo de duda, para quedarse.

6. ; Como podemos aprovechar esta crisis para
mejorar el sistema sanitario?

CB: Una lecciéon aprendida es que la relacidn entre
el sistema sanitario publico y el sector sanitario
privado, que atiende a més de 11 millones de ciu-
dadanos, tiene que cambiar. Frente al COVID-19
hemos estado juntos, y eso nos ha permitido salir
adelante en ciudades como Madrid y Barcelona.
De otra manera también se habria salido, pero con
un sufrimiento muy superior. Tenemos que trabajar
juntos, sector sanitario publico y privado, y eso nos
obliga a cambiar el modelo de relacién que tene-
mos. Ensegundo lugar, a pesar de tener un sistema
sanitario maravilloso, porque es universal y gratuito,
no hemos tenido capacidad industrial para proveer
a nuestros hospitales. Si esto se vuelve a repetir,
tendremos que tenerla. Por Gltimo, es mandatorio
conectar los sistemas, de tal manera que nos per-
mita saber qué estd ocurriendo en las urgencias,
en las camas de hospitalizacién, y en las UVIs de
toda Espafia, de forma simultaneay en tiempo real,
y generar modelos que nos avisen si sucede algo
fuera de lo normal, para evitar enfrentarlo con un
mes de retraso. Esas son las tres grandes leccio-
nes para poder avanzar a lo largo de los proximos
meses. Para octubre tenemos que estar preparados,
por si ocurre de nuevo.
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ENTREVISTA

L EUCEMIA MIELOIDE AGUDA EN TIEMPOS
DEL COVID-19

DR JURDI 1. ¢Cémo se ha vivido en el Hospital Clinic la pandemia del COVID-19?
JE: Ha sido algo Unico que no hemos vivido anteriormente y que ha
ESTEVE REYNER exigido un esfuerzo de adaptacién enorme, de cambios diarios de
estrategias para intentar adaptarnos a la situacién. Eso, junto con
la incertidumbre del futuro, es lo que define mejor cémo vivimos la
pandemia. Hemos tenido momentos criticos en los que, dia a dia,
aumentaba el nimero de ingresos y el nimero de pacientes que
necesitaba unidades de cuidados intensivos, y velamos que nuestra
capacidad no daba abasto. Recuerdo un fin de semana que hicimos
una reunién de Gabinete de Crisis, en la que veiamos que con esa
curva de crecimiento no ibamos a poder atender todos los casos. Por
suerte, en ese momento se estabilizé un poco la situacién por el efec-
to del confinamiento. Ha sido casi un colapso pero, afortunadamente,
la capacidad de adaptacién del hospital a las necesidades permitid
atender esa gran demanda de atencion.

Servicio de Hematologia, Instituto
Clinic de Enfermedades Hemato-
légicas y Oncoldgicas, Hospital
Clinic de Barcelona

2. ;Existe mayor riesgo de infeccion para un paciente con Leucemia
Mieloide Aguda (LMA)?
JE: Los riesgos de infeccién por COVID-19 en los pacientes con LMA
son seguramente algo mayores que en poblacién normal, aunque no es
una pregunta facil de contestar si queremos ser estrictamente rigurosos.
Necesitaremos un poco més de tiempo de anélisis. Lo que es seguro es
que pacientes con LMA en tratamiento quimioterapico, con defensas
bajas, sometidos a un trasplante alogénico, que adquieran una infec-
cién por COVID-19, son obviamente pacientes de mayor riesgo.

3. ;Qué medidas han tenido que implementar en su hospital para
paliar los efectos de la pandemia sobre estos pacientes?
JE: Aunque en un momento dado practicamente el 80% del hospital
estaba dedicado a enfermos por COVID-19, nosotros mantuvimos
nuestra sala de hospitalizacién para tratamientos intensivos, que
incluia a los pacientes con LMA. Eso quiere decir que todo paciente
con LMA de nuevo diagndstico que necesitaba atencién urgente la
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tuvo. No obstante, durante las semanas mas criti-
cas, se pospusieron los tratamientos que se podian
aplazar, como el de los enfermos que ya estaban en
respuesta tras un trasplante, o el de los pacientes
en tratamiento de mantenimiento. Esto se hizo
tanto para evitar el riesgo a que enfrentaban estos
pacientes de enfermar por frecuentar el hospital,
como para enfriar, en la medida de lo posible, la
demanda de recursos médicos. Pero nunca llega-
mos a tener una parada total de los tratamientos
que eran urgentes.

¢ Cual ha sido el impacto en los trasplantes
durante la pandemia?

JE: En el pico de la epidemia llegamos a detener
todos los procedimientos de trasplante. En general
se tiene cierto margen para ello, ademas de que la
logistica de los trasplantes es especialmente com-
pleja: no solamente depende del receptor, sino de
un donante no relacionado que puede o no estar en
Espafia, cuyas células tienen que venir al centro. Por
lo tanto, en los momentos criticos de la pandemia el
trasplante era practicamente imposible. De hecho,
exigiamos que el producto estuviera en nuestro cen-
tro antes de embarcarnos en el trasplante, porque
habia riesgo de que hubiera dificultad en el trans-
porte. En cuanto pudimos relajar un poco las restric-
ciones intentamos retomar los trasplantes porque
s6lo se pueden retrasar hasta cierto punto. Ademas,
no queriamos tener un colapso a posteriori, es decir,
una especie de rebrote que impidiera o dificultara
que los pacientes recibieran el tratamiento en su
debido momento.

5.

¢Y el impacto en el diagnéstico?

JE: El diagndstico de una LMA se ha retrasado en
algun caso, pero no en nuestro centro, porque man-
tuvimos las estructuras de diagndstico bésico y no
dejamos de hacer ningin procedimiento diagnéds-
tico. Pero, debido a la situacién del entorno, hemos
tenido un par de casos de pacientes que han llega-
do a nuestro centro en una situacién extrema, con
una cifra de leucocitos extremadamente elevada,
con hemorragia cerebral y un cuadro de leucostasis,
que es irreversible. En esos dias lei un articulo con el
titulo “El peaje no explicado”, sobre el impacto del
COVID-19 sobre otras enfermedades que necesitan
atencion urgente. Eso lo hemos vivido en LMA y
sabemos que ha ocurrido en otras enfermedades.

¢Cree que la pandemia ha afectado a los
ensayos clinicos en pacientes con LMA?

JE: Los ensayos clinicos en pacientes con LMA son
esenciales, sobre todo si estdn en fases iniciales,
pero hay que tener en cuenta que el espdnsor (la
compafia farmacéutica) necesita contar con recur-
sos minimos para poder enviar el material necesario
y realizar las labores esenciales de monitorizacion.
Los monitores de los ensayos clinicos no podian
acudir al centro, por lo que muchos ensayos, en
especial aquellos mas delicados que se encontra-
ban en Fase |, se han visto interrumpidos. Ahora los
estamos reabriendo. Eso légicamente ha cerrado
un poco el abanico de posibilidades para aquellos
enfermos que no han respondido a los tratamientos
convencionales y que se pueden beneficiar de un
tratamiento experimental.
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7. ¢;Qué medidas de organizacion se han llevado a

cabo durante la pandemia?

JE: La flexibilidad ha sido una necesidad imperiosa.
Tuvimos que replantearnos algunas rutinas y adaptar-
nos a las nuevas necesidades. Eso siempre es bueno,
sobre todo para quienes tenemos cierta responsabi-
lidad de gestidn. A nivel de disposiciéon del personal,
es realmente agradable ver como la gente se ofrece a
todo, a hacer tareas a las que no estan acostumbrados,
y si tienen que reconvertirse a médicos que atienden
a una enfermedad infecciosa como COVID-19 lo han
hecho, y eso se agradece enormemente.

A nivel de medidas organizativas ha habido cosas
esenciales. Por ejemplo, las reuniones en su mayoria
han dejado de ser presenciales. La actividad médica
requiere sesiones clinicas practicamente diarias en
las que tomamos decisiones, pero hemos converti-
do en virtuales estas sesiones y estamos encanta-
dos, ya que podemos acudir a distintas sesiones.
Otras medidas han sido dejar un equipo de reserva
por si habia compafieros enfermos o con contactos
infectados, y teletrabajar para evitar que todos coin-
cidiéramos en determinados espacios fisicos. Parte
del equipo médico, de enfermeria y administrativo
ha hecho su trabajo desde casa, y hemos visto que
es posible. Se pueden hacer muchas cosas muy bien
y atender parte de las labores tan bien como en el
hospital. Eso es algo que seguramente mantendre-
mos, aunque habré que estructurarlo.

8. ;Cémo se han realizado las consultas durante la

pandemia?
JE: En la mayoria de los casos hemos convertido a

visitas telefénicas las consultas que teniamos pro-
gramadas. Esto ha sido muy bien acogido por los
pacientes, a los cuales ir al hospital les ocasionaba
un temor justificado. Ademas, las visitas telefonicas
tienen muchas ventajas porque el paciente pier-
de menos tiempo en el hospital y esto interfiere
menos con su actividad laboral, cotidiana, o de
atencién a una persona mayor que sea depen-
diente. Sin embargo, cuando era necesario explo-
rar fisicamente al paciente las visitas han seguido
siendo presenciales, por ejemplo, para monitorizar
la medicacién, o en el caso de los nuevos diagnés-
ticos ya que requieren de contacto visual cercano,
tranquilidad y tiempo.

¢ Qué leccién podemos sacar de todo esto?

JE: Hemos aprendido que el futuro es impredecible
y que hay que tener la flexibilidad mental para adap-
tarnos a la realidad y responder de forma adecuada
a nivel organizativo, con capacidad de polivalencia.
Un aprendizaje concreto ha sido la importancia de
los test diagnédsticos, porque una de las limitaciones
més grandes fue nuestra incapacidad de tener testy
resultados con suficiente agilidad para atender toda
la demanda social. A raiz de esto, algunos procedi-
mientos se han automatizado, y se han adquirido
robots que permiten hacer muchos mas test.

A nivel de hospital las cosas no son estancas, hay
recursos que habitualmente distribuimos entre los
servicios, pero hemos aprendido que, frente a una
necesidad con importancia jerdrquica, como es
el COVID-19, todos tenemos que contribuir para
atenderla.
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ENTREVISTA

LA FARMACIA HOSPITALARIA EN TIEMPOS
DEL COVID-19

i 1. ¢Puede describir las tareas clave del Area Materno-Infantil del
DRA MA_'RIA JUSEP ;ervicio de Farmacia Hospitalaria del Hospital Vall d’Hebron?
BABANAS PUY MJC: El Hospital Vall D'Hebron es el hospital més grande de Cata-

lufia. El Servicio de Farmacia esté separado fisicamente en tres edifi-
cios. Nosotros damos soporte a la asistencia del paciente pediatrico
y de las mujeres del area de obstetricia y ginecologia. En cuanto a
trabajo asistencial, es un &rea muy potenciada y necesaria por el tipo
de pacientes que atendemos. El paciente pediatrico no cuenta con
especialidades farmacéuticas adecuadas para su edad y peso, por lo
que el drea de preparacién de férmulas magistrales estériles es una
de las més desarrolladas. También en la dispensacion ambulatoria de
medicacién, los pacientes necesitan una atencién un poco diferente a
la de la poblacién adulta.

Jefa de Seccién del Area
Materno-Infantil del Servicio de
Farmacia, Hospital Universitario

Vall d’'Hebron

2. ;Qué actividades o servicios ofrecen a pacientes con EERR?

MJC: El Hospital Vall D'Hebron es un hospital de referencia en Catalufia
y por tanto aglutina una serie de pacientes que no se pueden tratar en
otros hospitales. Para algunas patologias, de las cuales somos referen-
cia, dispensamos medicamentos huérfanos o ultra huérfanos, tanto en
atencién ambulatoria, es decir, pacientes que estédn en sus domicilios
y que los vienen a recoger al hospital, como en hospitales de dia 'y, en
algun caso, para pacientes que estan ingresados.

3. ¢(Cémo ha afectado el COVID-19 a sus tareas?
MJC: El COVID-19 nos ha afectado a todos en una dimensién inimagi-
nable. En el drea materno-infantil ha supuesto una revolucién cumplir
con la normativa de confinamiento marcada por las autoridades sani-
tarias, y evitar que vinieran los pacientes y las familias al hospital, tanto
a administrarse medicacidon como a recogerla. Ha habido momentos
muy criticos, en los que hemos tenido que demostrar una gran agilidad
para adaptarnos a una situacién muy desfavorable. Hemos invertido
muchos esfuerzos en el envio de medicacion a domicilio de muchos
pacientes. Era un &rea para la que teniamos mejoras en mente para el
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futuro, pero el COVID-19 nos ha dado un empujén
para que, de la noche a la mafnana, nos lanzdramos
a ponerlas en marcha.

¢Cree que las innovaciones en los modelos de
gestion han venido para quedarse?

MJC: Creo que alguno de los cambios que nos ha
aportado el COVID-19 se va a quedar. Nos hemos
tenido que adaptar a la telefarmacia, comunicén-
donos con los pacientes a través de llamadas y
videoconferencias, hemos tenido que enviar medi-
cacién de manera agil, preservando la trazabilidad,
las condiciones de conservacién y la confidencia-
lidad de datos en un tiempo récord. Esto ha sido
un gran ejercicio de agilidad y de adaptacién a la
nueva situacién. Ese esfuerzo tan grande, centrado
en conseguir unos objetivos concretos, no se pue-
de mantener en el tiempo con la misma intensidad,
pero si que ha venido para quedarse.

¢Ha afectado el COVID-19 al acceso a la
medicacién de EERR?

MJC: No. Desde luego solo puedo hablar por noso-
tros, que hemos hecho un esfuerzo enorme para
que todos los pacientes tuvieran su tratamiento
adecuado y que no tuvieran que sufrir por conse-
guirlo. En hospital de dia, por ejemplo, para que
los pacientes con medicacién de administracién
intravenosa no tuvieran que venir al hospital, hemos
tenido que darles formacion para poder cambiar esa
medicacién a la via subcutdnea, cuando se daba el
caso de la existencia de dos especialidades dife-
rentes de igual eficacia, dosis, efecto terapéutico y
efectos secundarios. Es decir, tuvimos que buscar
equivalentes para facilitarles la autoadministracion
en todos los casos que hemos podido. En algun
caso, cuando la medicacidn necesariamente se tenia

que administrar por via intravenosa, hemos incre-
mentado, si era posible, un porcentaje de la dosis
para ampliar el intervalo de administracién y que el
paciente no tuviera que acudir al hospital con tanta
frecuencia.

¢Podia nombrar alguna leccion aprendida

tras el COVID-19 que tenga que ver con la
dispensacion a pacientes con EERR?

MJC: Primero de todo, la buena comunicacion,
tanto dentro del servicio de farmacia, entre todos
los profesionales, como a nivel externo, ha sido
fundamental para conseguir el éxito. También el
COVID-19 nos ha dado una leccion de humani-
dad. Ha hecho que tengamos mas en cuenta a los
profesionales, porque los tenemos que proteger, y
que entendamos la importancia de la conciliacion
familiar. A nivel externo, nos hemos puesto en la piel
del paciente. Hemos hecho todos los esfuerzos para
que, aunque la atencién no haya sido presencial,
se haya mantenido el vinculo entre el paciente y el
farmacéutico y que haya sido una atencién humana,
ofrecida de otra manera, pero humana y cercana.

newsRARE
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EN PRIMERA PERSONA

FEDER, LA UNICA
RESPUESTA EFECTIVA
Y ESPECIALIZADA DE

LAS FAMILIAS CON
ENFERMEDADES RARAS
FRENTE A COVID-19

JUAN CARRION

Presidente de FEDER
y su Fundacién

El 94% de las familias con enfer-
medades raras o sin diagndstico
en Espafia han visto interrumpida
la atencién social y sanitaria de
su patologia con motivo de la cri-
sis generada por COVID-19. Una
consecuencia que ha situado a
este colectivo, que suma alrededor

de 3 millones de personas, en una
e d r situacién de doble vulnerabilidad.

Esta situacién se debe, en pri-
mer lugar, a que las personas con
enfermedades raras han constitui-
do siempre un colectivo de alto
riesgo al convivir con patologias
genéticas, cronicas, multisistémi-
cas y degenerativas en gran parte
de los casos. Se trata de enferme-

C R EC dades que aparecen en su mayoria
durante la infancia y que ponen en
juego la vida del paciente.

Todo ello, lleva a las familias a pasar
por sentimientos de desesperanza
y soledad producidos por la incerti-
dumbre, la ausencia de tratamiento
y la falta de informacién sobre una
enfermedad desconocida para ellas
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y para los profesionales sociosanita-
rios. Es decir, el propio paradigma
de COVID-19, una incertidumbre
que las familias con enfermedades
raras viven los 365 dias del afio.

En segundo lugar, hemos de tener
en cuenta que a esta realidad se
suman ahora las consecuencias de
la pandemia, lo cual ha agravado
aln mas su situacion. De hecho, si
las familias ya se sentian aisladas, la
actual situacién ha agudi-
zado aun mas esta incer-
tidumbre al ver paralizado
su abordaje.

Pero también por el mie-
do al posible contagio. 7,
Miedo al desconocimien-

to de las posibles inte-
racciones del virus con la
patologia con la que con-

viven, a los efectos adver-

sos que pudiera tener el
tratamiento de COVID-19

con el de la propia enfermedad o
al posible aislamiento de menores
ante su contagio o al de su figura
de cuidados.

IMPACTO SANITARIO:
PARALIZACION DE PRUEBAS Y
TRATAMIENTO PARA MAS DEL
30 % DE LAS FAMILIAS

Todo ello ha afectado de forma
directa en ambitos como la atencién
sanitaria, una realidad que ya habia-
mos identificado desde nuestros ser-
vicios de atencién directa y que hoy
podemos cuantificar gracias a pro-
yectos como Rare Barometer Voices,
un proyecto de la Alianza Europea
de Enfermedades Raras (EURORDIS)
en el que han tomado parte alrede-
dor de 700 familias espafiolas. En
concreto, el 33% de ellas han visto
canceladas sus pruebas de diagnés-
tico, el 32% el acceso a tratamiento
y un 31% sus intervenciones quirdr-
gicas o trasplantes.
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A ello se une que los menores, al
no constituir un sector de riesgo,
no tienen acceso a las pruebas de
diagnéstico, salvo cuando presen-
tan cuadros avanzado de sintomas,
siendo tarde para la prevencién.
Esta falta de acceso puede ocasio-
nar graves consecuencias, siendo
vital un diagnéstico répido que evi-
te complicaciones y el contagio de
sus cuidadores y familiares, impres-
cindibles para su cuidado.

I frente a COVID-19
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IMPACTO SOCIAL: EL 70% DE
LAS PERSONAS SIN TERAPIAS
Las consecuencias sanitarias han
sido devastadoras, pero también
en el ambito social: el 70% de las
familias espariolas han visto cance-
ladas por completo sus terapias de
rehabilitacion, siendo éste el princi-
pal problema del colectivo. Més aln
teniendo en cuenta que sélo el 5%
de las enfermedades raras cuentan
con medicamentos y que, para el
resto de ellas, el abordaje terapéu-
tico es el inico tratamiento posible.

La principal causa de esta situacion
ha sido el cierre de los centros
de atencidn y educativos, que ha
derivado en que muchos menores
no puedan continuar con el abor-
daje terapéutico y socioeducativo,
asi como con el proceso de educa-
cién integral con el que contaban
en estos centros. De hecho, segin
los datos del area de inclusién de
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FEDER, el 40% de las familias han
trasladado dificultades sobre la
continuidad socioeducativa durante
el confinamiento. Muchos centros
han innovado y han continuado
ofreciendo estos recursos via onli-
ne, pero la realidad ha sido hete-
rogénea y muchas familias no han
tenido acceso.

Todo ello en un momento en que
muchas familias y cuidadores se
han visto afectadas por un
ERTE, con la consecuente
reduccién de salario y
afrontando el alto impac-
to econdmico de abordar
una enfermedad poco fre-
cuente. Una realidad que
también a afectado a otros
casos donde no han con-
tado con posibilidades de
teletrabajo o han carecido
de equipos de proteccion,
exponiéndose diariamen-
te a contagiarse y con ello
a sus familiares sin un marco legal
que pueda reconocerles como
colectivo de muy alto riesgo.

MEDIDAS DE EMERGENCIA
PARA PERSONAS Y
ASOCIACIONES

En consecuencia, muchas familias
se han sentido abandonadas en
todo este proceso en el que los
esfuerzos se han dedicado a frenar
la pandemia. Precisamente por
eso, ahora mas que nunca, desde
FEDER y las méas de 375 organi-
zaciones de pacientes que repre-
sentamos, hemos seguido al lado
de las familias prestando nuestros
servicios via telefénica y online para
que ninguna familia se sienta sola
en estos momentos.

Ahora, més que nunca, desde el
colectivo de pacientes hemos vuelto
a posicionarnos como un referente
en la ayuda para las familias. Desde
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el inicio del Estado de Alarma, hemos
volcado nuestros esfuerzos en apoyar
a las familias frente a COVID-19 a tra-
vés de su atencidn directa, ayudado
a las familias a través de mas de 300
consultas vinculadas al virus. Ademas,
hemos dado un paso més alla para
ayudar a los més vulnerables entre los
vulnerables, contactando con més de
500 personas de alto riesgo, como
aquellas que viven sin diagnéstico,
que no cuentan con asociacién de
referencia al ser casos Unicos en
Esparia o bien que estan aisladas con
un alto grado de dependencia.

En este periodo, hemos ayudado
a los casos mas vulnerables, pero
también hemos atendido las nece-
sidades mas urgentes de todo el
colectivo. Uno de ellos, vinculado
al hecho de que muchas familias en
situacién de ERTE veian cémo per-
dian la prestacién por hijo a cargo
con enfermedad grave. Una situa-
cion que nos llevéd a liderar, junto al
Comité Espariol de Representantes
de Personas con Discapacidad
(CERMI), la incorporacién de esta
prestacion en la actualizacién del
Real Decreto-ley 11/2020, de 31 de
marzo, por el que se adoptan medi-
das urgentes complementarias en
el &mbito social y econdmico para
hacer frente al COVID-19.

Todo ello se completa ahora, con
motivo de la desescalada, cuando
los centros de servicios sociales
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retoman su actividad, posibili-
tando la reactivacion de servicios
esenciales para las familias con
enfermedades raras. Ante ello,
desde FEDER hemos contribuido
a la distribucién de equipos de
proteccidon, pero también des-
tinaremos ayudas especificas a
aquellas asociaciones federadas
que reabran sus centros de ser-
vicios terapéuticos y de aten-
cion temprana para fisioterapia,
logopedia, terapia ocupacional
o enfermeria y hayan proporcio-
nado terapias durante el periodo
de crisis.

A estas ayudas se unen otras con-
cretas para facilitar recursos y
medios telematicos que permitan
el acceso a la educacién a distan-
cia, instar a posibilitar la atencion
educativa domiciliaria, asi como
generar un servicio de mediacidn
entre familias y centros escolares
que permitird, ademas, apoyar al
profesorado a la hora de generar
espacios de encuentro y recursos
de ocio inclusivo online.

Todo ello teniendo en cuenta que, en
la nueva realidad que se abre paso,
las enfermedades raras y su especi-
ficidad contindan existiendo, por lo
que los esfuerzos en investigacion
y sanidad alcanzados durante este
periodo han de repercutir y enri-
quecer también el abordaje de estas
patologias en el futuro.

Y

EN PRIMERA PERSONA

QUEREMOS FORMAR PARTE DE
LA SOLUCION

Estos son sélo algunos de los hitos
mas significativos que hemos reco-
gido en los Ultimos meses; meses
que nos han llevado a adaptarnos
a una nueva realidad en la que
ha quedado patente que nuestro
colectivo es uno de los méas vulne-
rables entre los vulnerables, pero
también que es uno de los mas
fuertes y especializados para for-
mar parte de una solucién integral
que repercuta, ademas, en toda la
sociedad.

Por eso, desde FEDER queremos
formar parte de la solucién, a
disposicién de la Administracidn,
profesionales sanitarios y socia-
les, investigadores e industria.
Porque, histéricamente, ha sido
el tejido asociativo el que se ha
posicionado como un referente
a la hora de dar respuesta a las
familias que no tenian respuesta,
prestando servicios especializa-
dos a los que no tendrian tan facil
acceso.

Ahora, més que nunca, la situa-
cién que estamos viviendo es algo
excepcional que requiere de la
unién de todos para salir adelan-
te. Y en eso, nosotros, quienes
convivimos con enfermedades
raras, somos expertos; expertos
en estar unidos.

invulnERables
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RAQUITISMOS Y
OSTEOMALACIA
HEREDADOS EN TIEMPOS
DEL COVID-19

FERNANDEZ SERRANO

Presidenta de la Asociacién
Espanola de Raquitismos y
Osteomalacia Heredados

SONIA

(AERyOH)

newsRARE

1. ¢ Podria describir brevemente
el perfil de los pacientes con
raquitismos y osteomalacia
heredados?

SF: El raquitismo y la osteomalacia
son enfermedades debidas a un
déficit de vitamina D. Existen varios
tipos de raquitismos. El hipofosfa-
témico, por ejemplo, es debido a
la falta de fésforo: nuestros rifiones
desechan el fésforo por la orina.
Nuestros huesos son muy débiles,
llegan a romperse por fracturas de
estrés y no crecen ni se desarrollan
adecuadamente. Eso crea una debi-
lidad general en el cuerpo.

Durante la fase de la nifez el
padecimiento se llama raquitismo,
mientras que en la fase adulta se
denomina osteomalacia. No se
trata de un raquitismo carencial,
por falta de alimentos, sino de un
raquitismo heredado. Es importan-
te tratar esta enfermedad lo antes
posible en la infancia, diagnosticar-

42

la pronto para llegar a la fase adul-
ta con un hueso lo més resistente
posible.

2. ;Podria contarnos algo

sobre AERyOH y su labor como
Asociacion?

SF: La asociacién nacié en Espafa
a finales del 2016. La creamos un
grupo de madres afectadas de
esta patologia y con hijos afecta-
dos también por esta patologia.
En Espafia habia muy poca infor-
macién, porque se trata de enfer-
medades raras o poco frecuentes,
con un numero muy limitado de
pacientes. Decidimos crear esta
asociacion para dar informacion
y apoyo a los afectados por estas
patologias. Nos juntamos, empe-
zamos a conseguir informacion de
varios sitios y conseguimos fun-
darla después de bastante tiem-
po. Ahora, AERyOH ayuda dando
informacién, representa y asesora
a los pacientes con raquitismos
heredados, defiende sus derechos
y ofrece apoyo a sus familiares.
Muchas familias llegan con un
desconocimiento total de estas
patologias. Sobre todo, cuando



se trata de casos nuevos que no
han tenido anteriormente ningun
otro familiar afectado. Los padres
llegan desorientados y buscando
respuestas a muchas preguntas
que se hacen y que nadie ha sabi-
do contestarles. Representamos
a los pacientes tanto legalmente
como en instituciones publicas o
en medios de comunicacién, para
darles voz, y contamos con aseso-
res legales tanto a nivel médico
como a nivel juridico para defen-
der sus derechos.

3. (Cémo ha afectado la
pandemia el seguimiento médico
y la supervisién del tratamiento
de los nifios con raquitismos y
de los adultos con osteomalacia?
SF: La pandemia nos ha afectado
sobre todo en el acceso a nues-
tros especialistas, a las consultas
habituales de seguimiento clinico.
Supongo que ha sido también el
caso de muchos otros pacientes
con otras patologias, porque nues-
tros sanitarios se han centrado en
salvar vidas, que era el objetivo
primordial en ese momento. Sabe-
mos que han hecho un enorme
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esfuerzo y que han tenido recursos
limitados para poder atendernos.

La falta de seguimiento oportuno
de nuestro estado ha hecho que
nos encontremos animicamente
peor, porque no hemos encontra-
do remedio a nuestros dolores, no
hemos podido saber si nuestros
niveles eran adecuados. En algunas
ocasiones no hemos podido acce-
der a los hospitales para la toma de
medicamentos de administracién
hospitalaria.

4. ;Se ha visto afectada la labor
que realiza AERyOH?

SF: La gestion de la asociacion
durante la pandemia se ha visto
muy afectada. El no poder salir
de casa nos ha limitado muchisi-
mo el acceso a trdmites que son
muy importantes para nosotros.
No hemos podido acudir a admi-
nistraciones publicas a presentar
nuestras necesidades de acceso a
farmacos innovadores, o a solicitar
una minusvalia o una incapacidad.
También nos hemos visto afectados
a la hora de buscar patrocinadores
que nos ayuden para todas estas
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cuestiones. Ademas, el no poder
ejercitarnos nos ha creado una
rigidez aln mayor en nuestras arti-
culaciones, lo que ha provocado
aun més limitaciones en nuestro
movimiento.

5. De toda experiencia se
pueden extraer lecciones
positivas. ;Cuéles cree que son
las mas relevantes en el caso de
los pacientes con raquitismos y
osteomalacias, y sus familias?
SF: La pandemia nos ha llevado a
valorar aln més nuestro sistema
sanitario, a apoyarnos en institu-
ciones como FEDER que ha estado
en todo momento a nuestro lado, a
valorar méas la familia que, muchas
veces, por el ritmo de vida que
llevamos, dejamos apartada vy, por
supuesto, a valorar la vida. Porque
sea como sea estamos vivos, y
debemos seguir adelante buscando
soluciones y luchando contra todo
lo que se nos venga encima.
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LETICIA
BELETA

Directora General de Alexion
para Espana y Portugal
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EL COMPROMISO DE LA INDUSTRIA FARMACEUTICA CON
EL CUIDADO DE LOS PACIENTES DURANTE LA PANDEMIA
DEL COVID-19

Durante la crisis sanitaria de la COVID-19, la industria farmacéutica ha
centrado sus esfuerzos en asegurar la continuidad y la calidad en cada una
de sus éreas clave de atencion: la investigacién, el desarrollo y la oferta de
opciones terapéuticas a los pacientes y médicos.

Desde Alexion tenemos el compromiso de cumplir con nuestra misién
de servir a los pacientes con enfermedades raras y a sus familias. Este
es el objetivo principal de la comparia y muy especialmente lo ha sido
durante el COVID-19. En estos meses desde que se decretd la pandemia,
Alexion ha seguido focalizado en mantener el servicio a los pacientes, asi
como la proteccion de la salud y la seguridad de nuestros empleados y las
comunidades en las que vivimos y trabajamos.

En relacién con éreas claves de investigacion, la mayoria de los programas
clinicos han avanzado durante esta época, asi como el inicio de nuevos
ensayos centrados en la investigacion de soluciones de tratamiento para
la COVID-19. En concreto, Alexion ha puesto en marcha un ensayo clinico
con uno de nuestros farmacos para evaluar su eficacia y seguridad en
pacientes graves de COVID-19.

En cuanto al desarrollo y la entrega de medicamentos, la industria farma-
céutica ha centrado sus esfuerzos en asegurar la continuidad del suministro
adoptando medidas proactivas para mitigar el riesgo de posibles interrup-
ciones del suministro y cualquier problema logistico de distribucién que
pudiera surgir. En Alexion, debido a la naturaleza vital de nuestros medica-
mentos, nuestro objetivo es siempre gestionar una cadena de suministro
sélida que proporcione medicamentos seguros, estériles y que cumplan
con rigurosas normas de calidad.

La COVID-19 ha afectado directamente al cuidado de pacientes con enfer-
medades raras. Como se refleja en la encuesta Rare Barometer Voices de
FEDER, el 94% de las familias con un miembro con una enfermedad rara
vieron su cuidado interrumpido debido al COVID-19. Por lo tanto, son
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fundamentales nuevas politicas de salud que apoyen
el avance de los servicios para estos pacientes que
reduzcan la carga hospitalaria. Durante este tiempo,
Alexion ha adaptado los programas de atencién domi-
ciliaria para atender las necesidades de los pacientes y
el sector sanitario. Siguiendo las directrices marcadas
por el gobierno Alexion ha trabajado activamente para
ofrecer a las autoridades de las comunidades auténo-
mas las medidas necesarias para administrar los medi-
camentos (de prescripcidn para uso hospitalario) fuera
del hospital, siempre que el paciente, la enfermedad
y/o las condiciones epidemioldgicas lo permitieran.

Otro hecho que ha quedado de manifiesto por el
impacto a nivel global de la pandemia es la importan-
cia, mas que nunca, de la solidaridad. Alexion puso en
marcha el pasado mes de febrero la Alexion Charitable
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Foundation para proporcionar mas apoyo a la comuni-
dad de enfermedades raras y a las comunidades locales
a las que la empresa presta servicio. Alexion entiende
que el impacto de vivir con una enfermedad rara va
mucho mas alla de la enfermedad misma, ya que esta
afecta a familias, cuidadores y tiene amplias implica-
ciones en la vida diaria. Atendiendo a esta necesidad
global derivada de la pandemia, la Alexion Charitable
Foundation dond en abril un total de 500.000 délares
a tres organizaciones sin animo de lucro.

A medida que salimos de esta pandemia, los pacien-
tes y las familias a las que servimos, y sus cuidadores,
siguen estando en el centro de todo lo que hacemos
mientras trabajamos para redefinir lo que significa apo-
yarlos de manera efectiva en este entorno dindmico y
desafiante como resultado de la COVID-19.
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HUMANIZACION

HUMANIZACION:
ELEMENTO ESENCIAL
EN TIEMPOS DE CRISIS
SANITARIA

ALEXANDRA IVANOVA

Gerente. WEBER

La crisis sanitaria mundial, provoca-
da por el coronavirus (COVID-19), ha
puesto de manifiesto la importancia
de disponer de un sistema sanitario
solvente y de calidad. Si ya venia-
mos hablando de Humanizacién de
la Asistencia Sanitaria, el factor de
aislamiento de los pacientes con
COVID-19 ha hecho que ésta (la
humanizacion) se convierta en un ele-
mento esencial para afrontar la crisis.

Este articulo pretende revisar la
situacién actual en términos de
Humanizacién de la Asistencia Sani-
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taria en Espafa y analizar el efecto
del COVID-19 sobre la misma.

INTRODUCCION

Sin lugar a dudas, una persona enfer-
ma es una persona vulnerable y por
lo tanto requiere de los cuidados de
los demas. Bajo esta premisa, hablar
de Humanizacién de la Asistencia
Sanitaria resulta muy necesario. Y
es asi, porque humanizar la sanidad
implica cuidar a las personas, y no
solamente tratar a los enfermos.
En definitiva, humanizar significa
reconocer la dignidad de todo ser

FIGURA 1. DIMENSIONES DE LA CALIDAD ASISTENCIAL

CALIDAD
ASISTENCIAL

EFICACIA .
EFICIENCIA

HUMANIZACION

Fuente: Elaboracidn propia a partir de Donabedian (2001)?
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humano y en todas sus dimensiones:
fisica, cognitiva, emocional y social'?.

Por otra parte, hablar de humani-
zacién implica hablar de calidad
asistencial, porque la calidad de la
atencidn sanitaria contempla una
serie de dimensiones intimamente
relacionadas con el concepto de
humanizacién (Figura 1)3.

En este contexto, surge el marco
conceptual de la Humanizacion
de la Asistencia Sanitaria, que
sienta sus bases sobre ocho
dimensiones, basadas en los
valores y caracteristicas humanas:
intimidad, actitud, singularidad,
unién, comprensién, experiencia
personal, sentido de pertenencia
y el cuerpo como un todo®*. Hay
autores que, como punto de par-
tida para la Humanizacién de los
servicios sanitarios, plantean una
medicina basada en etiquetas:
los médicos deben pedir permiso
para entrar, presentarse, etc®.

Sin embargo, el gran reto consiste
en trasladar la teoria a la practica.
Conseguir una implementacién real
de la Humanizacién en el Sistema
Nacional de Salud requiere del
desarrollo de planes y estrategias a
medida, ademas de invertir recur-




sos, pero sobre todo requiere un
cambio de paradigma y de actitud
(el paciente como elemento central
del sistema)®® e incluso cambios en
los modelos asistenciales’.

La principal dificultad consiste
en comprender las necesidades,
no solo materiales, sino también
emocionales y espirituales de las
personas enfermas, para poder
atenderlas de forma integral™.
Tales necesidades pueden ser muy
diferentes en funcidon de la edad, el
tipo de patologia, la existencia o
no de tratamientos efectivos, etc. y
ademas pueden abarcar desde for-
mas de comunicacion hasta medios
de dispensacion de farmacos. Por
ello, es necesario que existan poli-
ticas de Humanizacion en el ambito
politico-econdmico, el de la justicia,
de las estructuras, asistencial, ético,
cultural, de las competencias pro-
fesionales y de los recursos huma-
nos™. Siguiendo en la misma linea,
en Espanfa las politicas de Huma-
nizacion se han ido desarrollando
a diferentes niveles, por areas de
atencién y contemplan distintas
acciones (Figura 2).

HUMANIZACION -

FIGURA 2. NIVELES DE DESARROLLO Y TIPO DE POLITICAS Y ACTUACIONES DE HUMANIZACION

EN ESPANA
Proyecto
HU-CI*
HOSPITALES
Manuales Escalas y
Buenas certificaciones
Practicas
SOCIEDADES CIENTIFICAS
PLAN PLANES Protocolos
NACIONAL AUTONOMICOS Planes
ASOCIACIONES DE por area
PACIENTES Y
FUNDACIONES Congreso
Internacional
MUTUAS

Decalogos

*HU-CI: Humanizando los Cuidados Intensivos

SITUACION ACTUAL DE

LA HUMANIZACION DE LA
ASISTENCIA SANITARIA EN
ESPANA

En Espafia, se observa una gran
evolucion en materia de Humaniza-
cién. En el afo 1984 fue presentado
el primer Plan de Humanizacién de
la Asistencia Hospitalaria del INSA-
LUD™. Las aportaciones especificas
del Plan del ‘84 fueron: creacién
de los servicios de Atencidn al
Paciente, carta de presentacion y
recepcién al paciente, informacién
general y normas de funcionamien-

FIGURA 3. EVOLUCION DE LOS PLANES AUTONOMICOS DE HUMANIZACION EN ESPANA

to, carta de derechos y deberes de
los pacientes, comisién de Humani-
zacion de la asistencia y encuestas
de satisfaccién. Posteriormente, se
empezaron a suceder los Planes
Autondmicos de Humanizacién de
la asistencia (Figura 3)".

En paralelo, se han ido creando
organismos centrados en promover
planes especificos y dar seguimien-
to de la incorporacién de la Huma-
nizacién segun el nivel de atencién
sanitaria (atencién primaria™'® y
atencién hospitalaria'), por areas

Plan de confortabilidad del Servicio de Salud del
Principado de Asturias (2004-2007)

Plan de Humanizacion de la Atencién Sanitaria en la
Comunidad de Valencia

Plan de Humanizacion de la Atencion Hospitalaria,
INSALUD

Fuente: Elaboracidn propia a partir de Rodriguez (2019)"

Estratégia de Humanizacion del Sistema Sanitario
Publico de Navarra

Planes de Humanizacién de la Asistencia Sanitaria del
Servicio Gallego de Salud (SERGAS) (2018-2022)

Plan de Humanizacion del Sistema Sanitario Publico
de Castilla - La Mancha: Plan DIGNIFICA

Plan de Humanizacion de la Asistencia
Sanitaria de la Comunidad de Madrid

Plan de Humanizacién de la Asistencia
Sanitaria del Sistema Sanitario Publico de
Extremadura (2007-2013)
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terapéuticas (psoriasis,"” salud men-
tal,® etc.) y también por grupos de
pacientes (pediatricos', crénicos®,
terminales?, etc.). También han sido
desarrolladas diferentes escalas®y
cuestionarios de autoevaluacion
del grado de implementacién de
Humanizacion.

Las Comunidades Auténomas de
Madrid y Castilla — La Mancha fue-
ron pioneras en la creacion de Direc-
ciones Generales de Humanizacion,
dentro de sus respectivas Conseje-
rias de Sanidad. En el afio 2018, la
Comunidad de Madrid constituyd
el primer Observatorio de Humani-
zacion de la Asistencia Sanitaria®.
Entre las principales funciones del
Observatorio estan las de recopila-
cién, andlisis y difusién de la infor-
macion sobre proyectos, iniciativas
y buenas précticas relacionados con
la mejora de la humanizacion de la
asistencia sanitaria en el &mbito de
la Comunidad de Madrid. Por su
parte, se desarrolla el Plan DIGNI-
FICA, con el objetivo general de
elevar el nivel de Humanizacion de
los centros sanitarios, desarrollar
un marco comun en todos los cen-
tros de SESCAM vy avanzar hacia el
empoderamiento para aumentar
la corresponsabilidad de todas las
partes implicadas?.

A dia de hoy, el avance mas impor-
tante en materia de Humanizacién
se ha producido en el area de los
cuidados intensivos. Este proceso
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arranca con la puesta en marcha del
Proyecto HU-CI, que nace en el afio
2017 para dar respuesta adecuada
a los pacientes criticos y sus familia-
res?®, y que impulsa la creacién de
una certificacion AENOR en Huma-
nizaciéon?. Asi, en el aho 2019, fue
certificada la primera Unidad de
Cuidados Intensivos en el Hospital
Infanta Elena de Madrid?. Siguien-
do la estela del Proyecto HU-CI,
actualmente estadn en marcha
los Proyectos HURGE?, Proyecto
HUGES? y Proyecto HONCOR®, lo
que marca una tendencia muy posi-
tiva en materia de Humanizacién en
nuestro pais.

En el ambito de las Enfermedades
Raras, cabe destacar la reciente
publicacion del Manual de Buenas
Practicas de Humanizacién de los
Servicios de Farmacia Hospitalaria
en la Atencién a pacientes con
Enfermedades Raras®'. Este pro-
yecto esté siendo impulsado por el
Grupo Orphar-SEFH, coordinado
por el Dr. José Luis Poveda, Jefe
de Servicio de Farmacia del Hospi-
tal Universitario y Politécnico La Fe,
Valencia, donde ya se esté traba-
jando en los préximos pasos. Otro
avance importante lo constituye la

RANKING DE

HUMANIZACION

inclusién de un objetivo especifico,
dirigido a proyectos para pacientes
con enfermedades raras, dentro de
la actualizacién del Plan de Huma-
nizacién de la Comunidad de Cas-
tilla — La Mancha®. Los elementos
diferenciales en Humanizacién, en
el dmbito de las Enfermedades
Raras, estan relacionados con las
propias caracteristicas y problemas
de dichas enfermedades, por lo
que los esfuerzos en esta materia
se centran en la investigacién: des-
de la puesta en marcha de ensayos
clinicos y nuevos tratamientos, has-
ta mejoras en el diagnéstico y la
comunicacién afectiva — efectiva®3.

EL IMPACTO DEL COVID-19

EN LA HUMANIZACION DE LA
ASISTENCIA SANITARIA

Como se sefiala en el articulo en
profundidad del presente nimero
de la revista, la pandemia por el
COVID-19 ha provocado la peor
crisis sanitaria y econémica de la
historia reciente. La saturacién
del Sistema Nacional de Salud
ha obligado a los responsables
politicos y sanitarios a adoptar
medidas de emergencia. A nivel
nacional, ha sido decretado el
Estado de Alarma, que implico el

a CUIDADOS INTENSIVOS

o CUIDADOS PALIATIVOS
a URGENCIAS

FARMACIA HOSPITALARIA

e OTROS: CRONICOS, GERIATRICOS,

PEDIATRICOS, ETC.
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confinamiento de la poblacion.
El aislamiento y el distanciamiento
social han representado una ame-
naza para las personas mayores®.

A nivel asistencial, la mayor parte
de consultas presenciales en Aten-
cién Primaria se han transformado
en teleconsultas o han sido cance-
ladas; muchas personas se han visto
imposibilitadas de visitar a sus fami-
liares en las residencias de mayores,
ademas de no tener acceso a infor-
macién certera sobre su estado de
salud y tampoco poder despedirse
de ellos. A nivel hospitalario, se han
producido importantes reestructu-
raciones, con el fin de habilitar plan-
tas de aislamiento para pacientes
con COVID-19. Esto, a su vez, ha
provocado la cancelacién de nume-
rosas consultas y cirugias de otras
especialidades; muchos pacientes
se han visto obligados a interrumpir
sus tratamientos por falta de admi-
nistracién o dispensacién; han sido
suspendidos numerosos estudios
de investigacion clinica; la falta de
respiradores® y material de protec-
cién, asi como de un tratamiento
especifico, ha generado ansiedad
y angustia entre los profesionales
sanitarios®® y |a ratio de sanitarios
por paciente se ha disparado. En
definitiva, el COVID-19 parecia un
"arma de destruccion masiva” para
la Humanizacién de la Asistencia
Sanitaria. Sin embargo, no lo fue
tanto gracias a la reaccién inme-
diata por parte de los responsables
y profesionales sanitarios, y de los
ciudadanos en general.

Es més, el COVID-19 se ha conver-
tido en un “experimento natural”
donde el lado mas humano de las
personas ha jugado un papel prin-
cipal y se ha reafirmado la necesi-
dad de politicas de Humanizacién
aun mas exigentes y detalladas.
También se han puesto de mani-
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fiesto otros retos en materia de
Humanizacién, como son mejorar
la comunicacién®*' y los proto-
colos de acompafiamiento al final
de la vida. Muestra de ello son las
numerosas iniciativas puestas en
marcha en este sentido. Por ejem-
plo, el Hospital de Fuenlabrada ha
ampliado su Plan de Humaniza-
cion mediante la elaboraciéon de
un procedimiento de atencién a
las familias al final de la vida, que
contempla desde la localizacién
de familiares e identificacién de
necesidades de valoracién social,
hasta la tramitacién de recursos
econdmicos para el enterramiento
y apoyo emocional. En la misma
linea han trabajado la mayoria de
instituciones, desde los ayunta-
mientos y consejerias de sanidad
hasta los hospitales®.

Por otra parte, el COVID-19 ha
supuesto la aceleracién del desarro-
llo de los Planes de Humanizacion
de Andalucia y Galicia, ademés de la
creacién de Planes de Humanizacién
especificos para afrontar crisis sanita-
rias de este tipo, como es el caso del
Hospital de Torrején de Ardoz y el
Hospital Asepeyo de Coslada, don-
de se recogen acciones orientadas a
mejorar el bienestar de los pacientes
ingresados con COVID-19%4,

Ademis, esta pandemia ha tenido
un gran impacto a nivel psicoldgico
para los profesionales sanitarios, lo
que invita a reflexionar acerca de la
necesidad de desarrollar politicas
de humanizacién orientadas a clini-
cos, personal de enfermeria, etc.®
Como medidas excepcionales se han
puesto en marcha consultas psicold-
gicas gratuitas* y muestras de carifio
espontaneas (aplausos, servicios de
catering gratuitos, etc.), pero induda-
blemente todavia queda trabajo por
hacer para reforzar y regularizar estas
medidas de cara al futuro.
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CONCLUSIONES
Definitivamente, la Humanizacién
de la Asistencia Sanitaria ha veni-
do para quedarse. En momentos
de crisis, como la que se esté
viviendo, este aspecto alcanza una
importancia maxima, de forma
que se convierte en sinénimo de
Humanidad.

Una vez controlada la pandemia, la
tarea en materia de Humanizacién
sera afianzar los Planes de Huma-
nizacidn ya iniciados, mantener las
medidas positivas implementadas
(protocolos de acompafiamiento
y atencion al duelo; telemedicina),
activar otras medidas para situa-
ciones de emergencia (permisos
especiales, etc.) y definitivamente
trabajar para la implementacién
extendida de las politicas de Huma-
nizacion en el Sistema Nacional de
Salud espafiol.

En el &mbito de las Enfermedades
Raras, el COVID-19 ha tornado la
premura por avanzar en humani-
zacion en una urgencia. Uno de
los préximos pasos serd alcanzar
la implementacion del Manual de
Buenas Practicas presentado por
la Sociedad Espariola de Farmacia
Hospitalaria, ademés de completar
las politicas de humanizacién, con
el fin de mejorar la atencién de los
pacientes.
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LA HUMANIZACION HA
LLEGADO PARA QUEDARSE

RAMON FERRER

Consultor, miembro del equipo
editorial de newsRARE
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Participantes en el evento

Sentados (izq a dcha): Alvaro Hidalgo, editor de newsRARE; Carmen Encinas, directora
general de Planificacién y Ordenacién e Inspeccién Sanitaria CLM; Miguel Angel Collado,
rector de la UCLM; Teresa Marin, directora general de Humanizacién y Atencién Socio-
sanitaria CLM; José Luis Poveda, coordinador del Grupo de Trabajo de Enfermedades

Raras y Medicamentos Huérfanos de la SEFH.

De pie (izq a dcha): Ramdn Ferrer, consultor; Fatima Guadamillas, vicerrectora de la
Universidad de la UCLM; David Beas, director general de Actelion; Juan Carlos Valenzuela,
jefe del Area de Farmacia del SESCAM; Maria José Company, Especialista FH Hospital
Universitari i Politécnic La Fe de Valencia; Santiago de la Riva, miembro de la Junta
Directiva de la Federacién Espariola de Enfermedades Raras (FEDER).

Las personas que padecen una enfer-
medad rara y los familiares que las
atienden necesitan de una manera
muy especial recibir una asistencia
humanizada, una atencién que tenga
en cuenta que este perfil de paciente
sufre en muchos casos desorienta-
cion, desesperanza y un sentimiento
de soledad derivados del retraso en
el diagnéstico y la ausencia de un tra-
tamiento efectivo, ademas de los sin-
tomas especificos de la enfermedad.

Afortunadamente, la humanizacion
de la atencién esta cobrando un pro-
tagonismo creciente en las agendas
de la mayoria de administraciones
sanitarias. Situar a los pacientes
como eje del sistema de salud es
ya un objetivo estratégico muy pre-
sente que se traduce en diferentes
programas e iniciativas concretas.

El Manual de Buenas Practicas de
Humanizacién de los Servicios de
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Farmacia Hospitalaria en la aten-
cién a pacientes con EERR viene a
contribuir con fuerza a los objetivos
de humanizacién de los cuidados y
la atencion de las enfermedades
raras. Este proyecto nace de la
mano de José Luis Poveda, Maria
José Company y Maria Dolores
Edo del Servicio de Farmacia del
Hospital La Fe de Valencia, en cola-
boracion con el Grupo de Trabajo
de Enfermedades Raras y Medica-
mentos Huérfanos de la Sociedad
Espafiola de Farmacia Hospitalaria
(Orphar-SEFH) y con el soporte de
Actelion Janssen.

Esta guia se configura como una
hoja de ruta al servicio de las
farmacias de hospital que han
decidido emprender un camino
de mejora continua de la calidad
asistencial para situar al paciente
con enfermedades raras en el eje
de sus actuaciones. El documento



wsrare
ovaRARE
\ovaRARE
anARE

Mesa Inaugural del evento

De izquierda a derecha: Alvaro Hidalgo, Carmen Encinas, Miguel Angel Collado,

Teresa Marin y José Luis Poveda.

va a guiar este proceso de manera
que cada centro va a poder evaluar
su situacién y plantearse obijetivos,
a corto, medio y largo plazo. Ade-
mas, el Manual permitird iniciar a
medio plazo un proceso de evalua-
cién externa y certificacion de las
farmacias de hospital en esta area.

Concretamente el Manual incluye
5 lineas estratégicas que definen
estandares medibles para poder
valorar el grado de humanizacién
aportado:

° Cultura de humanizacién: busca
impulsar la humanizacién como
politica estratégica en el servicio
de farmacia.

* Empoderamiento del paciente:
no solo afecta al propio paciente
sino a su entorno a través de la
formacién y educacién en el auto-
cuidado

° Profesionales: se evallta el
fomento de la motivacién y el
desarrollo de las competencias
adquiridas de los profesionales
del servicio de farmacia.

* Evaluacién de espacios fisicos
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y el confort: para promover una
infraestructura humanizada en el
servicio de farmacia.

 Condiciones organizativas: para
apostar por una organizacién de
la actividad humanizada en el Ser-
vicio de Farmacia.

El proyecto se ha presentado for-
malmente durante un encuentro
de expertos en enfermedades
raras dedicado a la humanizacion
que ha tenido lugar en la Facultad
de Ciencias Juridicas y Sociales de
la UCLM en Toledo, coincidiendo
con el Dia Mundial de las Enfer-
medades Raras. Los asistentes
han acogido muy positivamente la
publicacién de este Manual. Asi, el
rector de la UCLM, Miguel Angel
Collado, incidié en la novedad
que representa el proyecto en su
conjunto, mencionando que se
trata de “una iniciativa pionera
que puede contribuir de manera
importante a avanzar en la linea
de la humanizacién de la atencién,
especialmente en el campo de las
enfermedades raras”.

En su intervencidn, la directora
general de Humanizacién y Aten-
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cién Sociosanitaria de la Consejeria
de Sanidad de Castilla-La Mancha,
Teresa Marin, apuntaba a “la impor-
tancia de contar con herramientas
que hagan mas visibles las dificul-
tades que tienen las personas que
padecen una enfermedad poco fre-
cuente", poniendo en valor y desta-
cando las necesidades de los fami-
liares que conviven con patologias
que van a requerir de “enfoques
innovadores y multidisciplinares
como es el caso del Manual”.

La directora general de Planifica-
cion y Ordenacién e Inspeccion
Sanitaria, Carmen Encinas comenté
que se trata de "“una iniciativa muy
interesante desde el contexto de la
prestacién farmacéutica, ya que el
farmacéutico de hospital, ademas
de aportar valor con el conoci-
miento técnico del medicamento,
va a ampliar su contribucién al sis-
tema con actividades que son muy
necesarias desde la perspectiva del
paciente con enfermedades raras”

En la reunién se menciond la impor-
tancia estratégica de la telefarmacia.
En este sentido Juan Carlos Valen-
zuela, jefe del Area de Farmacia del
SESCAM comenté que “tarde o tem-
prano vamos a tener que abrir este
debate, ya que para los pacientes es
importante reducir los desplazamien-
tos a las farmacias de los hospitales,
sobre todo cuando viven alejados de
los centros asistenciales”.

Santiago de la Riva, miembro de
la Junta Directiva de la Federacion
Espafiola de Enfermedades Raras
(FEDER) expresaba el valor percibi-
do por el colectivo de pacientes y el
agradecimiento a los profesionales
que han impulsado esta iniciativa,
alertando de que “la complejidad
de la administracién y la carga de
trabajo y por tanto la falta de tiem-
po de los profesionales pueden
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De izquierda a derecha: Santiago de la Riva; Juan Carlos Valenzuela; Maria José Company;
Marilé Edo, Especialista FH Hospital Universitari i Politécnic La Fe de Valencia.

dificultar la implementacién de algo
que es tan bésico como un Manual
de buenas practicas”.

Para Alvaro Hidalgo, editor de news-
RARE y director del GIES —UCLM “a
pesar de que la humanizacién de la
atencién a los pacientes con enfer-
medades raras no se puede hacer
sin dotarse del recurso tiempo de
los profesionales sanitarios, hay que
resaltar que los beneficios asocia-
dos a la humanizacién son mucho
mas sustanciales que los costes”.

En opinion de David Beas, Director
General de Actelion “las claves de
éxito para avanzar en la humani-
zacién de las enfermedades raras
pasan por una reflexién y una apro-
ximacién multidisciplinar -gestores,
profesionales, pacientes, industria —
que venga acompanada de herra-
mientas concretas como es el caso
del Manual que faciliten pasar de
las palabras a los hechos”.

Para José Luis Poveda, coordinador
del Grupo de Trabajo de Enferme-
dades Raras y Medicamentos Huér-
fanos de la Sociedad Espafiola de
Farmacia Hospitalaria (Orphar-SE-
FH), las posibilidades para mejorar
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las condiciones de humanizacién de
la asistencia sanitaria requieren de
"un fuerte compromiso y esfuerzo
politico y econémico que debe
venir acompanado de pequerias
acciones en la actividad profesio-
nal diaria que nos acerquen a una
atencién mas humanizada”. En su
opinién, el Manual servird como
“un primer paso para establecer
un modelo de certificacién que
permita verificar en qué punto se
encuentra cada servicio y qué pue-
de hacer. El proceso de certificacién
es un instrumento muy potente que
contribuira sin duda a la mejora de
la calidad asistencial”.

Es por tanto una buena noticia com-
probar que la humanizacién de la
atencidn a pacientes con enferme-
dades raras avanza a paso firme en
nuestro entorno. No hay duda que
este innovador proyecto liderado
por el Dr. Poveda va a tener un
impacto en la calidad de la aten-
cién percibida por los pacientes con
enfermedades raras tanto a corto
como a medio plazo. Como han
comentado los expertos reunidos
en Toledo, "la humanizacidon de la
atencién no es una moda, ha venido
para quedarse”.
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UN SISTEMA “A PRUEBA DE FUTURO Y DE CRISIS”: LAS CLAVES DE
LA FUTURA ESTRATEGIA FARMACEUTICA DE LA UE

A raiz de la pandemia del COVID-19, la Comisién Euro-
pea (CE) ha publicado la hoja de ruta de la Estrategia
Farmacéutica de la UE. Se trata de un documento que
plantea la creacién de un marco regulatorio para conse-
guir un sistema farmacéutico a prueba de crisis, e invita
a los ciudadanos europeos y a las partes interesadas a
compartir sus puntos de vista. Las aportaciones a esta
hoja de ruta irdn seguidas de una consulta publica, con
la idea de presentar la Estrategia Farmacéutica de la UE
a finales de afio.

Dicha estrategia tendra como objetivo general combinar
acceso e innovacién, sumando esfuerzos con cuatro ejes
transversales de la Comision: la Estrategia Industrial para
Europa (evaluando y revisando el marco regulatorio, las
politicas existentes, abordando la I+D, la autorizacién
y el acceso), el Pacto Verde Europeo, el Plan Europeo
contra el Céncery la Estrategia Digital de la UE.

El nuevo marco regulatorio tiene la intencién de garan-
tizar el acceso a medicamentos esenciales, el impulso
hacia la competitividad, la digitalizacién y la innovacion,
y la autonomia estratégica. Su consecucién determinara
la necesidad de nuevas acciones legislativas que pue-
den incluir la revisién de la legislacién sobre medica-
mentos huérfanos y pediatricos.

0 Login

Law

European |
Commission

@ English

Los objetivos especificos que persigue la estrategia
farmacéutica de la UE son:

° Mejorar la distribuciéon y abastecimiento de medica-
mentos y terapias para conseguir un mayor acceso
para los pacientes.

* Ayudar a conseguir que los medicamentos sean mas
asequibles y los sistemas sanitarios mas sostenibles.

* Obtener beneficios de la digitalizacién, innovacion y
de las tecnologias emergentes, reduciendo la huella
ambiental y sin perder de vista la medicina persona-
lizada.

* Armonizar las normas internacionales de competitivi-
dad y autonomia estratégica, asi como, de calidad y
seguridad de los medicamentos en aras de la igualdad.

La consulta publica de la CE estard abierta hasta el
proximo 15 de septiembre de 2020. Se puede acce-
der a ella a través de este enlace: https://ec.europa.
eu/info/law/better-regulation/have-your-say/initiati-
ves/12421-Pharmaceutical-Strategy-Timely-patient-ac-
cess-to-affordable-medicines/public-consultation

Search

Pharmaceuticals — safe and affordable medicines (new EU strategy)
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Tras tres afos de trabajo con 34 socios asociados y 18
Estados miembros, en septiembre de 2019, el Proyecto
Joint Action on Rare Cancers (JARC), financiado por el
Programa de Salud de la Unién Europea (2014-2020),
presentd sus recomendaciones finales para la atencién
de los canceres raros en los paises europeos. Estas
recomendaciones han sido publicadas en un informe
que lleva por titulo “RARE CANCER AGENDA 2030:
Ten Recommendations from the EU Joint Action on
Rare Cancers”.

La Rare Cancer Agenda 2030 presenta un andlisis del
estado del arte en materia de investigacién y asistencia
sanitaria a personas con cénceres raros en Europa, y
concreta 10 bloques de recomendaciones para mejorar
la identificacion, el proceso de diagndstico y la orga-
nizacién de servicios de atencion a los pacientes que
sufren de este tipo de enfermedades raras.

Los canceres raros son casos muy poco frecuentes
de una enfermedad comdin, y se estima que afectan
a uno de cada cinco pacientes nuevos diagnostica-
dos de cancer en Europa. Estos tumores plantean
un conjunto de desafios especificos dentro de su
condicién de rareza: desde la investigacién basica
y clinica, hasta el acceso a nuevos medicamentos,
pasando por dificultades en la préactica clinicay la
toma de decisiones.

Segun este informe de la JARC, el desarrollo de redes
de atencidn y la investigacion clinica son las areas clave
en las que los paises deben intervenir para reducir la
discriminacién contra pacientes con canceres raros. Las
recomendaciones constituyen una base para definir
las lineas estratégicas de intervencién sobre las cuales
cada pais miembro debe desarrollar sus politicas de
salud en los proximos afos.

Entre las recomendaciones destaca la garantia de la
calidad de la atencion, que requiere de centros espe-
cializados de referencia, de un enfoque multidisciplinar
de atencidn al paciente, y del desarrollo de cursos de
capacitacion médica especializada. Otro apartado reco-
mienda estrechar el vinculo entre la asistencia clinica y
la investigacién, ya que la monitorizacién epidemiolo-
gica y clinica y el desarrollo de nuevas metodologias
de investigacion adecuadas a las enfermedades con

muy baja prevalencia son esenciales para mejorar el
conocimiento de la enfermedad vy, por lo tanto, de los
tratamientos para los pacientes.

Se agrega también a la lista de recomendaciones el
desarrollo de herramientas apropiadas para apoyar las
decisiones clinicas en condiciones de mayor incerti-
dumbre, tipicas de la rareza y la escasez de los casos
tratados, la utilidad de compartir la decisién entre el
médico y el paciente, y la importancia de la participa-
cién de las organizaciones de pacientes en todas las
areas de intervencion, desde la sensibilizaciéon hasta la
organizacion de la atencién.

El informe completo estéd disponible en este enlace:
https://www.rarecancerseurope.org/content/down-
load/294217/5832976/1

RARE CANCER AGENDA 2030

Ten Recommendations
from the EU Joint Action on Rare Cancers

C
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ESPANA

LA SEFH IDENTIFICA LOS NUEVOS MEDICAMENTOS HUERFANOS
NO ONCOLOGICOS EN EVALUACION POR LA EMA

El grupo de Enfermedades Raras y Medicamentos Huér-
fanos de la Sociedad Espafiola de Farmacia Hospitalaria
(Orphar-SEFH), coordinado por José Luis Poveda, ha
presentado el Informe Horizon Scanning de Medica-
mentos Huérfanos no oncolégicos.

Este informe identifica los nuevos medicamentos huér-
fanos (MMHH) no oncoldgicos y las nuevas indicacio-
nes de MMHH en evaluacién por la Agencia Europea
del Medicamento (EMA) hasta febrero de 2020, que
podrian ser comercializados a corto y medio plazo en
Espafia.

A través del método Horizon Scanning -un sistema que
consiste en identificar los riesgos y amenazas emergen-
tes a través del desarrollo de escenarios posibles y el
consenso de expertos- los autores han clasificado a los
MMHH en cuatro grupos, siguiendo las fases de auto-
rizacion de la de la Comunidad Europea:

1. MMHH incluidos en el programa PRIME de la EMA,
con procedimiento de evaluacién acelerado.

2. MMHH en proceso de evaluacién centralizado por el
Comité de Medicamentos de Uso Humano (CHMP)

3. Aquellos que ya tienen una opinién positiva del
CHMP pendientes de la decision de la Comunidad
Europea (CE)

4. Los que se encuentran autorizados por la CE, pero no
estan comercializados todavia en Espania.

Para cada categoria, el informe describe las indica-
ciones, las caracteristicas y los resultados de eficacia y
seguridad de los medicamentos que se encuentran en
esa fase concreta de autorizacién.

Los resultados muestran que la EMA esté evaluando a
través de su programa PRIME un total de 26 MMHH no
oncoldgicos, de los cuales 14 son terapias avanzadas,
9 son sustancias quimicas y 3 productos bioldgicos. En
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el caso de los MMHH en evaluacién por el CHMP, 4 son
terapias avanzadas, 11 son sustancias quimicas y 6 son
prod uctos bioldgicos. Hay 2 nuevos medicamentos con
opinién positiva del CHMP y una nueva indicacién pen-
dientes de decision CE, todos ellos sustancias quimicas.
Por Ultimo, de los 18 nuevos medicamentos autorizados
por la CE pendientes de comercializacién en Espafia en
febrero 2020, 2 son terapias avanzadas, 8 son sustancias
quimicas y 8 bioldgicos.

Se trata de un informe dindmico que identifica y revisa
potenciales tendencias, oportunidades, nuevas tecnolo-
gias o0 amenazas que podrian influir en 4reas concretas
de interés. Esto permitiré a los profesionales y decisores
sanitarios, a quienes esté dirigido el informe, anticiparse
a lainnovacion inmediata que pueda introducirse en el
Sistema Nacional de Salud (SNS) a corto y medio plazo.

Se puede acceder al informe original a través del
siguiente enlace: http://gruposdetrabajo.sefh.es/ethos/
images/stories/Publicaciones/Primer_Informe_Hori-
zonScanning_Orphar-SEFH.pdf

Orphar - sgpy
Horizon Scanning

Medicamentos Huérfanos
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El Consejo de Ministros, en su reunién del 3 de marzo
de 2020, ha adoptado un acuerdo por el que declara
a los medicamentos huérfanos (MMHH) exonerados
de incorporarse al sistema de precios de referencia, en
la forma y de acuerdo con las condiciones que en el
mismo se establecen.

Segun se recoge en el Boletin Oficial del Estado
(BOE-A-2020-6025) del viernes 12 de junio, por
el que se establece el régimen econdmico de los
medicamentos huérfanos, este acuerdo contempla
los siguientes puntos:

Exonerar estos fadrmacos de incorporarse al sistema
de precios de referencia cuando en la prestacién far-
macéutica del Sistema Nacional de Salud (SNS) no
exista alternativa terapéutica o, en el caso de que

exista, el medicamento huérfano aporte un beneficio
clinico relevante.

La revisién del precio, para que sea econémicamente
viable.

Un sistema de incentivos para los titulares de los
medicamentos declarados con el objetivo de fomen-
tar la inversion de la industria farmacéutica en su
investigacion, desarrollo y posterior comercializacion.

Anualmente, el Ministerio de Sanidad elevaréa a la Comi-
sidn Delegada del Gobierno para asuntos econémicos
un informe sobre los efectos de este acuerdo.

Fuente: https://www.boe.es/boe/dias/2020/06/12/pdfs/
BOE-A-2020-6025.pdf

INVESTIGACION ACADEMICA

El Instituto de Investigacion de Enfermedades Raras
(IIER), perteneciente al Instituto de Salud Carlos Il (ISCI-
), dirige y coordina un proyecto de investigacién pio-
nero en analizar los factores que determinan el retraso
en el diagnéstico en las personas que padecen alguna
Enfermedad Rara en Esparia y su impacto sobre la vida
del paciente y la de sus familiares.

En este proyecto, que lleva por titulo “Determinantes del
retraso diagnéstico en las personas afectadas por Enfer-
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medades Raras en Espafia: repercusion social y familiar”,
participan la Federacién Espafiola de Enfermedades
Raras (FEDER) en colaboracién con la Fundacion hna, y
el Centro de Referencia Estatal de Atencién a Personas
con Enfermedades Raras y sus Familias (CREER).

Este proyecto de investigacion, que cuenta también con
el apoyo del Ministerio de Ciencia e Innovacién a través
del programa estatal de |1+D+i orientado a los retos de
la sociedad, pretende conseguir los siguientes objetivos:


https://www.boe.es/boe/dias/2020/06/12/pdfs/BOE-A-2020-6025.pdf

Conocer el tiempo que transcurre desde que una
persona acude a recibir atencidén médica hasta que
se confirma el diagnéstico.

Analizar la variabilidad geogréfica de los tiempos para
confirmar el diagnéstico.

Reunir informacién sobre las posibles causas del retra-
so en el diagnéstico.

Disponer de un mayor conocimiento para poder
plantear recomendaciones que conlleven a reducir
el tiempo para confirmar el diagnédstico.

Se sabe, ademas, que los retrasos en el proceso de
diagnéstico afectan significativamente la calidad de
vida de los pacientes y pueden tener consecuencias
a diferentes niveles y realidades de la vida de las per-
sonas, como puede ser el &mbito laboral, sanitario,
educativo, familiar y psicoldgico. Por lo que, ademas
de perseguir los objetivos arriba mencionados, este
estudio pretende arrojar luz sobre la magnitud de los
impactos que tiene el retraso diagndstico sobre la vida
social y familiar del paciente con una enfermedad poco
frecuente en Esparnia.

INICIO QUE HACEMOS QUIENES SOMOS

TRABAJAR EN EL ISCITI

Este trabajo contaré con la participacién, por un lado,
de pacientes que han sufrido demoras mayores a un
afno en el diagndstico y, por otro, de aquellos que han
recibido una respuesta en el plazo de un afio.

Los datos analizados provendran, en primer lugar, del
registro de pacientes con Enfermedades Raras del
propio ISCIII (accesible a través del siguiente enlace:
https://registroraras.isciii.es/Comun/Inicio.aspx) y se
completaran con la informacién que se recoja de tres
cuestionarios para pacientes, disefiados ad hoc para
este estudio. El primer cuestionario ya esta disponi-
ble desde el mes de junio de este afio y se centra
en la situacion de los pacientes durante la basque-
da del diagnéstico. Los otros dos cuestionarios se
enfocaran y profundizaran en el impacto del retraso
en el diagndstico, asi como en la percepcién de los
pacientes y en la situacion en la que se encuentran
una vez reciben la confirmacion del diagndstico de
la Enfermedad Rara.

Para més informacién, puede consultar el siguiente
enlace:

https://www.isciii.es/Noticias/Noticias/Paginas/Noti-
cias/ProyectoRetrasoDiagnosticoEERR.aspx
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FORMACION

LA 62 EDICION DEL MASTER EN EVALUACION ECONOMICA
DE INTERVENCIONES SANITARIAS Y POLITICA FARMACEUTICA
INCLUIRA UN MODULO SOBRE MEDICAMENTOS HUERFANOS

El proximo 16 de octubre dara comienzo la 6° Edicion del
Master en Evaluacién Econdmica de Intervenciones Sani-
tarias y Politica Farmacéutica (MEIS), curso 2020/2021.
Este titulo propio estd organizado por la Universidad
de Castilla — La Mancha y el Grupo de Investigacion en
Economiay Salud (GIES), en colaboracién con la Funda-
cion Weber, el Capitulo espariol de ISPOR y el Consejo
General de Colegios Farmacéuticos.

Por primera vez, esta nueva edicién del MEIS incluira un
espacio para la reflexién y el estudio de los medicamen-
tos huérfanos, a través de un mdédulo titulado: “Evalua-
cién Econdmica en Enfermedades Raras”. Dicha sesidn

Master en

Evaluacion Economica de
Intervenciones
Sanitarias y Politica
Farmacéutica

| 62 EDICION |

2020 - 2021

MIEIS

Secretaria de Alumnos
Marta Méndez

E mail:
marta.mendezi@weber.org.es
Teléfono: 91 639 38 24
Www.mastermeis.es

COLABORACION CON:

Fundacién

weber

newsRARE

tiene el objetivo de dar a conocer al alumnado los retos
a los que se enfrenta la evaluacién econdémica clésica
de tecnologias sanitarias a la hora de evaluar medica-
mentos huérfanos.

Este mddulo abarcaré las variantes metodoldgicas que
una evaluacién econémica puede adoptar para tener
en cuenta, de manera explicita, racional y sistemética,
las caracteristicas que diferencian a los medicamentos
huérfanos de los farmacos dirigidos a enfermedades
prevalentes.

A continuacidn, encontrard informacion detallada de
esta propuesta formativa:

Modalidades: Semipresencial y a distancia (On-line)
Localizacién: Madrid y Toledo

Fecha Inicio: Octubre 2020

Fecha Fin: Septiembre 2021

Horario sesiones presenciales: Viernes de 11:00a 19:30 h
Periodicidad: Una sesion presencial al mes.

Idioma: Espariol

Para més informaciéon: www.mastermeis.es


http://www.mastermeis.es
http://www.mastermeis.es
http://www.mastermeis.es/

MEDICAMENTOS

MEDICAMENTOS HUERFANOS APROBADOS POR LA AGENCIA

EUROPEA DE MEDICAMENTOS (EMA) EN 2020

: FECHA DE
PRINCIPIO ACTIVO INDICACION LABORATORIO COMERCIALIZACION EMA

Sindrome de Cushing en adultos

09/01/2020

Polatuzumab vedotin Linfoma difuso de células B grandes

16/01/2020

Porfiria hepatica aguda Atlas Molecular Pharma

02/03/2020

Hipertension pulmonar tromboembdlica crénica  LungRx Limited

03/04/2020

Onasemnogene abeparvovec Atrofia muscular espinal

18/05/2020

Mieloma multiple refractario o en recaida

30/05/2020

MEDICAMENTOS HUERFANOS CON FINANCIACION APROBADA
POR LA COMISION INTERMINISTERIAL DE PRECIOS DE LOS

MEDICAMENTQOS (CIPM) EN 2020

: FECHA DE
PRINCIPIO ACTIVO INDICACION LABORATORIO FINANCIACION CIPM

Albutrepenonacog alfa

04/02/2020

Eftrenonacog alfa Biogen Idec Ltd

04/02/2020

Amiloidosis familiar Akcea Therapeutics Spain

05/03/2020

Amiloidosis familiar

04/03/2020
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AEMPS: Agencia Espafiola de Medicamentos y Productos Sanitarios. EMA: Agencia Europea del Medicamento. EERR: Enfermedades Raras.

IPT: Informe de Posicionamiento Terapéutico. MMHH: Medicamentos Huérfanos.
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https://enfermedades-raras.org/index.php/enfermedades-raras/enfermedades-raras-en-cifras
http://aelmhu.es/index.php/faq/mmhh/item/download/215_100c79ce9a0771d29f832a83a1cd35ce
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https://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/GB/Registries.pdf
https://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/GB/Registries.pdf
https://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/GB/Registries.pdf
https://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/GB/Registries.pdf
https://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/GB/Registries.pdf
https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/search
https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Education_Home.php?lng=ES
https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Education_Home.php?lng=ES
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https://enfermedades-raras.org/images/RESUMEN_EJECUTIVO_ENSERio_FINAL.pdf
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https://obser.enfermedades-raras.org/mapa-de-estrategias-y-planes-de-enfermedades-raras/
https://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/GB/ActivityReport2018.pdf
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Revista de divulgacioén cientifica sobre Enfermedades Raras

newsRARE tiene un espacio abierto para la publicacion de trabajos empiricos cuantitativos o cua-
litativos relacionados con las enfermedades raras o los medicamentos huérfanos. Su enfoque
podra ser tanto aplicado como de caracter metodolégico, dentro de un espectro tematico amplio
que incluye cualquier aspecto de la realidad clinica, social, econémica, demografica o politica
relacionado con las enfermedades raras.

NORMAS DE PUBLICACION:

newsRARE

Los trabajos pueden ser originales o revisiones de
literatura.

Los articulos deben estar escritos en castellano, y
estar estructurados en los siguientes apartados: In-
troduccion; Métodos; Resultados; y Discusion.

Los articulos deben ir acompafiados de un resu-
men de no mas de 250 palabras, e incluir entre tres
y cinco palabras clave (key words).

La extension del texto del articulo no debe superar
las 4.000 palabras, sin incluir graficos y tablas.

Se recomienda un maximo de 30 referencias biblio-
gréficas, que deben seguir las Normas de Vancou-
ver.

Los autores deben reconocer las ayudas econé-
micas y/o materiales que haya podido tener el
estudio, indicando el organismo de financiacion.
También deben declarar los posibles conflictos de
intereses de cada una de las personas firmantes.

Los manuscritos deben ir acompafiados de una
carta de presentacion, donde se especifiquen los
objetivos y conclusiones del articulo, y que detalle
cual es la aportacioén y relevancia del trabajo.

64

PROCESO DE EVALUACION EDITORIAL:

newsRARE cuenta con una convocatoria abierta perma-
nente. Los pasos desde la recepcion de un manuscrito
hasta su publicacion en la revista son los siguientes:

Recepcion del manuscrito y acuse de recibo.

Evaluacion preliminar por parte del Consejo de Re-
daccion de la revista.

Revision por pares en forma anénima por parte de
miembros del Equipo Editorial o evaluadores exter-
nos a la revista.

Envio al autor de correspondencia de la valoracion
del director, junto con los comentarios de los eva-
luadores.

Envio a uno de los evaluadores de la segunda ver-
sién modificada del original.

Aceptacién del manuscrito para su publicacion.

Correccion de pruebas (galeradas) por parte de los
autores.

REMISION DE LOS TRABAJOS:

Los trabajos seran enviados, atendiendo a las normas y
criterios de publicacion de la revista, a la direccion de co-
rreo electronico editorial@newsrare.es


mailto:editorial%40newsrare.es?subject=

Esta revista podra ser descargada en formato .PDF
desde: www.newsrare.es

Siguenos en twitter: @revistanewsRARE
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https://twitter.com/revistanewsrare?lang=es
https://akceatx.com/
https://alexion.com/
https://www.astellas.com/es/
https://www.ipsen.com/spain/
https://www.janssen.com/spain/
https://international.kyowa-kirin.com/es/productos/no.html
https://www.roche.es/
https://sobi.es/
http://blog.uclm.es/area-fae/sies/
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