newsRARE

Revista de divulgacion cientifica sobre Enfermedades Raras

EDITORIAL

Xavier Badia:

“Via de avance en las evaluaciones de
medicamentos para enfermedades raras para
una mejor toma de decisiones: el anélisis de
decisién-multicriterio”

, PAG 4
ARTICULOS EN DETALLE

Antoni Gilabert Perramon: “Implementacién de un MCDA
reflexivo para medicamentos huerfanos en el seno del
CATSALUT”

Jaime Espin Balbino: “Una revisién sistematica de modelos
MCDA de evaluacién de medicamentos huérfanos”
Javier Mar Medina: “"Un experimento de eleccién discreta

para extraer preferencias sociales sobre enfermedades raras”

RARAS ENTREVIEATGAZSU

Rosabel Arce. Directora Ejecutiva de la Asociacién Espafola de
Laboratorios de Medicamentos Huérfanos

El Analisis de Decision Multi- y Ultra Huérfanos (AELMHU)
José Antonio Marcos. Farmacéutico del Hospital

C rl te rI O CO m O m Od e | O d |te n at I VO Universitario Virgen Macarena (Sevilla)
d e eva | uac|o’ N d em ed |Ca me ntos José Luis Poveda. Jefe de Servicio de Farmacia

del Hospital La Fe (Valencia)

huérfanos PAG 28




Editor
Dr. Alvaro Hidalgo Vega. Profesor Titular del Area de Fundamentos de Analisis Econémico de la UCLM
Presidente de la Fundaciéon Weber

Editor Asociado
Dr. José Luis Poveda. Jefe de Servicio de Farmacia. Hospital Universitario y Politécnico la Fe. Valencia

Consejo de Redaccién

D?. Alexandra Ivanova. Gerente. Weber

D?. Renata Villoro. Vicepresidenta. Fundaciéon Weber

D Néboa Zozaya. Directora del Area de Economia de la Salud. Weber
D. Ramén Ferrer. Director de newsrare.es

Consejo Editorial

D?. Alba Ancochea Diaz. Directora General. Federacion Espafiola de Enfermedades Raras y la Fundacion FEDER para la investigacion

Dr. Alberto Jiménez Morales. Director de la Unidad de Gestion Clinica de Farmacia. Hospital Virgen de las Nieves, Granada

Dr. Antoni Gilabert Perramon. Director del Area de Farmacia y del Medicamento. Consorcio de Salud y Social de Catalufia

D. Antoni Montserrat Moliner. Miembro del consejo de direccién. ALAN - Maladies Rares Luxembourg

Dr. Antonio Roman Broto. Director Asistencial. Hospital Universitario Vall d’Hebron

D2 Blanca Segurola Lazaro. Jefa de Servicio Corporativo de Farmacia. Direccién de Asistencia Sanitaria. Osakidetza

Dr. Félix Rubial Bernardez. Gerente. Estructura Organizativa de Gestién Integrada de Ourense. Servicio Gallego de Salud (SERGAS)

Dra. Gloria Gonzélez Aseguinolaza. Directora. Programa de Terapia Génica y Regulacién de la Expresidn génica del CIMA. Universidad de
Navarra (UNAV)

D?. Gloria Tapias Xirau. Directora de Acceso al Mercado. Akcea Therapeutics Spain

Dr. Gonzalo Calvo Rojas. Jefe del Servicio de Farmacologia Clinica. Hospital Clinico de Barcelona

Dra. Itziar Astigarraga Aguirre. Jefa de Servicio de Pediatria. Hospital Universitario Cruces

Dr. Jordi Gascdn-Bayarri. Facultativo Especialista de Neurologia. Hospital Bellvitge

Dr. Juan Oliva Moreno. Profesor Titular. Area de Fundamentos de Analisis Econémico. Universidad de Castilla - La Mancha (UCLM)

Dr. Julio Lopez Bastida. Profesor Titular. Facultad de Terapia Ocupacional, Logopedia y Enfermeria de Talavera de la Reina. Universidad de
Castilla - La Mancha (UCLM)

Dr. Manuel Macia Heras. Jefe de Servicio de Nefrologia. Hospital Universitario Ntra. Sra. de Candelaria. Santa Cruz de Tenerife

D? Marfa Codesido Lopez. Directora Gerente. Hospital Vithas Nisa Pardo de Aravaca

Dra. Marfa Dolores del Pino y Pino. Presidenta. Sociedad Espafiola de Nefrologia (SEN)

Dra. Marfa José Calvo Alcantara. Subdirectora General de Farmacia y Productos Sanitarios. Consejeria de Sanidad de la Comunidad de Madrid
D?. Marta Calvo Diez. Pharmaceutical Affairs and Market Access Manager. Actelion, a Janssen Pharmaceutical Company of Jhonson & Jhonson
Espafa

D?. Mercedes Martinez Vallejo. Consejera Técnica. Direccion General de Cartera Basica de Servicios del SNS y Farmacia. Ministerio de Sanidad
Consumo y Bienestar Social (MSCBS)

Dr. Miguel Angel Calleja Hernandez. Jefe de Servicio de Farmacia. Hospital Universitario Virgen de la Macarena

Dra. Olga Delgado Sanchez. Presidenta. Sociedad Espafiola de Farmacia Hospitalaria (SEFH)

Dra. Reyes Abad Sazatornil. Jefa de Servicio de Farmacia. Hospital Miguel Servet

D. Ricardo Herranz Quintana. Gestihealth Consulting

D. Xavier Badia Llach. CEO & Partner. Omakase Consulting

Editorial: Fundacion Weber Coordinacién Editorial Disefio Grafico
C/ Moreto, 17 Marta Méndez Luis de Miguel
28014 Madrid (Espafa) marta.mendez@weber.org.es

newsRARE es una publicacién periédica especializada, que se distribuye principalmente a personal de los servicios de salud.
newsRARE esta dirigida especialmente a profesionales sanitarios, tanto a nivel hospitalario, como de atencién primaria y de
salud publica, que estén trabajando en algin campo relacionado con enfermedades raras

Depésito legal: M-31717-2015



DICIEMBRE 2019 | VOL4 | NUM 1

INDICE

4 | EDITORIAL
Xavier Badia

7 | EN PROFUNDIDAD
El Andlisis de Decisién Multi-Criterio en EERR

20 | ARTICULOS EN DETALLE
28 | ENTREVISTAS

36 | FUE NOTICIA

45| SERA NOTICIA

49 | ADESCUBRIR

3 VOL 4, NUM 1, DICIEMBRE 2019




EDITORIAL

ViA DE AVANGE EN LAS EVALUACIONES DE MEDICAMENTOS PARA ENFERMEDADES RARAS PARA
UNA MEJOR TOMA DE DECISIONES: EL ANALISIS DE DECISION-MULTICRITERIO

XAVIER BADIA

Investigador en Resultados en Salud. CEO Omakase Consulting

A veces no nos acordamos de poner método a la
legislacion. Y también que el método puede cam-
biar dependiendo de la evidencia y del cambio de
la legislacion. Ahora, cuando los umbrales de los
anélisis coste-efectividad se muestran discutidos si
no se ahaden otros criterios como el “end of life" o
la gravedad de la enfermedad, uno se da cuenta de
que es posible que el sentido comin basado en la
evidencia nos diga que se necesitan mas criterios
para evaluar holisticamente un medicamento huér-
fano, ademas del coste y los afios de vida ajustados
por calidad. La cuestion es intentar realizar una
buena evaluacién de un medicamento huérfano
de manera estandarizada, con una metodologia
reproducible que ayude a la toma de decisiones
sobre si financiarlo o no. Sin embargo, si se mira
a través del prismatico del pasado, el analisis de
decisiéon multicriterio hace afios que lo hacemos
en Espafia, pero lo que no hemos desarrollado es
la metodologia para una evaluacién estandarizada
de los medicamentos huérfanos. Luego retomaré
este tema.

Se han desarrollado numerosos modelos de ana-
lisis de decisiéon multicriterio en medicamentos
huérfanos. En este nimero especial de Newsrare
se presenta una revisién de la literatura que dice
que difieren en la aproximacién, el objetivo, la
complejidad y si se focalizan en la enfermedad
o el medicamento para la misma. Otro articulo
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propone alternativas metodoldgicas cuantitativas
para conocer las preferencias de los decisores y
expone que no hay consenso acerca de la estruc-
tura del modelo, la seleccion de criterios y su peso.
Sin embargo, mi experiencia en investigar sobre
el andlisis de decision multicriterio en Espafia me
dice que no es tan asi. Después de haber tenido la
oportunidad de poder compartir sesiones de for-
macion y discusién sobre metodologia y criterios
del andlisis de decision multicriterio, creo que no
hay mucha variabilidad entre decisores centrales 'y
de Comunidades Auténomas acerca de los criterios
e incluso en laimportancia que se les da a estos. En
Espafia, ponemos énfasis en la eficacia, la gravedad
de la enfermedad, la tolerabilidad, la necesidad no
cubiertay el coste del tratamiento comparado con
las alternativas; en fin, lo que el sentido comun dic-
ta en el estado actual de conocimiento.

Y no solo lo dicta el sentido comun; lo dicta el arti-
culo 92 del Real Decreto Legislativo 1/2015, de 24
de julio, sobre los criterios de financiacién de un

medicamento en Espafia, que son:

a) Gravedad, duracion y secuelas de las distintas
patologias para las que resulten indicados.

b) Necesidades especificas de ciertos colectivos.

c) Valor terapéutico y social del medicamento y




beneficio clinico incremental del mismo tenien-
do en cuenta su relacidn coste-efectividad.

d) Racionalizacién del gasto publico destinado a
prestacion farmacéutica e impacto presupues-
tario en el Sistema Nacional de Salud.

e) Existencia de medicamentos u otras alternativas
terapéuticas para las mismas afecciones a menor
precio o inferior coste de tratamiento.

f) Grado de innovacién del medicamento.

Entonces, si la evaluacién de medicamentos en
Espafia se basa en un multicriterio segun la ley,
ipor qué no trabajamos en la metodologia y la
hacemos transparente cuando evaluamos un nuevo
medicamento huérfano?

La Agencia Espafola de Medicamentos y Productos
Sanitarios (AEMPS) realiza los informes de posi-
cionamiento terapéutico (IPT) para informar del
posicionamiento terapéutico a nivel nacional de
un nuevo farmaco y dar soporte a las decisiones
de precio y financiacién desde 2003. Los informes
utilizan principalmente los criterios de eficacia
comparativa, seguridad comparativa, y criterios
de utilizacion y seguimiento del medicamento. El
proceso inicialmente no es transparente, excepto
a las partes interesadas y otras consultadas. En ese
sentido, la participacién es multidisciplinar. Luego
se remite el IPT a la Direccion General de Farmacia
y se asigna a un evaluador que hace una evaluacién
del nuevo medicamento huérfano.

Honestamente, desconozco si se usan los criterios
de la ley a la hora de hacer un informe sobre la
financiacién o no de un nuevo medicamento huér-
fano. El anélisis de decision multicriterio exige
valoraciones de diferentes decisores implicados en
la toma de decisiones de manera explicita. Final-
mente, en la Comisién multidisciplinar e Interminis-
terial de precios, se decide la financiacion o no del
medicamento. Ahi, los académicos y profesionales
no implicados directamente en el proceso conoce-
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mos la decision, pero no cémo se ha desarollado
el proceso.

Una de las aplicaciones del anélisis de decision
multicriterio en enfermedades raras basada en la
evidencia que he tenido la oportunidad de vivir en
la vida real, estd descrita en uno de los articulos que
se revisan en detalle en este nimero: la experiencia
en la comisiéon de evaluacién de medicamentos del
CatSalut. Después de varias sesiones de formacion,
presentaciones y discusiones, la conclusion fue ya lo
hacemos, pero no de una manera sistemética, estan-
darizada y transparente. Otra conclusién fue que ese
tipo de anélisis era especialmente adecuado para
evaluar los medicamentos huérfanos. Después de
la evaluacién, la toma de decisiones intenta ser
consecuente, aunque reconoce que otros criterios
pueden influirla. Recuerdo que no les gusté nada
las valoraciones finales de la importancia como indi-
cador final, sin embargo, resultaron muy Utiles para
discutir entre los evaluadores sobre la evidencia las
puntuaciones otorgadas a cada uno de los criterios,
que es para lo que estan en el andlisis de decisién
multicriterio. Después de esta gran experiencia
regional desarrollamos una escala especifica de
analisis de decision multicriterio para medicamentos
huérfanos en Espana, publicada recientemente en el
Expert Opinion on Orphan Drugsy que actualmen-
te se sigue perfeccionando con el grupo ORPHAR
de la Sociedad Espafnola de Farmacia Hospitalaria,
coordinado por el Dr. Poveda y del que también se
habla en este nimero. Esperemos que la evaluacion
sistemética de medicamentos huérfanos de manera
estandarizada y transparente pueda ayudar a una
mejor toma de decisiones en la financiacion publica
de los mismos.

Finalmente me gustaria mencionar a Antoni Gila-
bert, del que aprendi mucho sobre el arte de la
toma de decisiones y, especialmente, a sentir la
toma de decisiones, cito literalmente: “Tomar
decisiones sobre incorporacion de nuevos trata-
mientos, y especialmente en enfermedades raras,
no es facil, ya que no siempre se dispone de toda
la informacion y evidencia necesaria para tomarlas
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con toda la certidumbre que querriamos. Cuanto
mayor es la incertidumbre, mas dificil es enfrentarse
a la situacién y tomar una decisidn acertada. Ante
este tipo de problemas hay dos tipos de abordaje
posibles: uno que a todas luces deberia evitarse y
otro que seria el mas adecuado”.

Lo primero a evitar es la concentracién de las deci-
siones en un entorno de poca transparencia, dejan-
do altos grados de libertad a los decisores, ya sean
gestores macro, meso o micro. Esta primera opcion,
que asi escrita seguramente puede escandalizar a
muchos, no es dificil de encontrar alrededor de
modelos regulados con normas juridicas que, o
bien no se desarrollan adecuadamente, o bien no
se cumplen estrictamente, lo que supone una toma
de decisiones con cierta variabilidad en el mejor de
los casos o con ciertos grados de arbitrariedad en
el peor de ellos.

El segundo abordaje consiste en dotarse de una
metodologia de evaluacion que, de forma estan-
darizada, nos asegure una validez interna y exter-
na a la hora de tomar decisiones. Ahi es donde el
analisis de decisidén multicriterio puede ayudar a
los decisores a tomar decisiones lo mas acertadas
posiblesy que a la vez sean lo més equitativas tam-
bién, entendida esta equidad como que el resulta-
do final al que se llegue sea consistente con otras

evaluaciones de otros medicamentos realizadas
por separado o en periodos de tiempo distinto.

Es Iégico pensar que esto se puede resolver sim-
plemente con la evaluacién tradicional de eficacia,
seguridady costes, lo cual también es acertado. Sin
embargo, en la evaluacién tradicional muchos de
los criterios que se utilizan en el MCDA se encuen-
tran implicitos, pero no se utilizan explicitamente
y siempre de la misma forma. Cuando se plantea
este tipo de cuestiones a un grupo evaluador, la
respuesta mas comun es que “claro que se han
tenido en cuenta conceptos como la gravedad o
la necesidad no cubierta” por ejemplo, aunque no
existan unos criterios explicitos. La definicion de
estos criterios y su inclusion en la evaluacion de
forma estandarizada es una oportunidad de mejora
para poder tomar decisiones con la seguridad de
que todos los aspectos relevantes se han tenido
en cuenta de la misma manera en cada evaluacion.

Toda una leccién de sentido comdn, jno?

En este nimero de Newsrare estéd contenido el pun-
to de encuentro multidisciplinar y multicriterio del
interesante debate sobre la evaluacion del anélisis
de decisién multicriterio y la toma de decisiones en
enfermedades y medicamentos huérfanos. Felici-
dades por la iniciativa.
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EN PROFUNDIDAD

ENFERMEDADES
RARAS

NEBOA ZOZAYA Y BLERIC ALCALA

El Anélisis de Decisiédn Multi-Criterio como

modelo alternativo de evaluacién de
medicamentos huérfanos

El proceso de precio y reem-
bolso de los medicamentos
huérfanos (MMHH) es complejo
y controvertido. Por una parte,
las restricciones presupuestarias
exigen un uso eficiente de los
recursos limitados y el estableci-
miento de prioridades. Por otra
parte, establecer el valor real que
aportan los MMHH no es fécil,
dada la incertidumbre asociada
a la evolucion de la patologia,
la escasez de evidencia y de
alternativas terapéuticas con las
cuales comparar su beneficio cli-
nico. Asimismo, la baja frecuen-
cia de la enfermedad, que en
muchos casos se caracteriza por
ser grave, progresiva, cronica e
incapacitante, con sus correspon-

dientes consecuencias clinicas,
econdmicas y sociales, hacen
de la evaluacion de los MMHH
un tema espinoso que es funda-
mental abordar desde un punto
de vista mucho mas amplio que
el de la evaluacion econdémica
convencional.

Esto, sumado a la heterogenei-
dad internacional de métodos
utilizados para tomar las deci-
siones de autorizacion y fijacion
de precio, hacen cada vez mas
necesario que los decisores sani-
tarios cuenten con herramientas
metodoldgicas adecuadas para
guiar sus decisiones de planifica-
cién, priorizacidn y asignacion de
recursos.
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En las ultimas décadas, las
herramientas de decision mas
utilizadas han sido la evaluacién
econdmicay el anélisis de impac-
to presupuestario. Sin embargo,
actualmente los decisores estan
contemplando cada vez més
aspectos; factores clinicos y no
clinicos que no son tomados
en cuenta por estas herramien-
tas, sobre todo en el ambito de
las enfermedades raras (EERR).
Algunos de estos factores o
criterios son la gravedad de la
enfermedad, la disponibilidad o
no de alternativas terapéuticas, el
tamano de la poblacién afectada,
los resultados reportados por los
pacientes, la adherenciay persis-
tencia al tratamiento, la calidad
de la evidencia disponible, el
grado de grado de innovacién
tecnoldgica o el valor para la
salud publica’2.

Sin embargo, el problema radica
en que, por lo general, no suele
explicitarse el tipo de criterios
que considera el decisor y la
importancia concreta que le da
a cada uno de ellos. En efecto,
a menudo, existe falta de trans-
parencia en los criterios que
determinan las decisiones de
financiacion, ya sea de manera
consciente o subconsciente,
por lo que, en algunos casos y
sobre todo en el de los MMHH,
el proceso de decision se ha lle-
gado a denominar “caja negra”®.
En este contexto, el Anélisis de
Decisién Multi-Criterio (MCDA o
MCDA por sus siglas en inglés,
(Multi-Criteria Decision Analysis)
se presenta como una solucién

NEWSRARE

que puede aportar congruencia
y transparencia a la hora de deci-
dir la financiacion y el acceso a
farmacos nuevos.

¢Y QUE ES EL MCDA?

En el debate sobre cémo con-
jugar innovacion y sostenibili-
dad con las necesidades de los
pacientes, aparece el MCDA. Se
trata de una herramienta meto-
doldgica que ayuda a segmen-
tar un problema o situacién de
forma explicita en términos de
eleccién, ordenacion o clasifica-
cion de alternativas para informar
y facilitar la toma de decisiones,
pero que en ningudn caso reem-

En el ambito de las
enfermedades raras,
los decisores estan
contemplando cada vez
mads aspectos; factores

clinicos y no clinicos que

no son tomados en cuenta
por las herramientas
tradicionales

plaza la toma de decisiones per
se. La decision final dependera
siempre de muchos factores,
entre los que pueden figurar
cuestiones politicas y juicios de
valor, ademés de la evidencia
clinica, econémica y social.

Teniendo esto en cuenta, el
MCDA puede ser muy util como
instrumento de ayuda a la toma
de decisiones, bajo condiciones
de correcta eleccién y aplica-
ciéon de la técnica, ya que ayuda

a incrementar la consistencia y
transparencia de las decisiones.
En efecto, el MCDA permite sis-
tematizar el proceso de decisién
en diferentes etapas, de manera
estructurada e incorporando de
forma explicita las preferencias
de los agentes implicados a lo
largo del proceso, tanto deciso-
res como otros agentes relevan-
tes. Esto aporta claridad sobre los
criterios que son sustanciales a la
hora de evaluar un farmaco y la
importancia relativa de cada uno
de estos criterios, lo cual resulta
de mucha utilidad en contextos
de alta complejidad, cémo es la
evaluacién de los MMHH.

Ademas de las decisiones de
financiacion de nuevos farma-
cos, en el sector sanitario los
resultados del MCDA pueden
usarse también para evaluar el
beneficio-riesgo de diferentes
alternativas, analizar una deci-
sion de cartera, establecer deci-
siones de priorizacion de uso de
recursos, evaluar una tecnologia
sanitaria o establecer criterios de
priorizacién en el acceso de los
pacientes a las innovaciones o a
las prestaciones existentes®.

EL AUGE DEL MCDA EN EL
SECTOR SANITARIO

Si bien es cierto que la aplica-
cién del MCDA es relativamente
reciente en el &mbito sanitario,
este método ha sido utilizado
ampliamente durante las Gltimas
décadas tanto en el sector publi-
co como en el privado, como
por ejemplo, en la toma de deci-
siones de transporte, energia,



FIGURA 1. NUMERO DE ESTUDIOS DE MCDA EN MMHH PUBLICADOS
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Fuente: Elaboracién propia basada en Baran-Kooiker (2018)¢ y una bisqueda
realizada en Pubmed hasta diciembre 2019

medio ambiente, defensa, inmi-
gracion o inversiones®.

En el sector sanitario, esta herra-
mienta ha experimentado un
auge en los Ultimos afos, que se
refleja en el creciente nimero de
estudios publicados. Entre 2016
y 2018, las publicaciones de
MCDA en el &mbito de las EERR
superd al nimero de publicacio-
nes totales que se habian realiza-
do hasta ese afio (Figura 1).

Entre las publicaciones sobre
MCDA en MMHH cabe distin-
guir dos grupos diferenciados
de estudios: modelos tedricos,
mayormente con MMHH simula-
dos; y otros estudios de aplica-
cién practica en condiciones de
evaluacién y datos reales.

EL MCDA FRENTE A LA
EVALUACION ECONOMICA
Son muchos los autores que
afirman que los métodos con-
vencionales de evaluacién de
tecnologias sanitarias, incluida

la evaluacion econdmica, no
permiten valorar la multiplicidad
de dimensiones, criterios e impli-
caciones de indole ética, politica,
social y econdmica asociados a
los MMHH’. Combinar adecua-
damente todas las variables
pertinentes en las decisiones
de financiaciéon exige intercam-
biar opiniones y deliberar sobre
estas dimensiones. En el caso de
los MMHH, la contraposicién de
criterios, valores y posturas se
intensifican’.

En este contexto, el MCDA es
uno de los instrumentos que
puede ayudar a superar algunas
de estas dificultades. Una de las
ventajas que trae consigo frente
a otros instrumentos es que dis-
pone de una taxonomia de herra-
mientas metodoldgicas para
combinar o agregar multiples
criterios en un solo parametro
de valor’.

En este sentido, actualmente
se debate sobre la utilidad del
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MCDA como una herramienta
complementaria a la evaluacion
econdmica. En nuestra opinidn,
seria un error interpretar el
MCDA como un sustituto del
analisis coste-efectividad. Por
el contrario, la combinacién de
multiples criterios se plantea
como un complemento de los
métodos de evaluacion conven-
cionales, no como alternativa
para sustituirlos.

La implementacion de una meto-
dologia de MCDA reflexiva para
apoyar la toma de decisiones
sobre MMHH estaria alineada
con una de las nueve recomen-

Los métodos
convencionales de
evaluacion de tecnologias
sanitarias, incluida la
evaluacion economica,

no permiten valorar

la multiplicidad de
dimensiones, criterios e
implicaciones

daciones establecidas por el
Grupo de Trabajo Europeo para
la Evaluacion del Valor y los Pro-
cesos de Financiacién en Enfer-
medades Raras (ORPH-VAL)S,
que propone que la evaluacion
de MMHH deberia considerar
todos los elementos relevantes
del valor del f&rmaco, en un mar-
co multidimensional apropiado,
y trascendiendo los atributos
incluidos en las evaluaciones
convencionales.
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FIGURA 2. PROCESO DE REALIZACION DE UN MCDA
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Fuente: Thokala y Duenas (2012)°

Dadas las peculiaridades de los
MMHH, a menudo no alcanzan
los umbrales establecidos por el
analisis coste-efectividad. Aunque
la l6gica del coste-efectividad es
ampliamente reconocida como
elemento necesario para guiar la
toma de decisiones con recursos
limitados, ninguna de las Agen-
cias Evaluadoras de Tecnologias
Sanitarias que tienen en cuenta
la evaluacion econémica utilizan
como Unica métrica la relacién
coste-efectividad incremental
(RCEI). Para aquellos que no estén
familiarizados con esta técnica, el
RCEl implica priorizar las interven-
ciones o tecnologias sanitarias no
s6lo segun su efectividad, sino
segun el balance entre sus costes
y los resultados en salud compa-
rados frente a su mejor alternati-
va. No obstante, el criterio de la
efectividad/coste de oportunidad
es una condicién necesaria, pero
no suficiente, para guiar la asig-
nacién de recursos sanitarios. Una
de las posibles debilidades de la
evaluacién econdmica reside en

NEWSRARE

que no permite tomar en cuenta
las diferentes dimensiones de una
tecnologia sanitaria ni incorporar
las preferencias individuales y
sociales de los agentes que inter-
vienen en el proceso, al igual
que una de las debilidades del
MCDA es que no incorpora de
forma adecuada el concepto de
coste de oportunidad, motivo por
el que este tipo de abordajes son
claramente complementarios y
no excluyentes.

aCéMO REALIZAR UN MCDA?
Generalmente, la realizacién de
todo MCDA comprende una
serie de fases comunes, que
conllevan la definicién del pro-
blema, la seleccidn y estructura-
cién de los criterios de decision,
la recopilacién de evidencia, la
asignacion de ponderaciones a
los criterios, la evaluacidn de las
alternativas a través de pesos o
puntuaciones, el calculo de los
valores agregados, el manejo de
la incertidumbre y la interpreta-
ciéon de resultados (Figura 2)°.
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Se han publicado algunas guias
de buenas practicas que han exa-
minado la aplicacién del MCDA'™.
Una de las més relevantes ha sido
publicada por el ISPOR Task Force
Report™. Entre algunos ejemplos
de buenas practicas en el desa-
rrollo y aplicaciéon de un MCDA,
se encuentran la realizacion de
pruebas piloto para garantizar el
tipo de método de ponderacién
y puntuacién; conocer y enten-
der la heterogeneidad de los
distintos tipos de agentes (stake-
holders) que formaréan parte del
proceso de evaluaciény manejar
el tipo de incertidumbre asocia-
do al modelo.

CRITERIOS A CONTEMPLAR
EN UN MCDA EN EERR

La eleccién de los criterios es un
paso fundamental en todo MCDA,
que puede variar en funcién del
objetivo planteado. Los criterios
incluidos deben cumplir algunas
condiciones imprescindibles: ser
no redundantes, independien-
tes, completos, operacionales



y medibles. Cada criterio debe
contribuir al resultado o beneficio
con independencia de los demas
y evitando la duplicidad.

Cuando se analizan los criterios
empleados en los MCDA publi-
cados en la literatura, existe
un alto grado de coincidencia
en cuanto a los mas utilizados
en la evaluacion de MMHH. En
general, los aspectos clinicos
(impacto en la salud, gravedad
de la enfermedad y necesidades
terapéuticas no cubiertas) son los
criterios mas habituales, mientras
que los aspectos econémicos
(ya sea impacto presupuestario
o coste-efectividad) juegan un
papel minoritario y se incluyen en
menos de la mitad de los MCDA.
Es decir, no existe un consenso
sobre el grado de importancia de
su inclusiéon y a menudo se incu-
rre en una definicion equivoca
de los criterios, solapamiento y
doble contabilizacion de costes’.

La seleccién de los criterios
puede realizarse de dos formas
alternativas. Una primera es ad
hoc para una decision en con-
creto, empleando un método
top-down en donde los criterios
se seleccionan antes de conocer
las alternativas a evaluar o un
método bottom-up, en donde
las alternativas son selecciona-
das primero y los criterios son
dependientes de éstas. La otra
forma es empleando un marco
general de criterios predefinidos.

Uno de los marcos més cono-
cidos y utilizados en el sector

salud es el marco EVIDEM (Evi-
dence and Value: Impact on
Decision-Making), disefiado
inicialmente en 2006, y que ha
sido adaptado en diversas oca-
siones'?. Actualmente, el EVIDEM
cuenta con una serie de criterios
genéricos y universalmente ope-
racionales (concretamente, 13
criterios cuantitativos agrupados
en 5 dominios) y 7 criterios con-
textuales que se distribuyen en
dos grupos de dominios.

El1 MCDA es una
herramienta metodologica

que ayuda a segmentar un

problema o situacion de
forma explicita

También existen marcos espe-
cificos ad hoc creados en el
ambito de las EERR. Uno de los
primeros fue el desarrollado
por Hughes-Wilson en 2012,
con la intencién de servir como
herramienta de evaluacién en la
fijacion de precio y reembolso
en el contexto de la Unién Euro-
pea. Los criterios propuestos
fueron la rareza, gravedad de la
enfermedad, disponibilidad de
otras alternativas (necesidades
terapéuticas no cubiertas), nivel
de impacto sobre la condicidn
que ofrece el nuevo tratamiento,
si el medicamento puede usarse
en una o mas indicaciones, el
nivel de investigacién llevado a
cabo por el laboratorio, junto con
otros factores, como la compleji-

"
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dad de fabricacién y las medidas
de seguimiento requeridas por
las autoridades’.

En cuanto a la adaptacion de los
marcos predefinidos en Espana,
cabe destacar la experiencia pilo-
to de Cataluna en 2015, a través
de la cual se comparé el marco
EVIDEM con los criterios usados
por el Comité Farmaco-terapéu-
tico del CatSalut (PASFTAC) para
evaluar los MMHH, concluyendo
que eran similaresy que el MCDA
podia ser una herramienta util
complementaria de sus métodos
de evaluacién'™.

Otra adaptacién, mas reciente,
del marco EVIDEM en el ambi-
to de los MMHH realizada en el
contexto espafiol es la publicada
por Badia et al. en 2019, donde
los autores proponen un marco
reflexivo con atributos relevantes
que faciliten la toma de deci-
siones|'™. Para ello, un grupo
multidisciplinar de expertos en
EERR en Espafa, formado por
representantes del Grupo de
Enfermedades Raras y Medica-
mentos Huérfanos de la SEFH
(OrPhar-SEFH), la Federacién
Espafola de Enfermedades Raras
(FEDER), el Instituto de Salud Car-
los 11, el Instituto de Investigacion
en Enfermedades Raras (lIER) y el
Centro de Investigacién Biomédi-
ca en Red de Enfermedades Raras
(CIBERER), entre otros, adaptaron
el marco EVIDEM, proponiendo
modificaciones a la definicién y/o
escalas de los criterios (Tabla 1).
La validacién de los criterios se
realizé en una segunda fase, pro-
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TABLA 1. GRITERIOS SELECCIONADOS POR EL GRUPO DE EXPERTOS PARA EVALUAR LOS MMHH

CRITERIOS RELACIONADOS CON LA EVALUACION DE

MEDICAMENTOS HUERFANOS ENCONTRADOS EN LA
LITERATURA (CRITERIOS PROPUESTOS)
CRITERIOS RELACIONADOS CON LA ENFERMEDAD

Gravedad de la enfermedad*

Rareza o tamafo de la poblacion afectada*
Necesidades no cubiertas*
CRITERIOS RELACIONADOS CON EL TRATAMIENTO
Eficacia/efectividad*
Seguridad/tolerabilidad*
Resultados percibidos por los pacientes (PROs)*
Tipo de beneficio preventivo*
Tipo de beneficio terapéutico*
Innovacion del tratamiento
Indicacion Unica en su género
Coste del tratamiento*
Otros costes sanitarios*
Costes no sanitarios/costes indirectos*
Coste efectividad
Complejidad de la fabricacién
Calidad de la evidencia*
Consenso de expertos/guias de practica clinica*
Medidas de seguimiento
CRITERIOS DE CONTEXTO
Mandato y alcance del sistema de salud*
Acceso y prioridades de la poblacion*
Objetivo comun e intereses especificos*
Impacto medioambiental*
Coste de oportunidad y asequibilidad*
Capacidad del sistema y uso apropiado de la intervencion*

CRITERIOS SELECCIONADOS EN EL TALLER 1

CRITERIOS RELACIONADOS CON LA ENFERMEDAD
Gravedad de la enfermedad
Necesidades no cubiertas
CRITERIOS RELACIONADOS CON EL TRATAMIENTO

Seguridad/tolerabilidad
Resultados percibidos por los pacientes (PROs)

Coste del tratamiento

Otros costes sanitarios

Costes no sanitarios/costes indirectos

Calidad de la evidencia (+ consenso de expertos)
CRITERIOS DE CONTEXTO

Mandato y alcance del sistema de salud

Acceso y prioridades de la poblacién

Objetivo comun e intereses especificos (+ guias

Coste de oportunidad y asequibilidad

Capacidad del sistema y uso apropiado de la

X No incluido en el marco

Titulo/definicion a modificar o adaptar
e incluida en el marco

v Incluido en el marco

X
Eficacia/efectividad
Impacto terapéutico
) 4
X
X
v
v
v
X de practica clinica)
X
intervencion
) ¢4
v LEYENDA:
v
(4
) 4
v
v

Fuente: Badia et al. (2019)"®

* Criterio del marco EVIDEM

bando posteriormente el marco
en dos medicamentos huérfanos
concretos.

explicitas.
TECNICAS DE PONDERACION,

evaluadores para identificar la
mejor alternativa, incorporando
ponderaciones y puntuaciones

cuantitativos, es decir, cuanto de
importante es el criterio “x” frente
al "z". Estas ponderaciones seran
probablemente distintas para

cada grupo de actores. La selec-

PUNTUACION, MODELIZA-
CION Y MANEJO DE LA
INCERTIDUMBRE EN EL MCDA
En la fase de modelizacidn, la
evidencia recogida es objeto de
cuantificacién por parte de los

NEWSRARE

El objetivo de la ponderacién
de las alternativas es capturar
las preferencias y prioridades
de los agentes implicados sobre
la importancia que tiene para
ellos cada uno de los criterios
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cién del método de ponderacion
dependera de las caracteristicas
del problema de decisién.

Por su parte, el objetivo de la
puntuacién es valorar de mane-



ra cuantitativa las intervenciones
evaluadas segun los diferentes
criterios que se han conside-
rado previamente relevantes
(en la fase de ponderacidn). La
seleccion del método de pun-
tuacion debe hacerse teniendo
en cuenta la carga cognitiva de
los actores, el nivel de precision
requerido, los fundamentos teé-
ricos y la heterogeneidad de los
agentes.

Los métodos de ponderacién
mas utilizados en los MCDA de
MMHH son el método jerarquico
(escala 1 a 5)y el método direc-
to (reparto de 100 puntos). Sin
embargo, algunos estudios han
utilizado métodos de eleccién
discreta. Un ejemplo de ello es
el estudio resultante de un pro-
yecto europeo (Lépez-Bastida
et. al 2019)'¢, que llevd a cabo
un piloto evaluando la viabilidad
de utilizar el método de eleccidon
discreta para investigar las pre-
ferencias individuales desde la
perspectiva del pagador en rela-
cién a la financiacién de MMHH.
El estudio, aplicado en Inglaterra,
Francia, Alemania, Italia y Espa-
fia, revelé una preferencia rela-
tiva por algunos atributos sobre
otros: el coste del tratamiento,
la mejora de la salud, la relacién
calidad-precio (value for money)
y las alternativas disponibles reci-
bieron la mayor importancia. La
gravedad de la enfermedad, la
poblacién a la cual va dirigida la
terapia, los tiempos de espera y
los efectos secundarios también
son valores sociales importantes
que no deben ignorarse.

EN PROFUNDIDAD -

eleccidén discreta.

EXISTEN DOS GRANDES GRUPOS DE METODOS DE
PONDERACION Y PUNTUACION:

* Los métodos de composicion, que incluyen los métodos direc-
tos, métodos jerarquicos y métodos de concordancia;

* Los métodos de descomposicién, que incluyen los modelos de

FIGURA 3.
¢COMO ELEGIR EL MCDA MAS ADECUADO?

Consideraciones
para elegir la técnica

Transparencia

Consistencia y logica interna

Disponibilidad de software

Falidad de uso

AN N I N I N I N I N NI N R N

Tiempos realistas

Fuente: Elaboracién propia

Capacidad de reproducibilidad

mas adecuada

Requerimientos de los datos consistentes con el objetivo

Carga cognitiva de los participantes

Personal capacitado para el analisis

La forma en la que se constru-
yen los modelos de agregacion
de preferencias también es un
elemento que diferencia a los
distintos MCDA. La valoracion
puede hacerse de distintas
maneras: directamente mediante
un valor cuantitativo; comparan-
do alternativas; o comparando
escenarios que incluyan distin-
tas combinaciones de criterios y
valoraciones. Asi, podemos dis-
tinguir entre modelos de medida
del valor, modelos outranking y
modelos por objetivos o niveles
de referencia’.
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Como en todos los ejercicios de
modelizacién, el resultado depen-
de de las asunciones realizadas
y de las decisiones tomadas a
lo largo de la construccién del
modelo, no solo de los inputs y
de la propia estructura del mismo.

Un elemento a tener muy en
cuenta es la incertidumbre
estructural asociada al disefio del
modelo construido, sin olvidar
que existen otros tipos de incer-
tidumbre, como la estocéstica o
la relacionada con la evidencia
clinica. Parte de esta incertidum-
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bre se debe manejar a través del
analisis de sensibilidad, que pro-
porciona una medida de validez
de los resultados.

LOS STAKEHOLDERS

Uno de los puntos més relevantes
del MCDA es que la herramienta
en si misma se fundamenta en un
proceso deliberativo, explicito y
de ordenacion de preferencias
de los agentes implicados en el
proceso de toma de decisiones.
La composicion y el perfil de
cada uno de los miembros del
comité repercutird por tanto en
los resultados del MCDA. De ahi
la importancia del proceso de
seleccién de los evaluadores, ya
que determinara la validez inter-
na y externa de los resultados,
debiendo detallarse cémo y por
qué se han elegido y explicitar
posibles conflictos de interés.
La multidisciplinariedad es un
elemento fundamental para dar
voz a todas las partes involucra-
das en la decisién o afectadas
por la misma y que enriquecera
el intercambio de valoraciones
individuales y el anélisis en su
conjunto.

Segun una revision de algunos
MCDA publicados en MMHH,
los comités multidisciplinares
estaban generalmente formados
por entre 8 y 28 miembros. Los
actores mas comiunmente repre-
sentados fueron los clinicos,
presentes en todos los comités,
seguidos de los pacientes o
representantes de asociaciones
de pacientes (en el 90% de los
comités) y decisores/pagadores

NEWSRARE

Las experiencias de
aplicacion real a nivel de
organismos evaluadores

y pagadores todavia

son escasas, aunque

ya se han producido

algunos avances a nivel
tanto nacional como
internacional

(60%). El resto de agentes fueron
menos frecuentes (economistas
de la salud, farmacéuticos, repre-
sentantes de la industria farma-
céutica, enfermeria, etc), siendo
la composicion de los comités
sustancialmente variable entre
los distintos estudios’’.

Como era de esperar, se obser-
van diferencias entre las pre-
ferencias y prioridades de los
distintos actores. En general, los
pacientes reparten sus pondera-
ciones de forma més igualitaria,
dando mas peso que el resto a
la afectacién de la vida cotidia-
na. Por su parte, los clinicos dan
mas peso a la gravedad de la
patologia y a la efectividad del
tratamiento, mientras que los
pagadores ponderan en mayor
medida los costes y la falta de
alternativas terapéuticas.

APLICABILIDAD DEL MCDA
EN LA EVALUACION DE
MMHH

El creciente nimero de estudios
publicados recientemente reve-
la un mayor interés por utilizar
el MCDA en EERR. Sin embar-
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go, la mayoria son aplicaciones
tedricas o ejercicios aislados de
evaluacién de fadrmacos concre-
tos, impulsados por la industria
farmacéutica, por ejemplo en
hipertension arterial pulmonar'®,
carcinoma de tiroides diferencia-
do refractario al yodo radioacti-
vo'?, tumores neuroendocrinos
gastroenteropancreatico?, linfo-
ma no-Hodgkin?', sindrome de
Turner? o inmunodeficiencia?®.

Las experiencias de aplicacién
real a nivel de organismos eva-
luadores y pagadores todavia
son escasas, aunque ya se han
producido algunos avances a
nivel tanto nacional como inter-
nacional.

En el contexto nacional, pode-
mos resaltar algunos pilotos
desarrollados a nivel regional. Si
bien no todos se refieren espe-
cificamente al d&mbito de los
MMHH, sirven de inicio y explo-
racion para poder establecer
consensos sobre el mejor uso y
aplicabilidad de esta herramien-
ta. Como ya hemos mencionado,
Cataluia fue pionera en este
sentido, poniendo en marcha un
piloto en el PASFTAC para testar
como de alejado era su proceso
del que se derivaria de un MCDA
mas formal'.

También se han realizado otros
ejercicios conceptuales, contan-
do con decisores y representan-
tes de organismos relevantes,
para desarrollar un marco espe-
cifico de evaluacién de MMHH a
nivel nacional', o para conocer



las preferencias de los deci-
sores en cuanto a los criterios
de evaluacién de los farmacos.
Por ejemplo, se llevd a cabo un
proyecto para analizar las prefe-
rencias de un grupo de evalua-
dores de la Agencia Espafiola
de Medicamentos y Productos
Sanitarios, que sirvié para poner
de manifiesto que algunos de los
criterios del marco EVIDEM no se
contemplan explicitamente en
los Informes de Posicionamiento
Terapéutico, como es el caso de
la gravedad de la enfermedad,
la calidad de la evidencia y las
necesidades no cubiertas?. Otro

| =

trabajo analizé las preferencias
de evaluadores de las comisio-
nes regionales de Andalucia,
Pais Vasco y Catalufia respecto a
los distintos criterios, siendo los
mas valorados la gravedad de la
enfermedad, la eficacia y seguri-
dad comparada, la calidad de la
evidencia y el tipo de beneficio
terapéutico®.

A conclusiones similares llegd un
trabajo publicado mas reciente-
mente, realizado a partir de un
total de 98 evaluadores y deci-
sores (87% farmacia hospitalaria,
10% clinicos, 1% pacientesy 1%

A
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economistas de la salud), segun
los cuales los criterios méas impor-
tantes son la gravedad, la eficacia
y la calidad de la evidencia, y los
menos relevantes los costes no
sanitarios, el alineamiento con
las guias de préctica clinica y el
tamano de la poblacién afectada
(Figura 4)%.

A nivel de microgestion, algunos
hospitales, como el Virgen de la
Macarena de Sevilla, han utiliza-
do el MCDA para evaluar nuevos
medicamentos en su comisién
farmacoterapéutica, demostran-
do que la herramienta era (til

A

. ;

N ‘

FIGURA 4. PONDERACION DE LOS CRITERIOS CUANTITATIVOS DEL MARCO EVIDEM POR 98 EVALUADORES Y DECISORES A NIVEL NAGIONAL

Gravedad de la enfermedad
Comparativa de eficacia / efectividad
Calidad de la evidencia
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TABLA 2. EJEMPLOS EN LA PRACTICA REAL DE UTILIZACION DEL MCDA PARA APOYAR LA TOMA DE DECISIONES

PAIS EJEMPLOS DE UTILIZACION

Medicamentos huérfanos, NICE
. . Respiratorio, mental, salud infantil, cardiovascular e intervenciones oncoldgicas, NHS/ Primare Care
Inglaterra/ Reino Unido Trusts
Principales gastos de capital, NHS
Decisiones de diagndstico y tratamiento
EE.UU. o .
Disefio de ensayos clinicos
Establecimiento de prioridades sanitarias
Canada Presupuestos
Intervenciones para dolor crénico no oncoldgicos
Alemania Incorporacion de la participacion de los pacientes en los enfoques cuantitativos del MCDA, IQWIG
Suecia Cobertura de medicamentos huérfanos, TVL
Bioldgicos de alto coste, TVL
Dinamarca Cobertura de medicamentos huérfanos
Finlandia Investigacion y prevencion de la obesidad
Holanda Cobertura de medicamentos huérfanos
Establecimiento de prioridades en la atencidon sanitaria publica
Italia Marco EVIDEM utilizado con dispositivos médicos, evaluaciones de diagnodstico y productos
farmacéuticos
Francia Screenings
Noruega Establecimiento de prioridades sanitarias
Hungria Tecnologias médicas hospitalarias, OEP
Escocia Cobertura de medicamentos huérfanos, NHS
Enfoque algoritmico utilizando el software 1000Minds para analizar la cirugia de revascularizacion
Nueva Zelanda L
miocdrdica, MoH
Sudafrica Plan de salud privado utilizado para citologia de base liquida para deteccién de cancer cervical
Ghana Establecimiento de prioridades sanitarias
Tailandia Intervenciones sanitarias en el paguete de beneficios de cobertura universal de salud, NHS
Israel Nuevas tecnologias sanitarias, Health Basket Committee

Fuente: Drake et. al (2017)%°

para detallar los criterios consi-
deradosy entender sus procesos
de evaluacién en la incorpora-
cién de nuevos farmacos?.

Cabe también sefalar el creciente
interés que han demostrado algu-
nas agencias regionales de eva-
luacion de tecnologias sanitarias
en el desarrollo metodolégico del
MCDA. Este es el caso de la agen-
cia de Andalucia, que desarrollé

NEWSRARE

una guia para la elaboracién de
recomendaciones basadas en
MCDA y de la agencia del Pais
Vasco, que desarrollé un marco
contextual multi-criterio recopila-
do en 26 criterios cualitativos de
dominios éticos, organizativos,
legales, sociales y medioambien-
tales, entre otros?®%7.

A nivel internacional, también
se observa un uso creciente del
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MCDA en la practica real, con
multiples ejemplos de utilizacién
en distintos paises, sobre todo
en la priorizaciéon de interven-
ciones de alto impacto y MMHH
financiados de manera publica
(Tabla 2)%.

Otros ejemplos los encontramos
en paises como Bélgica, en don-
de se propuso un marco de refe-
rencia para mejorar la rendicién



Vision holistica: mayor rango de
criterios considerados, incluyendo los
de indole ética

Mayor transparencia y rendicion de
cuentas

Divide un problema complejo en
piezas manejables

Sintesis de informacién e
identificacién de incertidumbres
Entendimiento exhaustivo de la
situacion

Debate multidisciplinar estructurado:

clarifica los puntos de acuerdo y
desacuerdo

Democratiza la planificacién: variedad
de agentes

de cuentas en el marco de reem-
bolso de prestaciones publicas
sanitarias, Colombia, donde
la Comisién de Regulacion en
Salud utilizé el marco EVIDEM
para actualizar las prestaciones
del Plan Obligatorio de Salud* o
Lombardia (en Italia), que ha uti-
lizado un enfoque MCDA reflexi-
vo combinado con el modelo
central de la Red Europea para
la Evaluacién de Tecnologias
Sanitarias para evaluar y tomar
decisiones de cobertura y reem-
bolso de medicamentos de alto
impacto desde 20123".

El MCDA cuenta con una serie de
ventajas, entre las que destaca el
hecho de que permite analizar
las intervenciones desde una
vision holistica, considerando
explicitamente atributos de valor
que pueden ser relevantes para
la sociedad, que van mas allé
de los tradicionales de eficacia,
seguridad y precio. Ademais,
entre los atributos a considerar

* Tiempo y recursos de implementacién
* Riesgo de doble contabilizacién

* Interpretabilidad y subjetividad

* Generalizacién de los resultados

* Dificultad de considerar el coste de
oportunidad

« Dificultad para encontrar un
comparador adecuado

» Exceso de complejidad en ciertos
€asos

* Manejo de la incertidumbre
* Menor grado de discrecionalidad

* Arbitrariedad en el proceso de
valoracion

* Posibles conflictos de interés

se pueden incluir elementos
cualitativos y contextuales.

Al ser el MCDA una herramienta
que ayuda a formalizar el proce-
so de decisidn y armoniza el tra-
bajo conjunto de todos los agen-
tes que intervienen durante el
mismo, permite dotar de mayor
transparencia y rendicion de
cuentas a la toma de decisiones,
puntos muy necesarios en con-
textos opacos y complejos como
la evaluacion de medicamentos

huérfanos. Ademas, permite el
debate reflexivo, argumentado
y multidisciplinar, ayudando a
poner en comun y entender las
distintas perspectivas, incluyen-
do la del paciente.

Sin embargo, el MCDA también
adolece de ciertas limitaciones.
Entre ellas, cabe citar el riesgo de
doble contabilizacién de algu-
nos criterios, la omisién de otros
aspectos relevantes, como el cos-
te de oportunidad, la subjetividad
inherente al grupo que realiza la
evaluacién, el potencial uso ses-
gado de la herramienta, la falta
de comparabilidad entre distintos
ejercicios o la dificil generaliza-
cién de los resultados®. En el caso
de las enfermedades raras, otro
punto débil del MCDA es que
en algunas ocasiones puede ser
dificil la elecciéon de un compara-
dor adecuado, dado que se trata
de enfermedades para la que no
existen alternativas terapéuticas,
lo que hace que el resultado no
esté acorde a la estrategia de
posicionamiento del farmaco.

En conclusiéon, el MCDA es una herramienta metodoldgica de

creciente uso para evaluar los MMHH, ya que permite capturar

elementos de valor adicionales al anélisis coste-efectividad estan-

dar, desde una vision més amplia y holistica que puede respaldar

diferentes tipos de decisiones en el &mbito sanitario. Aln asi, hace

falta mayor consenso y homogenizacion en su aplicacion practica.

En todo caso, no debe olvidarse que el MCDA no puede sustituir

a la toma de decisiones en si misma, ni ser la Unica herramienta

empleada en el proceso de evaluacién, sino que deberia utilizarse

como un instrumento mas de apoyo a la toma de decisiones.
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RESUMEN

El bajo nivel de evidencia dis-
ponible para los medicamentos
huérfanos, junto con su eleva-
do impacto presupuestario y
su alto ratio coste-efectividad
incremental, dificulta el proceso
de evaluacion de estos medi-
camentos. Ante esta situacion,
el Servicio Catalan de la Salud
(CatSalut) se planted incorporar
el Anélisis de Decision Multi-
Criterio (ACDM) en las evalua-
ciones de los medicamentos
huérfanos.

El objetivo del estudio es esta-
blecer si la introduccién de
esta metodologia de decisién
multicriterio puede ayudar en el
proceso de evaluacion y toma de
decisiones en el acceso de los
medicamentos huérfanos.
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Para ello el CatSalut, en el marco
de su Programa de Armonizacidn
Farmacoterapéutica, desarrollé
una estrategia de implantacién
basada en 3 etapas. En una
primera etapa, se selecciona-
ron y estructuraron los criterios
cualitativos y cuantitativos. En
segundo lugar, se establecieron
los pesos relativos de los criterios
seleccionados. En tercer lugar,
se escogieron 3 medicamentos
huérfanos (alfa 1 antitripsina para
el déficit de alfa 1 antitripsina,
eliglustat para la enfermedad de
Gauchery tolvaptan para el rifidn
poliquistico) y se evaluaron de
acuerdo con el marco definido
anteriormente.

Los criterios seleccionados y
priorizados con mayor peso
especifico para incorporar a la



evaluacidén fueron la severidad
de la enfermedad, la necesidad
no cubierta, la efectividad, la
seguridad y tolerabilidad com-
parada, el tipo de beneficio
terapéutico, el coste anual del
tratamiento por paciente, los
otros costes médicos, la calidad
de la evidencia, los consensos de
expertos y las guias de practica
clinica.

Para cada uno de los 3 medica-
mentos huérfanos se establecié
el valor medio resultante de
la evaluacion multicriterio. Sin
embargo, a pesar de definir un
valor estimado para cada medi-
camento, los miembros del pro-
grama de armonizacién farma-
coterapéutica consideraron que
el MCDA contribuia a la toma de
decisiones utilizando los criterios
por separado, en lugar de usar
el valor medio de puntuacién de
todos los criterios.

El estudio concluye que la meto-
dologia MCDA puede serimple-
mentada en la evaluacién de
medicamentos huérfanos como
un complemento para la toma
de decisiones del programa de
armonizacion y del CatSalut, y
que es una ayuda para la defini-
cién de su valor clinico afadido.
En definitiva, el MCDA se mues-
tra como una herramienta que
anade transparencia y estructura
la discusion de los comités de
evaluacién de medicamentos,
mejorando la predictibilidad de
las decisiones y recomendacio-
nes de acceso de los medica-
mentos huérfanos.

El acceso a los medicamentos
huérfanos es un reto para todos
los servicios de salud. La enorme
incertidumbre, tanto en térmi-
nos clinicos como econdmicos,
dificulta enormemente la toma
de decisiones. Establecer meca-
nismos de evaluacion rigurosos,
transparentes y predictibles que
aseguren la validez interna y
externa de las decisiones y reco-
mendaciones permite acotar la
incertidumbre, armonizar los cri-
terios de uso y asegurar la equi-
dad de acceso y de resultados.

La iniciativa del CatSalut de incor-
porar la metodologia MCDA en
su programa de armonizacion
farmacoterapéutica es un paso
mds para intentar mejorar la
toma de decisiones a partir de la
incorporacién de metodologia
explicita y reproducible.

La principal conclusién del estu-
dio es que la implementacion
de la metodologia MCDA en la
evaluacion de medicamentos
huérfanos es un apoyo y comple-
mento a la evaluacidn clasica que
ahade transparencia y estructura
la discusion de los comités de
evaluacidon de medicamentos,
pero que no se visualiza como
una herramienta para clasificar
cuantitativamente el valor de los
mismos.

Esta conclusién es importante, ya
que de inicio uno podria querer
utilizar esta metodologia para
cuantificar y comparar numé-
ricamente los medicamentos
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evaluados. Sin embargo, los
investigadores concluyen que
ésta no es su utilidad, sino que la
principal ventaja encontrada es
que permite estructurar y poner
mayor transparencia y método a
la evaluacién, asi como anadir a
la evaluacion clasica (basada en
la eficacia, la seguridad y el cos-
te) otros elementos importantes
para la toma de decisiones de
acceso, como las necesidades
no cubiertas o la rareza.

La metodologia MCDA no esté
exenta de criticas por parte de
aquellos que defienden que en
la evaluacién coste-efectividad
todos estos criterios de una forma
u otra ya se encuentran incluidos
y que el MCDA lo que hace es
sumar varias veces un mismo cri-
terio o similar. De todas maneras,
el CatSalut no abandona la eva-
luacién clésica, sino que le afade
las partes positivas del MCDA,
tanto metodoldgicas como de
enriquecimiento y estructura-
cién del debate. Solamente la
explicitacién de los criterios y
armonizacion de los mismos en
las sucesivas evaluaciones ya es
una mejora sustancial.

Por ultimo, cabe resaltar que
es una muy buena noticia que
un servicio de salud de una
administracién publica como el
CatSalut incorpore metodologia
explicita y transparente para su
toma de decisiones. Se trata de
un buen ejemplo a seguir de cara
aresolver el reto del acceso a los
medicamentos huérfanos con la
maxima transparencia y rigor.
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Contexto

El Anélisis de Decision Multi-Cri-
terio (MCDA) es un instrumento
para la toma de decisiones que
toma en cuenta factores mul-
tidimensionales y que permite
la comparacién de tecnologias
sanitarias. El enfoque utilizado
en el MCDA estéd ganando fuerza
en la Evaluacién de Tecnologias
Sanitarias (ETS) y algunos de sus
elementos estdn empezando a
ser utilizado en las ETS que se
realizan en Europa. En esa mis-
ma linea, algunos expertos pro-
ponen que el enfoque utilizado
en MCDA puede ser utilizado
para la evaluacién de los medi-
camentos huérfanos, ya que se
incluyen criterios especificos
para las enfermedades raras que
no se cubren con una evaluacién
tradicional.
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Objetivo

El objetivo principal de este arti-
culo es mostrar cual es la situa-
cién actual y dltimos avances en
el uso del MCDA para la ETS en
medicamentos huérfanos a tra-
vés de la revision de los modelos
existentes, las caracteristicas de
sus disefios, asi como identificar
oportunidades para la mejora del
modelo.

Método

Los autores realizaron una revi-
sién de la literatura en enero de
2018 a través de las principa-
les bases de datos (MEDLINE,
EMBASE, Web of Science....)
para buscar publicaciones rela-
cionadas con el uso del MCDA
para enfermedades raras. Los
modelos de MCDA identificados
fueron analizados a través de sus
elementos, como estructura, cri-



terios, puntuacidn y metodologia
de ponderacion.

Resultados

Se identificaron 211 publicacio-
nes, de las cuales se selecciona-
ron 29. Nueve autores desarro-
llaron sus propios modelos de
MCDA, 7 de los cuales estaban
basados en revisiones de la lite-
ratura, con la intencién de identi-
ficar los criterios de decisién mas
relevantes. En 13 publicaciones
(8 modelos), los pesos fueron
asignados a los criterios en base
a los aportes de los distintos
interesados (stakeholders). Los
criterios més utilizados para la
creacién del modelo de MCDA
fueron la eficacia o efectividad
relativa, la necesidad de la
intervencidn y la gravedad de la
enfermedad. Algunos modelos
tenian criterios que se solapa-
ban, especialmente en las areas
de costes y efectividad.

Conclusién

Se han desarrollado una serie
de modelos de MCDA para las
ETS, cada uno con un enfoque
y complejidad diferentes, inclu-
yendo algunos que tenian como
objetivo especifico la evaluacion
de medicamentos huérfanos.
Los modelos han evolucionado
lentamente a través de los afios
en base a pilotos, aportes de
los interesados (stakeholders),
intercambio de experiencias y
publicaciones cientificas. Sin
embargo, falta adn un consen-
so en la estructura del modelo,
la seleccion de criterios y el
peso de éstos. Un modelo mas

simple haria que aumentara su
aceptacion. Un debate entre
los distintos interesados sobre
el disefio y las estrategias de
implementacion de los modelos
de MCDA beneficiarian también
a esa aceptacion.

Posiblemente exista cierto con-
senso entre los expertos en Eva-
luacién de Tecnologias Sanitarias
en la necesidad de incluir un
conjunto de criterios adiciona-
les a los ya conocidos de coste
y efectividad en los procesos
de evaluacién de tecnologias
sanitarias, especialmente vistas
las limitaciones existentes hasta
ahora. Unos de los principales
"damnificados” de estas limita-
ciones son los procesos de eva-
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luacion de medicamentos huér-
fanos, debido a las caracteristicas
de este tipo de medicamentos
(alto coste, ensayos clinicos con
grandes limitaciones, mucha
incertidumbre en sus resultados,
etc.); es por ello que este grupo
de medicamentos puede ser uno
de los que pueden verse benefi-
ciados de tener un enfoque mas
amplio con la asignacién de crite-
rios adicionales en los procesos
de evaluacién como son la equi-
dad, necesidades no satisfechas,
gravedad de la enfermedad, etc.
Si bien muchos expertos pue-
den alegar que estos criterios
ya estan explicitos en muchos
de los procesos de evaluacién
para la asignacion de precio y
reembolso de medicamentos,
la ventaja de la utilizacion del
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MCDA es que no solamente
los criterios son explicitos, sino
que también estan ponderados
seguln su importancia.

El articulo de Baran-Kooiker et
al. es una buena y actualizada
revision de la literatura sobre
las experiencias y modelos de
MCDA en el &mbito de las enfer-
medades raras y medicamentos
huérfanos. El articulo clarifica
muy bien la problematica exis-
tente en sus procesos de eva-
luacién, sefialando las particu-
laridades de Alemania (umbral
de 50 millones de euros tras la
aprobacion de AMNOG), Ingla-
terra - NICE (con un umbral de
coste-efectividad mas alto para
medicamentos huérfanos), Fran-
cia, etc. Como también senalan
los autores, una de las principales
limitaciones del estudio es haber
limitado la busqueda a medica-
mentos huérfanos y enfermeda-
desraras, lo que ha podido llevar
a la omision de publicaciones
que pudieran tener un contenido
relevante y con valor para este
tema, pero en publicaciones de
ambito general.

En el dmbito del MCDA, uno
de los modelos de referencia
es el marco EVIDEM que tuvo
una adaptacion para los medi-
camentos huérfanos en el afio
2016, intentando captar elemen-
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tos como calidad de vida, carga
del cuidador, costes indirectos y
productividad, etc. Este marco es
uno de los que consta con mas
referencias en esta revisién de
la literatura. En esta misma linea,
los autores también sefialan la
existencia del ISPOR Task Force
que realizé dos publicaciones
sobre buenas practicas en el uso
del MCDA.

Los autores de la revisidn tam-
bién sefialan las criticas existen-
tes a los distintos modelos de
MCDA, sefalando algunos de
sus defectos en los disefios y en
la metodologia de las puntuacio-
nes. Esas criticas pueden usarse
como argumento para justificar
el lento avance en el uso del
MCDA por parte de las Agencias
de Evaluaciéon de Tecnologias
Sanitarias en la puesta en marcha
de este instrumento.

El articulo también realiza un ana-
lisis exhaustivo de los principales
criterios utilizados en la literatura,
tales como beneficio, tamano de
la poblacién, necesidades no
satisfechas, eficacia comparada,
seguridad, calidad de la eviden-
cia, innovacion, etc.

Por Gltimo, en las conclusiones,
los autores sefialan varias cosas
importantes. En primer lugar,
la evolucién de los modelos
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de MCDA, con modelos que
cubren especificamente enfer-
medades huérfanas, pero aun
con la necesidad de tener un
mayor consenso en los criterios
a seleccionar y la ponderacion
de estos criterios. En segundo
lugar, a pesar de la existencia
de iniciativas como EVIDEM o el
proyecto MoCA, no existe aun
una implementacién amplia de
este instrumento en el contexto
europeo. En tercer lugar, los pai-
ses han sido flexibles en los pro-
cedimientos de evaluacién de
medicamentos huérfanos, pero
el MCDA puede captar (de una
manera explicita y transparente)
aquellos criterios necesarios para
hacer una evaluacion que tenga
en cuenta factores mas alla del
de coste-efectividad.

Sin duda alguna, la potenciali-
dad de uso del MCDA estéa ahi
y esta revision de Baran-Kooiker
et al. saca a la luz cuales son las
principales experiencias en el
dmbito de los medicamentos
huérfanos. Es necesario avanzar
en la posibilidad de utilizar este
instrumento, que puede ayudar
a tener en cuenta mas criterios
de los habitualmente utilizados
en los procesos de evaluacion
de medicamentos y tecnologias
sanitarias y especialmente a tra-
vés de criterios publicos y trans-
parentes.



UN EXPERIMENTO DE
ELECCION DISCRETA PARA
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assess societal value from the perspective of decision-makers in Europe. Does it
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Contexto

La identificacién de los criterios
que los decisores europeos pue-
den o deben usar para establecer
el valor social de los tratamientos
para las enfermedades raras es
un tema sujeto a debate. El marco
estdndar estd basado en el coste
por afo de vida ajustado por cali-
dad (AVAC) y no tiene en cuenta
el pequefio tamafio del mercado
potencial. Su aplicacién estricta
dejaria, en la préactica, fuera de la
financiacién a los medicamentos
huérfanos. Con este trabajo, los
autores tratan de explorar el uso
para enfermedades raras de un
experimento de eleccién discreta
(EED) basado en las preferencias
individuales de los decisores en
la asignacién de fondos publicos.
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Métodos

A partir de una revisién preli-
minar de la literatura empirica
sobre preferencias distributivas
se seleccionaron los atributos de
valory sus niveles a utilizar en un
analisis de decisién multi-criterio
(MCDA). En una muestra de con-
veniencia de decisores partici-
pantes en un proyecto con cinco
paises europeos (Inglaterra, Fran-
cia, Alemania, Italia y Espafia), se
llevd a cabo un EED explorando
sus preferencias en distintos
escenarios de atencién médica
que involucraban medicamen-
tos huérfanos. La encuesta para
el EED incluyd escenarios con
combinaciones de ocho atribu-
tosy se analizé estadisticamente
mediante regresion logistica.
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Resultados

El nimero de participantes que
completaron el cuestionario fue
de 199. El modelo estadistico
mostrd que los decisores daban
una preferencia relativa mayor a
algunos atributos como el coste
del tratamiento, la mejora de la
salud, el coste-efectividad o la
falta de alternativas de trata-
miento. Sin embargo, también
se demostré que la gravedad
de la enfermedad, el comienzo
en edad temprana, los tiempos
de esperay los efectos secunda-
rios son también valores socia-
les importantes que no deben
ignorarse.

Conclusiones

Loa autores sefialan la importan-
cia de conocer las preferencias
que pueden influir en las deci-
siones sobre los medicamentos
huérfanos en diferentes paises.
Ademas, aportan informacion
previa valiosa para el disefio de
futuros estudios con metodolo-
gia de EED en medicamentos
huérfanos.

Como sefalan los autores en la
introduccién, no hay consenso
acerca del método para medir
el valor de los medicamentos
huérfanos. Por un lado, esté la
débil evidencia clinica sobre su
seguridad y eficacia y el alto pre-
cio de muchos medicamentos
huérfanos que condicionan una
baja eficiencia. Si se aplicase

estrictamente, podria conducir
sistematicamente a la denega-
cion de cobertura y al bloqueo
del acceso del paciente a tales
terapias. Por otro lado, esta
documentado que, ademas del
criterio del coste-efectividad,
la sociedad acepta incluir otros
criterios para responder a las
necesidades de las personas con
enfermedades graves. La aporta-
cién principal de este trabajo es
dar a conocer las preferencias
de una muestra importante de
decisores europeos respecto a
unos criterios bien conocidos
obtenidos de la literatura.

Desde el punto de vista del
disefio, el estudio es impeca-
ble. La eleccion del método del
MCDA es adecuada, lo mismo
que los atributos y sus niveles. El
EED estd muy bien descrito y el
analisis estadistico se sigue con
facilidad. Los resultados permi-
ten identificar los criterios mejor
valorados por los decisores, que
son el coste del tratamiento, la
mejora de la calidad de vida, la
relacion coste-efectividad y la fal-
ta de alternativas de tratamiento.
A los otros cuatro criterios se les
asigné una menor prioridad: la
gravedad de la enfermedad, el
comienzo en edad temprana, los
tiempos de espera para el trata-
miento y los efectos secundarios.

Un aspecto que los autores dis-
cuten insuficientemente es el de
las diferencias entre las valora-

ciones de los decisores y las de
la poblacién general recogidas
en el articulo de Green et al
(2009)". Uno esperaria encontrar
discrepancias entre el criterio de
los decisores, mas centrado en la
eficiencia de los tratamientos, y
el de la poblacién general, que
daria prioridad a la necesidad
social y a la reduccién de des-
igualdades. Ambos colectivos
(decisoresy poblacién) dan gran
relevancia al atributo de “Value for
Money" que podriamos traducir
por coste-efectividad, ya que se
refiere a cuan eficientemente se
utilizan los recursos del Sistema
Nacional de Salud y que se basa
en la relacién entre el coste del
tratamiento y los beneficios para
la salud. Esta especie de viaje de
ida hacia el MCDA se justifica por
la falta de sensibilidad hacia los
medicamentos huérfanos y se
convierte en un viaje de vuelta al
criterio de eficiencia. Este recorri-
do es esperable cuando se pre-
gunta a decisores, pero no tanto
cuando los entrevistados son
poblacidn sin responsabilidades
de gestion. Sin embargo, no se
comenta en la discusién que el
coste-efectividad sigue siendo
un elemento decisivo de acuerdo
con la prioridad asignada a los
diferentes atributos. Tampoco
se comenta que los criterios que
permitirian aumentar la prioridad
de las enfermedades huérfanas,
como la gravedad de la enfer-
medad y el comienzo en edad
temprana son valorados como

i Green C, Gerard K. Exploring the social value of health-care interventions: a stated preference discrete choice
experiment. Health Economy 2009; 18: 951-76.
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determinantes secundarios de
las preferencias de los decisores.

Una vez analizado el resultado
del EED, parece que el problema
inicial no se ha resuelto, ya que la
aplicacion de los criterios inclui-
dos segun la valoracién de los
decisores no parece que vaya a
cambiar el proceso de evaluacion
de los medicamentos huérfanos.
Mi duda es si falta algun criterio
maés de tipo ético, como la dis-
minucién de las desigualdades
en salud, que rompa el criterio
utilitarista que da prioridad a la
ganancia en salud para el conjun-
to de la poblacidén. Los autores
hacen referencia a ese punto al
final de la introduccién cuando
sefialan que, para guiar la toma
de decisiones en el contexto
de las enfermedades raras, se
requiere un marco amplio (holis-
tico) que tenga en cuenta cues-
tiones como la incertidumbre, los
dilemas éticos y la dificultad para
evaluar las intervenciones.

El objetivo de este estudio se
cumple, ya que iba dirigido a
aportar un marco amplio de
valores explicitos y ponderados
que se pudiese aplicar en la
financiacién de medicamentos
huérfanos. Sin embargo, hubiese
sido util presentar también algun
ejercicio de su aplicacién en un
caso de vida real. Esto hubiese
permitido valorar las ventajas
que proporciona y las dificul-
tades que implica su uso en la
préactica de un servicio de salud.
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UNA VISION DESDE LA INDUSTRIA DE
MEDICAMENTOS HUERFANOS

Para ponernos en contexto, ;nos puede describir muy brevemente
qué es un Andlisis de Decisién Multi-Criterio (MCDA)?

RA. El Anélisis de Decisién Multicriterio (MCDA, por sus siglas en
inglés, Multi-Criteria Decision Analysis) es un amplio conjunto de
técnicas que facilitan un abordaje riguroso en la toma de decisio-
nes. Los MCDA ofrecen el potencial para superar los desafios de las
herramientas tradicionales empleadas para la toma de decisiones,
especialmente en decisiones complejas con multiples criterios a
evaluar, con informacién cuantitativa y cualitativa, e involucrando a
multiples agentes decisores.

Se trata de una metodologia avalada por ISPOR, la sociedad pro-
fesional especializada en economia de la salud e investigacién de
resultados para la mejora de la toma de decisiones, y es considerada
por el momento como la mejor herramienta para la toma de decisio-
nes en entornos complejos.

¢;De qué manera cree que este tipo de instrumentos pueden ayudar
a la toma de decisiones clinicas y de gestion?

RA. Uno de los aspectos que yo destacaria de este tipo de meto-
dologias, es su caracter multidisciplinar. Tanto en el &mbito clini-
co, como en el &mbito de la gestidn, la toma de decisiones en
ningun caso es simplista. Siempre hay diferentes caminos y dis-
tintos agentes involucrados en cada uno de ellos, con diferentes
niveles de conocimiento y preferencias, siendo en muchos casos
diametralmente opuestos. Esta metodologia ayuda a poner orden
y método en la toma de decisiones, a estructurar el problemay a
buscar soluciones para establecer planes de accidn, por lo que es
una herramienta muy importante a la hora del establecimiento de
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procesos claros y definidos que ayuden a todos
los actores implicados.

¢ Cree que este tipo de andlisis es mas

relevante en el ambito de las EERR que para las
enfermedades prevalentes? Si fuera asi, ; por qué
motivo?

RA. Como he comentado antes, este tipo de ana-
lisis es de gran ayuda para la toma de decisiones
en entornos complejos, y estas caracteristicas las
podemos encontrar en diferentes patologias. Es
cierto que el dmbito de las enfermedades raras es
especialmente complicado. Estamos hablando de
enfermedades con una prevalencia muy baja, pato-
logias complejas, la mayoria de origen genético y
que se manifiestan a una edad muy temprana. Ade-
mas, a menudo son enfermedades desconocidas,
lo que supone una gran dificultad para la puesta en
marcha de ensayos clinicos. A esto hay que afadir
que los medicamentos dirigidos a las enfermeda-
des raras son medicamentos Unicos para los que
no hay alternativa terapéutica, lo que hace espe-
cialmente vulnerables a estos pacientes, y hace
necesario atender a sus caracteristicas especificas,
al no poderse comparar ni aplicar los mismos ana-
lisis que los aplicados al resto de medicamentos.

Como todos saben, los medicamentos pasan por
un riguroso proceso regulatorio. Una vez que la
EMA autoriza su comercializacién, pasa a los esta-
dos miembros la responsabilidad de la fijacién de
condiciones de precio y financiacion. Durante este
proceso, los tiempos pueden dilatarse por conside-
rar que los datos son inmaduros, el tamafio mues-

tral de los ensayos clinicos es bajo, los precios altos,
o que no se cumplen los criterios de eficiencia. En
este tipo de medicamentos es necesario ir mas all3,
y tener en consideracion las caracteristicas particu-
lares que definen a las enfermedades raras y a los
medicamentos huérfanos.

¢ Qué tipo de agentes considera que deben tener
voz en este tipo de iniciativas? ; Por qué motivo?
RA. Desde mi punto de vista, deben tener voz
todos los profesionales que intervienen en la toma
de decisidn, sin olvidar nunca al paciente. Lleva-
mos anos hablando sobre la necesidad de tener
al paciente en el centro de todas las discusiones,
pero, a dia de hoy, todavia hay pocas situaciones en
las que de verdad el paciente tenga voz. En el caso
de las enfermedades raras, la percepcion de valor
incremental puede ser sustancialmente diferente si
preguntamos al pagador o a un paciente, lo mismo
que el concepto de calidad de vida relacionada con
la salud. Para un paciente, un cambio en la forma
de administracidén de un medicamento que venga
asociada a una mejora en la calidad de vida, como,
por ejemplo, evitando que tenga que realizar visitas
médicas para la administracién del tratamiento, es
un factor clave que sin duda debe ser considerado
a la hora, en este caso, de tomar decisiones sobre
la financiacién de un MMHH.

A qué nivel cree que son mas relevantes los MCDA
o que pueden tener mayor recorrido?

RA. Como he comentado antes, el MCDA puede
ser relevante a la hora de definir criterios, o sencilla-
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mente cuando se quiera poner en comun la manera
de proceder en lo que respecta a los medicamen-
tos destinados a enfermedades poco frecuentes. Es
en ese debate y en esa definicién de procedimien-
tos donde, por ejemplo, puede ser (til. Las pautas
a seguir en lo relativo a medicamentos huérfanos
son diferentes a las del resto de medicamentos y
esta diferenciacién es importante para la toma de
decisiones.

AELMHU esta llevando a cabo un MCDA en
enfermedades raras ;Puede contarnos en mas
detalle el objetivo del proyecto?

RA. Las enfermedades raras y ultra-raras constitu-
yen uno de los sectores de Salud Publica en el que
se hace mas necesaria la cooperacién entre los
diferentes agentes implicados. Llevamos tiempo
viendo coémo, tanto desde el punto de vista tedrico
como desde la practica real, comienza a sugerirse
que, en el caso de los medicamentos huérfanos, el
criterio de eficiencia no es ni debe ser el tnico a
considerar para la decisién de financiacién publica.
Aparecen nuevos instrumentos de financiacién que
pueden ayudar a conciliar las preferencias socia-
les con la sostenibilidad del sistema sanitario. Para
que exista un consenso en la evaluacién de estos
medicamentos, es importante que todas las partes
implicadas pongamos algo de nuestra parte.

Serd de vital importancia trabajar en modelos de
financiacién que se basen en el valor terapéutico y
social de los medicamentos huérfanosy no solo en
el precio, y todo ello en entornos normativos y poli-
ticos estables, agiles, previsibles y transparentes.

Desde AELMHU venimos analizando periédicamen-
te los tiempos de acceso de los MMHH en Espana,
siendo estos muy dilatados. Estamos viendo que
la mediana del tiempo que transcurre desde que
el medicamento obtiene el cédigo nacional de
la AEMPS (este paso es casi inmediato), hasta la
decision de financiacién es de 16 meses, pudiendo
alcanzar un retraso de hasta 2 afios. A esto tenemos
que afiadir el tiempo que suponen las evaluaciones
en las Comunidades Auténomas. Por tanto, es evi-

dente que hay margen para la mejora, y creemos
que todas las partes involucradas tenemos que
actuar de la mano, de forma unanimey firme, para
asegurar que no sumamos meses de demora y
angustia a los pacientes que padecen este tipo de
enfermedades.

Es por esto que desde AELMHU, en un ejerci-
cio de corresponsabilidad, decidimos poner en
marcha este proyecto, para desarrollar un marco
especifico de evaluacion multicriterio y multide-
cisor para trabajar en propuestas sobre el acceso
y la financiacién de los MMHH en Espafa. Hemos
intentado hacer participes de esta iniciativa a todos
los agentes involucrados en el proceso de decision
para recoger sus preferencias, desde su funcion, en
materia de financiacion de MMHH.

En definitiva, se trata de conocer los factores mas
relevantes para la financiacion de MMHH segun las
preferencias de los agentes decisores. Creemos
que es un ejercicio sano que invita a la reflexion de
todas las partes, porque pensamos que es factible
llegar a un entendimiento.

Recientemente se ha publicado que nuestro Siste-
ma Nacional de Salud es el mas eficiente de Europa.
En su momento, vimos como en Espafa el acceso
a los nuevos tratamientos para la Hepatitis C fue
de los més altos de Europa, si no el mas alto. Mas
recientemente también hemos observado como el
Ministerio de Sanidad, Consumo y Bienestar Social
ha ideado un Plan Estratégico de Terapias avanza-
das relativo a los medicamentos CAR-T.

Desde AELMHU, lanzamos el reto para desarrollar
un plan que permita el acceso rapido y equitativo
a los medicamentos huérfanos en Espafia a través
del estableciendo de procesos claros y definidos.

Es muy importante que entre todas las partes sea-
mos capaces de evitar la demora de acceso a este
tipo de tratamientos. Es una responsabilidad com-
partida ,y con el esfuerzo de todos, creemos que
se puede conseguir.
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Farmacéutico del Hospital
Universitario Virgen Macarena
(Sevilla)

UNA APLICACION PILOTO DE MCDA
ANIVEL HOSPITALARIO

En su opinidn, ; Cuéles son las ventajas de aplicar el anélisis de
decision multi-criterio en el ambito hospitalario?

JAM: La principal ventaja que tiene la aplicacién del Anélisis de
Decisiéon Multi-Criterio, por lo menos en nuestro &mbito hospitala-
rio, es que fomenta mucho la participacién de todos los miembros
de la comisién en la toma de decision final. Ademéas, otra de las
ventajas es que permite elaborar un listado de valores o criterios,
que luego son ponderados por cada uno de los miembros, en el
que se sustenta la decision final. Esto es muy importante a la hora
de saber cuéles han sido las razones por las que se incluye un far-
maco en la guia farmacoterapéutica del hospital.

¢ Cudles considera que son las principales limitaciones de esta
herramienta?

JAM: La principal limitacién o inconveniente es la interpretacion
o la subjetividad que puede tener el Anélisis de Decision Mul-
ti-Criterio, a lo que hay que afadir la complejidad para entender
la metodologia por parte de los miembros de la comisién. Si no
estan bien formados en esta metodologia, las decisiones pueden
estar un poco sesgadas. Otro de los inconvenientes podria surgir
ala hora de hacer un posicionamiento farmacoterapéutico, ya que
con esta metodologia es dificil encontrar subgrupos de pacientes
que se vean mas beneficiados del firmaco evaluado.

¢ Cree que el MCDA tiene especial cabida en el drea de las EERR?

JAM: Personalmente, creo que el darea donde el anélisis de decision
multi-criterio puede aportar mayor valor es en enfermedades raras,
ya que, por su rareza, los medicamentos huérfanos cuentan con una
evidencia cientifica limitada, una eficacia y seguridad cuestionables
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y un coste que puede no ser muy apropiado. Esta
metodologia es importante porque a través de
ella quedan explicitas las razones por las cuales
se aprueban estos farmacos en el dmbito hospi-
talario.

El Hospital Universitario Virgen Macarena

ha realizado una experiencia piloto con el

analisis multicriterio. ; Podria contarnos cémo

fue la experiencia y si ha ayudado de alguna
forma a mejorar la toma de decisiones sobre
medicamentos huérfanos en el hospital?

JAM: Hicimos un piloto, con una experiencia
muy positiva. En la primera fase, formamos a los
miembros de la comision en esta metodologiay,
en una segunda fase, evaluamos varios farmacos,
uno de los cuales era un medicamento huérfano.
La lastima fue que, por motivos organizativos,
poco tiempo después se tuvieron que renovar
los miembros de la comision, con personas que
ya no estaban formadas en MCDA, por lo que no
pudimos darle continuidad al proyecto, aunque
estamos en fase de volver a retomarlo. La expe-
riencia fue muy positiva porque permitié que la
decision fuera compartida por todos los partici-
pantes, dejando atras la decisién polarizada de
unos pocos miembros que quizas contaban con
mayor actividad o conocimiento.

¢ Cuales fueron las principales barreras
identificadas durante la implementacién de la
experiencia piloto?

JAM: Una de las barreras fundamentales es |a
falta de formacién en MCDA. Creo que es vital
formar a los participantes para que entiendan
la metodologia, comprendan lo que hay que
valorar en cada criterio y se eviten dobles valo-
raciones. Es un método que consigue que todos
los miembros opinen y participen en la toma de
decisién final.

Y, si tuviese que resumir en un par de frases su
experiencia con el MCDA, ;qué nos podria decir?
JAM: Destacaria que el MCDA es un ejemplo
de multidisciplinariedad y transparencia en la
toma de decisidon cuando nos son suficientes
los criterios habituales para la incorporacion de
medicamentos huérfanos.
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JOSE LUIS POVEDA

Jefe de Servicio de Farmacia
del Hospital Universitario y
Politécnico La Fe (Valencia)

LA VISION DE LA FARMACIA HOSPITALARIA

¢ Qué nos podria comentar acerca del trabajo multidisciplinar que
ahora esta desarrollando el grupo ORPHAR de la SEFH en materia
de Anélisis de Decisién Multicriterio (MCDA)?

JLP. La asignacién de recursos sanitarios publicos, siempre limitados,
es una tarea dificil que requiere conjugar el poner a disposicion de los
ciudadanos innovaciones terapéuticas con la proteccién de la soste-
nibilidad financiera del propio sistema. Ademas, existe una demanda
creciente de incluir de manera clara las preferencias sociales a lo
largo del proceso de evaluacién y toma de decisiones. Bajo estas
premisas, el grupo Orphar-SEFH, consciente de las peculiaridades
de los MMHH (gran incertidumbre y elevado coste), considera que
el MCDA puede ser una herramienta muy Util para establecer el valor
de los MMHH y dar soporte a la toma de decisiones sobre su posicio-
namiento terapéutico.

Por todo ello, con el apoyo Omakase Consulting, el grupo Orphar-SE-
FH ha recibido formacién y asesoramiento sobre el disefio de la
metodologia y su adaptacion a los MMHH, con la finalidad de iniciar
un proyecto de evaluacién de los MMHH autorizados por la EMA
mediante este tipo de metodologia.

El objetivo principal del proyecto es la evaluacién y posicionamiento
de MMHH por parte del grupo Orphar-SEFH mediante la metodo-
logia MCDA. Como objetivo secundario, se propone que toda esta
informacién pueda ser utilizada en la toma de decisiones tanto por
parte de los organismos decisores sobre precio y financiacién de los
MMHH a nivel nacional como por las diferentes Comisiones Farma-
coterapéuticas hospitalarias (CFT), ya que los informes de evaluaciéon
se haran publicos en la web del grupo Orphar-SEFH.
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¢ Podria contarnos algunos de los resultados o
conclusiones del este proyecto?

JLP. Hasta la fecha, el proyecto se ha iniciado con la
formacién de los miembros del grupo Orphar-SEFH
respecto a la metodologia MCDA, la estandariza-
cién de informes, asi como una sesion especifica
de calidad de vida relacionada con la salud. El paso
siguiente seré la evaluacion MCDA por parte de los
diferentes miembros del grupo de los MMHH que
obtengan la autorizacién por la EMA.

A modo aclaratorio, cabe destacar que la evalua-
ciéon de MMHH por parte del grupo Orphar-SEFH
no pretende sustituir a los informes GENESIS, sino
complementar la informacién recogida en los mis-
mos, aportando nuevos criterios para el proceso de
toma de decisiones en una CFT de forma explicita,
incluyendo criterios contextuales.

¢ Conoce alguna aplicacién practica en la

que se haya desarrollado un marco MCDA en
medicamentos huérfanos en Espana?

JLP. Un panel de expertos multidisciplinar en EERR,
con la coordinacion de Omakase, ha desarrollado
un marco de MCDA especifico para la evaluacién de
MMHH en Espafia (publicado en Expert Opinion on
Orphan Drugs), desarrollando ademas un manual
de uso especifico para potenciales evaluadores y
decisores del Sistema Nacional de Salud espanol.
Dicho marco considera varios criterios, como la
gravedad de la enfermedad, las necesidades insa-
tisfechas, la calidad de vida del paciente/cuidador,
la carga social y la situacién de las EERR en el siste-
ma sanitario espafol. El marco final incluye un total
de 15 criterios, 2 de los cuales estan relacionados
con la enfermedad, 8 con el tratamiento y 5 con
el contexto de MMHH y EERR en Espana, lo que
demuestra la importancia dada a los criterios con-
textuales a nivel nacional.

Los valores resultantes de la evaluacién MCDA tie-
nen la intencién de estimular una discusion reflexiva
entre todos los participantes del proceso de toma
de decisiones, considerando todos los puntos de
vista de manera sistemética y transparente. No se

pretende definir un umbral directamente vinculado
a las decisiones finales, ya que la toma de decisio-
nes toma en cuenta muchos otros factores, como
el precio de los comparadores disponibles o el
impacto presupuestario del medicamento, que no
es una informacién disponible publicamente en
Espafia, ya que las previsiones de ventas y el precio
real reembolsado es confidencial.

¢;De qué modo cree usted que el modelo
multicriterio puede ayudar a la fijacién del precio
de los medicamentos huérfanos?

JLP. El MCDA es una aplicacién de métodos
analiticos capaces de considerar explicitamente
multiples criterios para la toma de decisiones. La
finalidad consiste en obtener el valor del medica-
mento de forma ordenada, objetiva, pragmatica y
transparente. Esta aproximacién permite, ademas,
una comparacién entre diferentes medicamentos,
contribuyendo al proceso de seleccién y toma de
decisiones, de forma efectiva, eficiente y basada en
la evidencia. El MCDA incluye criterios cuantitativos
(la mayoria relacionados con una evaluacién técni-
ca, por ejemplo, eficacia) y contextuales (la mayoria
relacionados con una evaluaciéon no técnica, por
ejemplo, &mbito geogréfico o social).

Las peculiaridades propias del desarrollo clinico de
los MMHH y sus caracteristicas epidemioldgicas, cli-
nicas y socio-econdmicas, hace que exista una mayor
incertidumbre que en otras areas terapéuticas, por
lo que es recomendable establecer un sistema de
evaluacion que complemente al ya existente y facilite
una mejor toma de decisiones. La aplicacion de esta
metodologia permitiria estandarizar el proceso de
evaluacién y clasificacion de MMHH y ayudaria a la
fijacion del precio de los mismos.

¢ Qué ventajas cree usted que puede aportar el
MCDA en la toma de decisiones sanitarias?

JLP. El proceso de toma de decisiones en salud es
complejoy abarca desde la generacion de evidencia
hasta el anélisis y la comunicacién transparente de
las decisiones tomadas. Decidir acerca del uso mas
eficiente de recursos en condiciones de incertidum-
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bre no es facil, y una de las areas en las que se produ-
ce esto de forma habitual es en el caso de las EERR.

El método tradicional de evaluacion de medica-
mentos basado en eficacia, seguridad y coste no es
necesariamente el mas adecuado para los MMHH,
debido a los desafios existentes para su evaluacién
inherentes a sus caracteristicas: enfermedades de
baja prevalencia, lo que en la mayoria de casos resul-
ta en una falta de evidencia clinica robusta; muchas
veces no existe alternativa comparable o no cumplen
los pardmetros econémicos establecidos debido a
los altos costes iniciales. Los sistemas de salud aun
no tienen en cuenta que se requieren consideracio-
nes especiales para la correcta determinacion del
valor aportado por dichos medicamentos.

EI MCDA es una técnica para evaluar, comparar, prio-
rizar y seleccionar tratamientos en situaciones en las
que existe mucha incertidumbre o en las que muchos
y variados criterios pueden influir sobre la toma de
decision, teniendo en cuenta las diferentes perspec-
tivas de todos los agentes clave del sistema sanitario.

Entre sus ventajas, destaca el hecho de que per-
mite analizar las intervenciones desde una vision
holistica, considerando explicitamente distintos
atributos de valor més alla de los tradicionales de
eficacia, seguridad y precio, que pueden ser rele-
vantes para la sociedad. Ademas, entre los atributos
a considerar se pueden incluir también elementos
cualitativos o contextuales.

El MCDA ayuda formalizar el proceso de decision
y armoniza el trabajo conjunto de decisores y otros
agentes durante el mismo, permitiendo a los acto-
res involucrados ordenar sus ideas y organizar, de
manera explicita y cuantitativa, las dimensiones rele-
vantes a considerar en las intervenciones evaluadas.
En este sentido, el MCDA vendria a dotar al proceso
de transparencia, congruencia y replicabilidad.

El marco también permite el debate reflexivo, argu-
mentado e interdisciplinar. Puede ayudar a poner
en comun y entender las distintas perspectivas,

ENTREVISTAS -

incluyendo la del paciente, y clarificar los puntos de
acuerdo y desacuerdo, ayudando a encontrar un
lenguaje comun entre los agentes y favoreciendo un
entendimiento exhaustivo de la situacion planteada.

En alguna ocasién, usted ha sefialado que

“a lo largo de su evolucidn, la especie humana ha
tenido la necesidad de sentir que somos capaces,
de forma consciente y planificada, de incorporar
valores que tengan que ver con la solidaridad,

el compromiso, la ética y la igualdad”. ;En el
ambito de la sanidad, cémo cree que pueden
incorporarse estos principios de una forma mas
tangible? ; Cree que el MCDA puede jugar un
papel relevante en este sentido?

JLP. EL MCDA, ademéas de estandarizar el proceso
de evaluacién y clasificacion de MMHH, tiene en
cuenta otros criterios que las evaluaciones tradi-
cionales no consideran, como pueden ser criterios
contextuales (prioridad de acceso a la poblacién,
coste-oportunidad y asequibilidad, etc.) o la inclu-
sién de la perspectiva del paciente.

En este sentido, las EERR, en multitud de ocasiones,
producen efectos que solo los pacientes y sus cui-
dadores conocen, efectos sobre la productividad,
la calidad de vida y otros costes indirectos difici-
les de estimar y de percibir por personas que no
sufren esa patologia. Ademas, en determinadas
situaciones, faltan instrumentos estandarizados y
validados para medir el efecto que tienen los trata-
mientos sobre la calidad de vida de los pacientes
con enfermedades raras y la mayoria de los estu-
dios se hacen con indicadores indirectos, por lo que
transmitir la perspectiva del paciente es una tarea
dificil y que muchas veces no se tiene en cuenta en
las evaluaciones.

Varios estudios realizados sobre la forma de involu-
crar a los pacientes en los procesos de toma de deci-
sién concluyen que el MCDA permite interaccién
entre todos los actores relevantes para la toma de
decisiones, incluyendo pacientes, y permite integrar
su perspectiva en el proceso de evaluacién, huma-
nizando de este modo la evaluacién de los MMHH.
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JORNADAS CIENTIFICAS

IX CONGRESO INTERNACIONAL DE MEDICAMENTOS HUERFANOS
Y ENFERMEDADES RARAS
Sevilla, 13-15 de febrero 2019

Por novena vez, se ha celebrado el Congreso Inter-
nacional de Medicamentos Huérfanos y Enfermeda-
des Raras, promovido por el Real e Ilustre Colegio
Oficial de Farmacéuticos de Sevilla, la Fundacion
Mehuer y FEDER.

Las conclusiones finales que se obtuvieron durante
los tres dias de Congreso fueron las siguientes:

1.

El acceso al diagndstico es uno de los desafios
mas urgentes de las Enfermedades Raras en el
mundo, por lo que es necesario facilitar dicho
acceso a los pacientes, incentivando la movilidad
de las personas, las muestras y los datos.

. La medicina de precisién o personalizada es una

estrategia muy eficaz a través de la cual se pueden
encontrar terapias en las Enfermedades Raras.

. Compartir informacién se erige como elemento

determinante para avanzar en el estudio de las
Enfermedades Raras. Las Redes de Referencia son
estructuras que estan dinamizando esta actividad.

4.Es importante aprovechar el conocimiento

generado en la investigacion de una Enferme-
dad Rara para aplicarlo en la investigacién de
otras, recogiendo todo el conocimiento trans-
versal que se genera.

. La industria farmacéutica es ahora consciente

de la importancia del desarrollo de nuevos
productos para el diagndstico, prevencién y
tratamiento de las Enfermedades Raras.

. Sigue siendo necesario establecer un fondo

econdmico estatal especifico para sufragar los
tratamientos y la asistencia a los pacientes con
Enfermedades Raras.

.Los pacientes siempre han tenido y tendran

el lugar méas destacado en los sucesivos
Congresos. Su voz, sus reivindicaciones, sus
anhelos, su testimonio vital se convierten en
el estimulo para seguir luchando con ellos y
para ellos.

WORKSHOP “MANUAL DE BUENAS PRACTICAS DE LOS SERVICIOS
DE FARMACIA HOSPITALARIA RESPECTO A LA HUMANIZACION EN
ENFERMEDADES RARAS”

Madrid, 30 de septiembre 2019

El Manual de Buenas Practicas de los Servicios de
Farmacia Hospitalaria respecto a la Humanizacion
en Enfermedades Raras se configura como una
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hoja de ruta y un conjunto de directrices y buenas
practicas al servicio de los responsables de las far-
macias de hospital que han decidido emprender



un camino de mejora continua de la calidad asis-
tencial para situar al paciente con Enfermedades
Rarasy a sus cuidadores en el eje de sus actuacio-
nes y avanzar en el proceso de humanizacién en
sus unidades.

Esta iniciativa, liderada por el Servicio de Farmacia
del Hospital La Fe de Valencia, tiene previsto salir a
la luz a finales de febrero del afo 2020, coincidien-
do con el Dia Mundial de las Enfermedades Raras.

Con el objetivo de llevar a cabo una revisiéon y un
analisis pormenorizado de la version preliminar del

El 15y 16 de noviembre de 2019 se celebré en
Murcia el XIl Congreso Internacional de Enferme-
dades Raras, bajo el lema “Las enfermedades raras,
ante el reto de un abordaje global” organizado por
la Asociacién de Enfermedades Raras D'Genes,
con la colaboracion de la Universidad Catélica San
Antonio de Murcia (UCAM), la Federaciéon Espa-
fiola de Enfermedades Raras (FEDER), la Alianza
Iberoamericana de Enfermedades Raras (ALIBER),
Rare Diseases International y EURORDIS.

La consejeria de sanidad concedié, una edicién
mas, el reconocimiento de Interés Sanitario a este
congreso, lo que reafirma la importancia y el valor
de este foro sobre patologias poco frecuentes.

Durante estos dos dias, el foro reunié a un buen
nimero de ponentes que abordaron, desde un
enfoque multidisciplinar, diferentes aspectos rela-
cionados con enfermedades de baja prevalencia.
En él participaron médicos, investigadores, estu-
diantes y representantes de asociaciones, personas
y familias que conviven con pacientes con enferme-
dades poco frecuentes.

Manual, previo a su publicacién, se ha reunido en
Madrid un grupo de expertos formado por Reyes
Abad, Sergio Fdez-Espinola, Alicia Herrero, Ramon
Jodar, Isabel Martin, Maria Queralt, Maria José
Company, Marilé Edo y José Luis Poveda.

La sesion de trabajo finalizd con entrevistas a los
participantes (disponibles en www.newsRARE.es)
en las que los expertos expresaron una opinion
muy positiva sobre el impacto y el alcance que
este Manual va a tener en la humanizacién de la
atencion a pacientes con Enfermedades Raras en
los hospitales del Sistema Nacional de Salud.

El primer dia, se desarrollaron distintos temas rela-
cionados con las enfermedades poco frecuentes,
como son los avances en el diagndstico de distin-
tas patologias, la situacion de los medicamentos
huérfanos en Espana e Iberoamérica, actualiza-
ciones terapéuticas, aspectos psicoldgicos de
convivir con una enfermedad rara o proyectos
internacionales de interés como son los centros
de recursos y servicios sociales especializados
para la atencion multidisciplinar de las personas
con enfermedades raras y sus familias. El segundo
dia estuvo mas centrado en la parte social y aso-
ciativa, abordando herramientas de participacion
en las asociaciones y avances sobre modelos de
atencién, intercambio de buenas practicas del
movimiento asociativo, asi como, en transparencia
y recomendaciones de mejora en entidades de
enfermedades raras.

En paralelo al congreso, se programaron talleres
sobre innovaciones en comunicacién con apoyo
tecnoldgico, derecho a un acceso temprano a la
comunicacion e inclusion educativa en enfermeda-
des raras.
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MEDICAMENTOS

DESTACADOS

El 3 de mayo de 2019, la Comisién Europea con-
cedid a Waylivra® (Volanesorsén) la autorizacién de
comercializacién condicional como complemento
de la dieta en pacientes adultos con sindrome de
quilomicronemia familiar (FCS), considerada una
enfermedad ultra-rara causada por el mal funcio-
namiento de la enzima lipoproteina lipasa (LPL) y
caracterizada por un alto riesgo de pancreatitis, en
quienes la respuesta a la dieta y al tratamiento de
reduccion de triglicéridos no ha sido suficiente. Se
calcula que hay entre 3.000 y 5.000 personas que
sufren FCS en todo el mundo, de las que aproxima-
damente 1.000 viven en Europa.

Volanesorsén es un oligonucleétido antisentido
disefiado por lonis y desarrollado conjuntamente
por Akcea e lonis para reducir la produccién de
ApoC-lll, una proteina que regula los triglicéridos
plasmaticos. Volanesorsén es una solucion inyec-
table por via subcutédnea autoadministrable en una
jeringa precargada de un solo uso.

Esta autorizacion se produce tras el dictamen favo-
rable que recomendaba la aprobacién del Comité
de Medicamentos de Uso Humano (CHMP) de la
EMA. Como parte de la autorizacién de comercia-
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lizacion condicional, Akcea e lonis realizardn un
estudio de seguridad postautorizacién no inter-
vencionista basado en un registro.

La autorizacion de comercializacién de volanesorsén
por la CE se basa en los resultados del estudio de
fase 3 APPROACH y del estudio de extension abier-
to en marcha del mismo, siendo respaldada por
los resultados del estudio de fase 3 COMPASS. Los
resultados del ensayo APPROACH, el més amplio
realizado en pacientes con FCS, muestran que, en
comparacién con placebo, el tratamiento con vola-
nesorsén logra una reduccién clinica y estadistica-
mente significativa de los triglicéridos durante el
periodo de estudio. Un anélisis de los pacientes con
antecedentes de episodios recurrentes de pancrea-
titis (2 episodios en los cinco afios previos al inicio
del estudio) mostrd una reduccidn considerable de
las pancreatitis en pacientes tratados con volanesor-
sén en comparacién con los tratados con placebo.
Los acontecimientos adversos mas frecuentes en el
estudio APPROACH fueron reacciones en la zona de
inyeccién y descensos del recuento de plaquetas.
Ademas del estudio de extensidn abierto, también
estan en curso programas internacionales de acceso
precoz a volanesorsén.



El 6 de mayo, la EMA aprobé Palynziq®, la primera
terapia de sustitucion enzimatica disefiada para
abordar la causa subyacente de la fenilcetonuria
(PKU) en pacientes adultos o adolescentes de 16
afos o mas. La PKU es una afeccién rara y genética
que amenaza el cerebro marcada por la incapa-
cidad de procesar el aminoécido fenilalanina de
la proteina dietaria, lo que provoca problemas en
el sistema nervioso. Si no se trata, los altos niveles
de Phe pueden volverse toxicos para el cerebro
y pueden conducir a problemas neurolégicos y
neuropsiquidtricos graves, que afectan la forma en
que una persona piensa, siente y actua.

Palynzig® se utiliza en pacientes cuyo nivel de feni-
lalanina en sangre no se han controlado de forma
adecuada con otros tratamientos. Es una solucion

La EMA autorizé el 19 de mayo de 2019 la comer-
cializacién de Zynteglo®, la primera terapia génica
de Bluebird Bio para el trastorno de la sangre. Zyn-
teglo® es un medicamento que se utiliza para tratar
un trastorno de la sangre conocido como betata-
lasemia en pacientes a partir 12 afios de edad que
necesitan frecuentes transfusiones de sangre. Las
personas que padecen esta enfermedad genética
no pueden segregar suficiente betaglobina, un
componente de la hemoglobina, la proteina de
los glébulos rojos que transporta oxigeno en el
organismo. Por consiguiente, estos pacientes pre-
sentan niveles bajos de glébulos rojos y necesitan
frecuentes transfusiones de sangre.

inyectable por via subcutédnea autoadministrada
una vez al dia, clinicamente probada para reducir
los niveles de Phe en sangre en adultos con PKU
que tienen niveles de Phe en sangre no controla-
dos en el tratamiento existente. Cada jeringa pre-
cargada es para un solo uso.

La aprobaciéon de Palynzig® se ha basado en los
resultados de dos ensayos clinicos: uno abierto,
en el que se inyectaron 20 o0 40 mg al dia, y uno
con placebo, en el que se estudié el rechazo al
medicamento en pacientes previamente tratados
con Palynzig®. Ambos ensayos mostraron que,
aunque el farmaco reducia significativamente los
niveles de Phe en sangre en la mayoria de los
casos, en algunos también producia reacciones
adversas.

Zynteglo® estd indicado en pacientes que son aptos
para el trasplante de células madre, pero carecen
de un donante compatible con el que estén empa-
rentados. Zynteglo® contiene, como principio activo,
células madre extraidas de los pacientes y que se
han modificado genéticamente para que conten-
gan un gen funcional de betaglobina. Se administra
como una infusién (goteo) en una vena y la dosis
depende del peso corporal del paciente.

Antes de administrar Zynteglo®, el paciente reci-
bird un tratamiento de quimioterapia de acondi-
cionamiento para limpiar las células de la médula
Osea.
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- FUE NOTICIA

ULTOMIRIS® (RAVULIZUMAB), PARA EL TRATAMIENTO DE PACIENTES
ADULTOS CON HEMOGLOBINURIA PAROXISTICA NOCTURNA
Julio 2019

El 2 de julio de 2019, la Comisién Europea autori-
z6 Ultomiris® (Ravulizumab) para el tratamiento de
pacientes adultos con hemoglobinuria paroxistica
nocturna (HPN), una enfermedad extremadamente
rara y grave que, si no se trata, puede causar un
amplio espectro de sintomas y complicaciones
debilitantes, incluida la trombosis.

Ultomiris® es el primer y Unico inhibidor de la pro-
teina C5 del complemento de accién prolongada
autorizado para la HPN; se administra una vez cada

dos meses y reduce la carga del tratamiento para
los pacientes.

El medicamento estd aprobado en la UE para el
tratamiento de pacientes adultos con hemoglo-
binuria paroxistica nocturna con hemolisis con
sintomas clinicos indicativos de alta actividad de
la enfermedad y también para pacientes adultos
clinicamente estables después de haber sido tra-
tados con SOLIRIS® (eculizumab) durante al menos
los ultimos seis meses.

XOSPATA® (GILTERITINIB) PARA EL TRATAMIENTO DE PACIENTES
ADULTOS CON LEUCEMIA MIELOIDE AGUDA RECURRENTE
O REFRACTARIA CON UNA MUTACION FLT3
Octubre 2019

El 24 de octubre de 2019, el CHMP de la Agencia
Europea de Medicamentos recomendé otorgar una
autorizacion de comercializacién para Xospata®
(gilteritinib), de Astellas Pharma, para el tratamiento
de pacientes adultos con leucemia mieloide aguda
(LMA) recurrente o refractaria con una mutacidon
FLT3, un tipo de cancer que afecta a los glébulos
blancos.

Xospata® se utiliza cuando la LMA ha reaparecido
o no ha mejorado después del tratamiento previo
y solo se administra a pacientes cuyas células can-
cerosas presentan un cambio particular (mutacién)
en el gen de la proteina denominada FLT3.

NEWSRARE

40

Se trata de un fadrmaco que se administra por via
oral una vez al dia, como monoterapia. La dosis
inicial recomendada es de 120 mg de gilteritinib
(tres comprimidos de 40 mg) una vez al dia. El tra-
tamiento debe continuar hasta que el paciente ya
no obtenga beneficio clinico o hasta que aparezca
toxicidad inaceptable. La respuesta puede ser tardia,
por lo tanto, se debe considerar la continuacién del
tratamiento a la dosis prescrita hasta 6 meses, para
dar tiempo a la aparicién de la respuesta clinica.

El farmaco constituye uno de los pocos avances
para el tratamiento de la leucemia mieloide aguda
conseguidos en Europa en los Gltimos 40 afios.



GOBIERNO

Olga Delgado, jefa de Servicio de Farmacia del
Hospital Son Espases de Palma de Mallorca, ha
sido nombrada nueva presidenta de la Sociedad
Espanola de Farmacia Hospitalaria (SEFH) por los
socios, durante el 64 Congreso Nacional de la
Sociedad celebrado el pasado mes de octubre en
Sevilla. Sucederé asi a Miguel Angel Calleja, tras
doce afos trabajando para la Sociedad, estando
los 4 Gltimos como presidente.

La candidatura de Olga Delgado se completa con:
Jordi Nicolas, jefe de Servicio de Farmacia del Hos-
pital Universitario Mutua de Terrassa, quien sera
vicepresidente; José Antonio Marcos, facultativo
especialista en Farmacia Hospitalaria del Hospital
Virgen de la Macarena de Sevilla, tesorero; y Cecilia
Martinez, del Area de Pediatria del Hospital Grego-
rio Maranon, secretaria.

De esta forma, Olga Delgado se convierte en la
segunda mujer que ocupa la presidencia de la

La Ministra de Sanidad, Consumo y Bienestar Social,
Maria Luisa Carcedo, ha aprobado en el Consejo de
Ministros un presupuesto de 2.818.070 euros des-
tinado a desarrollar actuaciones de vigilancia de la
salud e iniciativas encuadradas dentro de las Estrate-

sociedad: “represento a ese 75% de mujeres que
conforman nuestra profesiéon” - declaraba la Sra.
Delgado. De cara al futuro, Delgado, ha sefala-
do que "ahora toca construir y seguir avanzando,
poniendo el foco directamente en los pacientes,
propiciando la escucha y actuando al respecto”.

Las lineas estratégicas de su programa son:
Las alianzas con los pacientes.

Evidencia: el conocimiento al servicio del que-
hacer diario.

Investigacion: para seguir creciendo y gene-
rando evidencia.

Optimizacion: potenciando el uso de la tecno-
logia para generar valor.

Unién: por parte de todos los farmacéuticos
sin importar el &mbito de trabajo.

Elaborar un cédigo ético como sociedad

Ser reconocidos por socios y empresas.

gias de Enfermedades Raras y neurodegenerativas,
incluida la esclerosis lateral amiotréfica (ELA).

Esto supondra llevar a cabo todos aquellos pro-
yectos que se han presentado con dos objetivos:
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Habilitar informacion sobre los recursos dispo-
nibles para la atencién a las personas con estas
patologias y sus familias.

Obtener informacion epidemiolégica nece-
saria que permita el desarrollo de politicas
sociales, sanitarias e investigacion.

Este presupuesto se dividird en tres partidas, la
estrategia en enfermedades raras, las enfermeda-
des neurodegenerativas encaminadas a su detec-
cién precoz para la mejora de la atencidn integral
de estos pacientes, sus familias y cuidadores, y la

vigilancia en salud, en la que se desarrollaran herra-
mientas que faciliten la transmisién de informacion
epidemioldgica de las comunidades auténomas al
Nodo de la Red Nacional de Vigilancia Epidemio-
l6gica.

Estos fondos se distribuirdn entre todas las comu-
nidades auténomas, excepto Pais Vasco, Navarra,
Ceuta y Melilla, segun las cifras del padrén publi-
cadas en el Real Decreto 1458/2018, de 14 de
diciembre, por el que se declaran oficiales las cifras
referidas al 1 de enero de 2018.

PUBLICACIONES CIENTIFICAS

Orphanet publica dos veces al afio un listado deta-
llado de las enfermedades raras en Europa. Este
registro se define teniendo en cuenta la homoge-
neidad clinica, independientemente de su etiologia
o del nimero de genes causantes identificados y,
de acuerdo con la legislacion europea, que estable-
ce un limite de prevalencia de no mas de 5 casos
por cada 10.000.

La mayoria de los registros descritos en el inventa-
rio son articulos sometidos a revision por pares, con
al menos dos casos que confirman que los signos
clinicos no estén asociados de forma casual. Sin
embargo, también se han incluido algunas enfer-
medades con un Unico caso descrito.

El registro de estas enfermedades aparece con
el nombre preferente y todos los sinénimos posi-
bles, asi como un identificador Unico (el nimero
ORPHA), asignado al azar por la base de datos de
cada enfermedad, de manera Unica y exclusiva.

Tanto los nombres como los sindnimos estan orde-
nados alfabéticamente.

Este inventario es un ente vivo que se va actuali-
zando periddicamente a través de dos fuentes no
exclusivas, como son las fuentes documentales y/o
el asesoramiento de expertos. El conocimiento cien-
tifico se controla a través de tres procedimientos:

El andlisis bimensual de un conjunto definido
de revistas cientificas revisadas por expertos
internacionales.

Un algoritmo de busqueda mensual en Medline.

Consultas especificas en Medline de los exper-
tos, usuarios de la base de datos o de los servi-
cios registrados en el portal de Orphanet.

Las posteriores actualizaciones seran evaluadas por
un comité médico y cientifico dentro de Orphanet
para pasar posteriormente a validacién por los
expertos consultados.
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El anélisis de datos se ha basado en el estudio com-
parativo de los medicamentos autorizados por la
EMA con designacion huérfana vigente, con respec-
to a su autorizacion y comercializacién en Espafa.
La Asociacidn Espafiola de Laboratorios de Medi-
camentos Huérfanos y Ultrahuérfanos (AELMHU)
ha presentado los datos de acceso en Espafa a los
medicamentos huérfanos autorizados por la EMA.

Con esta iniciativa, AELMHU, busca “facilitar toda la
informacién posible con respecto a la situacién de
acceso a los medicamentos huérfanos en Espana,
con el objetivo de lograr un mejor conocimiento
sobre el contexto de las enfermedades raras y sus
tratamientos en nuestro pais” ademas de “visibilizar
a todas aquellas personas con enfermedades raras,
de cara a ayudar a mejorar la situacién de los pacien-
tesy su acceso a los tratamientos disponibles”, segun
sefala la directora ejecutiva de AELMHU, Rosabel
Arce. Los datos del trabajo muestran que Espafa
solo comercializa un 54% de los medicamentos

El portal de Orphanet pone a disposicidon de los
usuarios un listado actualizado de todos los medi-
camentos huérfanos que, hasta la fecha, han recibi-
do una autorizacién de comercializacién europea.
Actualmente, ya es accesible en algunos paises
europeos. La disponibilidad de un medicamento en
un determinado pais va a depender de la estrategia
que afronte el laboratorio y la decisidon que tomen
las autoridades sanitarias nacionales respecto al
reembolso.

43

huérfanos con autorizacion de comercializacién
de la Unién Europea. Es decir, 58 de 108, segun un
analisis de AELMHU. Ademas, el tiempo transcurri-
do desde la asignacién del Cédigo Nacional hasta
la comercializacién efectiva ha empeorado en 3,8
meses mas (media) y 3,5 meses mas (mediana), en
comparacién con el dato de 2018. No obstante, a
pesar de ese incremento, en septiembre de 2019 se
han comercializado mas medicamentos huérfanos
(10) que en todo el afio 2018 (8).

Por ultimo, al diferenciar entre medicamentos
oncolégicos y no oncoldgicos, el 29% de los
medicamentos huérfanos autorizados en Europa
son oncoldgicos. En Espafia, suponen el 38% de
los medicamentos comercializados. El tiempo
que transcurre entre la obtencién del Cédigo
Nacional y la comercializacion es ligeramente
superior para los medicamentos huérfanos no
oncoldgicos, aunque no suponga una variacion
significativa.

Este listado de medicamentos huérfanos se obtiene
cruzando el siguiente par de listados:

Medicamentos que han recibido una desig-
nacién huérfana: (http://ec.europa.eu/health/
documents/communityregister/html/alfor-
phreg.htm)

Medicamentos que han recibido una autoriza-
cién de comercializacion:
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(http://ec.europa.eu/health/documents/communi-
tyregister/html/ alfregister.htm)

Ambos estén disponibles para su consulta en el sitio
web de la Direccién General de Sanidad y Seguri-
dad Alimentaria de la Comisién Europea.

Puede localizar informacién adicional de cada pro-

El Grupo de Trabajo de Enfermedades Raras y
Medicamentos Huérfanos de la Sociedad Espa-
fiola de Farmacia Hospitalaria (Orphar - SEFH) ha
adaptado la metodologia de Anélisis de Decisidon
Multicriterio (MCDA) para poder utilizarla en la eva-
luacion en Espaiia de los medicamentos huérfanos
autorizados por la Agencia Europea del Medica-
mentos (EMA).

“El MCDA puede ser una herramienta muy util
para establecer el valor real de estos farmacos
y dar soporte a la toma de decisiones sobre su
posicionamiento terapéutico”. “Esta metodologia
nos ayuda a obtener el valor del medicamento de
forma ordenada, objetiva, pragmatica y transpa-
rente”, indica José Luis Poveda, coordinador de
Orphar-SEFH.

Con esta metodologia se alcanza una aproximacién
analitica con la que, ademés de comparar distintos
farmacos y recoger la perspectiva de los pacien-
tes, se aplican tanto criterios técnicos como, por
ejemplo, los datos de eficacia, como criterios no
técnicos, como serian los aspectos relacionados
con el contexto social y geogréfico.

Teniendo en cuenta la heterogeneidad de las

enfermedades raras, asi como el reducido niime-
ro de personas que las padecen vy, en el caso de
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ducto en la pestafia “Medicamentos huérfanos” del
sitio web Orphanet (www.orphanet.es) o en la pagi-
na de la Agencia Europea de Medicamentos

(Enlace: https://www.orpha.net/orphacom/cahiers/
docs/ES/listado_de_medicamentos_huerfanos_in_
Europa.pdf)

los farmacos huérfanos, en los que la evaluacién y
aprobacién supone importantes desafios, el MCDA
es una herramienta muy util.

A raiz de las incertidumbres, Poveda detalla
que “los evaluadores tengan que aplicar consi-
deraciones éticas y juridicas” en el proceso de
toma de decisiones, resaltando la necesidad de
“establecer un sistema de evaluacién que com-
plemente al ya existente y facilite una mejor toma
de decisiones”.

De modo que, si bien en un principio el precio
del tratamiento no se incluird en la evaluacion del
valor real del farmaco (los costes médicos directos
e indirectos, si), la propuesta de Orphar - SEFH es la
actualizacién de este informe de evaluacion MCDA
con lainclusién de esta cifra una vez el medicamen-
to huérfano haya obtenido la aprobacion final de
precio y financiacion en Espafa.

Por ultimo, cabe sefnalar que, a nivel regional, el
Servicio catalan de salud (CatSalut) ha sido el ser-
vicio de salud elegido para poner en marcha un
proyecto piloto destinado a probar la utilidad del
MCDA. A nivel hospitalario, se desarrollé un marco
MCDA para la evaluacién de farmacos huérfanos en
el Comité Farmacoterapéutico del Hospital Univer-
sitario Virgen de la Macarena de Sevilla.
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RARE FILM FESTIVAL

El proximo 10 de febrero del 2020, entre las 18:30
y las 22:00 horas, se celebraréd el primer festival de
cine en Reino Unido, Rare film festival, con el obje-
tivo de crear conciencia sobre las enfermedades
raras.

Se espera que organizaciones benéficas, empresas,
cineastas independientes, estudiantes o cualquier
persona interesada envie su pelicula al festival para
que posteriormente un jurado pueda valorar entre
las mdés creativas e inspiradoras y que después
seran proyectadas en una Ceremonia de entre-
ga de premios en Regent Street Cinema frente a
diferentes partidos de enfermedades raras, orga-
nizaciones benéficas, pacientes, investigadores y
profesionales de la salud, entre otros.

Fecha: 10 de febrero, 2020

Lugar: Londres, Inglaterra

Web: raredisease.org.uk/rarefilmfestival/about
Precio inscripcién: 35 € - 94 €

Compra en: eventbrite.co.uk/e/rare-film-festi-
val-2020.tickets-86127113515

Secretaria Técnica
Email: rarefilmfestival@geneticalliance.org.uk

DIA MUNDIAL DE LAS ENFERMEDADES RARAS

El 29 de febrero de 2020, se celebra la 132 edicién
del Dia Mundial de las Enfermedades Raras. Un
evento abierto para todos: pacientes, organizaciones
de pacientes, profesionales de la salud, investigado-

res, representantes de la salud publica y publico en
general. Como cada afio, se pretende sensibilizar a
la sociedad y a las instituciones nacionales e interna-
cionales sobre estas enfermedades, especialmente
a empresas y laboratorios que dedican su esfuerzo
para investigar y desarrollar tratamiento para estas
enfermedades.

En otras ocasiones se han celebrado conciertos,
conferencias, seminarios centrados en la inves-
tigacién a nivel internacional y la proyeccion de
documentales que ilustran las dificultades que
experimentan las personas que viven con alguna
enfermedad rara.

Fecha: 29 de febrero, 2020

Web: https://www.rarediseaseday.org/
Programa: https://rarediseases.infectiousconfe-
rences.com/scientific-program

Eventos en Espaiia: https://www.raredisease-
day.org/country/es/spain

VI INTERNATIONAL CONGRESS OF RESEARCH
ON RARE AND ORPHAN DISEASES

La Fundacién Blackswan y el Consorcio Interna-
cional de Investigacién de Enfermedades Raras
(IRDIRC), presentan la sexta edicién del Congreso
RE (ACT)y la cuarta Conferencia IRDIRC, que tendra
lugar en Berlin, el proximo mes de marzo del 2020.

Este congreso estéd organizado conjuntamente por
el Programa Europeo de Enfermedades Raras (EJP
RD), en asociacién con la Alianza Europea de orga-
nizaciones de pacientes (Eurordis) y con la Alianza
global de personas que viven con una enfermedad
rara (RDI - Rare Diseases International).
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Su objetivo es reunir a expertos, lideres y jovenes
cientificos de una variedad de campos para inter-
cambiar ideas y discutir politicas relacionadas con
la investigacion de enfermedades raras, asi como,
pacientes y organizaciones de pacientes compro-
metidas con la investigacidn, que compartirdn sus
experiencias y perspectivas.

Durante los cuatro dias se desarrollaran varias
sesiones y workshops, en las que se hablard de
la metodologia de evaluacion de los diagndsticos
y las terapias en pacientes con EERR, y la guia de
desarrollo de medicamentos huérfanos. También
habréd un apartado en el que se hable de nuevas
tecnologias e inteligencia artificial, asi como de
terapias avanzadas y etiologia molecular. El con-
greso finalizard con varias intervenciones en las
que se hablaréd de la participacidon del paciente
en el desarrollo de farmacos y ensayos clinicos.

Fecha: 11 - 14 de marzo, 2020

Lugar: Berlin, Alemania

Web: react-congress.org

Precio inscripcién: 450 € - 700 €

Fecha limite de envio de abstracts: 3 de febrero
Informacion para el envio de Abstracts: https://
www.react-congress.org/attendees/abstract-in-
formation/

Formulario de inscripcién: react-congress.org/

form

Secretaria Técnica
Email: congress@react-congress.org
Telf.: 91921 3812

V CONVOCATORIA DE AYUDAS A LA
INVESTIGACION DE FEDER

La Federacién Espafiola de Enfermedades Raras
(FEDER) lanza la quinta convocatoria de ayudas a
la investigacion, consolidando en esta ocasion los
esfuerzos que desde FEDER y su Fundacién vienen
destinando, durante estos Ultimos afnos, a la inves-
tigacion.
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En esta ocasidn, con ayudas de 100.000 euros, se
han incrementado hasta en un 20% los fondos, lo
que significa hasta 20.000 euros mas respecto al
afio anterior para la investigacion de estas patolo-
gias. Los proyectos sobre los que se centrard esta
convocatoria seran el diagnédstico y tratamiento
de estas patologias. Estos serén evaluados, como
en la edicién anterior, por el Instituto de Salud
Carlos llI.

FEDER apoyaré un total de 6 proyectos. La novedad
en esta convocatoria esté en la apuesta que hace
la Fundacion FEDER por los jévenes talentos y la
Universidad.Y, ademas, se contara con una platafor-
ma que, gracias a la Fundaciéon Inocente Inocente,
agilizara la recogida de proyectos.

Fecha limite para solicitarlas: 21 marzo 2020
Link Bases de la Convocatoria: https://
enfermedades-raras.org/images/2019_
Bases_V_Convocatoria_investigacin.pdf

Link Modelo de declaracion responsable del
representante de la entidad de pacientes que
apoya la candidatura: https://enfermedades-
raras.org/images/Modelo_Declaracin_
Responsable_representante_entidad_
pacientes_candidatura.pdf

Link Modelo de autorizacién del centro a
presentarse a la candidatura del IP: https://
enfermedades-raras.org/images/Modelo_
Autorizacin_centro_convocatoria_IP.pdf

Link Ayudas a la investigacion: https://
ayudas.enfermedades-raras.org/entidades/
es/cargarAplicacionPreregistroOngBreve.
do?idEdicion=5

X EUROPEAN CONFERENCE ON RARE
DISEASES & ORPHAN PRODUCTS

Durante dos dias, Estocolmo acogera el X Congreso
Europeo de enfermedades raras y medicamentos
huérfanos, que reunird a mas de 850 profesionales
de laindustria de la salud, pacientes, investigadores,
médicos y funcionarios publicos, entre otros, con un
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profundo interés en las enfermedades raras. Los seis miento del sistema para 20307 ;Cuales son las
temas que se trataran son los siguientes: soluciones para garantizar el desarrollo sosteni-

ble de terapias que estén realmente disponibles
1/ El futuro del diagnéstico, nuevas esperanzas, para todos? Este tema examinaré los diferentes

promesas y desafios. Los recientes desarrollos
cientificos y tecnoldgicos han significado que el
diagndstico de enfermedades raras ha mejorado
considerablemente en los Gltimos afios. Durante
estas sesiones se examinara el panorama actual y
debatira las tendencias y escenarios futuros.

2/ Nuestros valores, nuestros derechos, nuestro

futuro: paradigmas cambiantes hacia la inclu-
sién. La evidencia muestra que las personas que
viven con una enfermedad rara y sus familias
contintan enfrentando serios desafios diarios
para su inclusion social. Las enfermedades raras a
menudo provocan un alto nivel de vulnerabilidad
psicoldgica, social y econdmicay son perjudicia-
les para la participacién activa de las personas
en la sociedad.

3/ Compartir, cuidar, curar: cuidado transformador

para enfermedades raras para 2030. Los sistemas
de saludy bienestar no serdn inmunes a todos los
cambios que la sociedad actual ya esta viviendo.
La transformacion digital de la atencién médica
tiene el potencial de brindar grandes beneficios
para la comunidad de enfermedades raras, pero
también crearéd nuevos desafios.

4/ Cuando las terapias satisfacen las necesidades:

permitiendo un enfoque centrado en el desa-
rrollo terapéutico del paciente. Se analizaran
las innovaciones cientificas recientes, la inves-
tigacién clinica, las soluciones reguladoras, los
obstaculos y los desafios para desarrollar terapias
que satisfagan las necesidades de los pacientes.
También consideraremos formas de incorporar
evidencia de la vida real en los procesos de desa-
rrollo terapéutico.

5/ Logros para el 2030: accesibilidad, disponibili-

dady asequibilidad. Tratamientos para personas
que viven con una enfermedad rara ;Cémo
podemos mejorar colectivamente el funciona-

aspectos de los sistemas que necesitan un cam-
bio significativo.

6/ La revolucién de la salud digital: expectativa vs
realidad. Se analizard como la tecnologia puede
apoyar la inclusion social de las personas que
viven con una enfermedad rara. Este tema exa-
minaré las innovaciones tecnoldgicas que susten-
tan la interrupcion en la medicina y la ciencia, asi
como los fundamentos legales, éticos y politicos
que pueden enmarcar los resultados futuros en
esta area.

Fecha: 15-16 mayo, 2020

Lugar: Estocolmo, Suecia

Web: https://www.rare-diseases.eu/programme/
Precio inscripcion: Entre 125 €y 1950 €
Inscripciones con descuento: Hasta el 20 de
marzo, incluido.

Formulario de inscripciéon: http://www-eur.cvent.
com/events/10th-european-conference-on-rare-
diseases-orphan-products-2020/event-summary-
03c5479e63944269952feeal1e2f169a.aspx

Secretaria Técnica:
Email: sharon.ashton@eurordis.org / martina.
bergna@eurordis.org

Il WORLD CONGRESS ON RARE DISEASES

El segundo congreso mundial sobre enfermedades
raras se celebrara en Estambul, Turquia. En esta oca-
sidn, el tema central del Congreso sera: “El futuro
del desarrollo de medicamentos para enfermeda-
des raras”.

El programa se compone de conferencias magis-
trales y sesiones orales sobre las Ultimas investi-
gaciones y problemas actuales. En él participaran
asistentes de diferentes continentes: Norte y Sur de
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América, Asia, Pacifico y medio Oriente, asi como,

de Europa y Reino Unido.

Desde la pagina web del congreso, en el apartado

de “Sessions & tracks” los asistentes podran enviar

su resumen para los siguientes temas propuestos:

1. Enfermedades Raras.
2. Futuro de la Investigacion en Enfermedades
raras.

3. Desafios de vivir con enfermedades raras.

4. Medicamentos huérfanos

5. Enfermedades infecciosas

6. Enfermedades genéticas raras

7. Enfermedades tropicales

8. Enfermedades raras pediatricas

9. Enfermedades raras genéticas endocrinas
10. Enfermedades raras hematoldgicas
NEWSRARE
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11. Enfermedades raras de la piel

12. Enfermedades raras autoinmunes

13. Investigacidn clinica y tratamientos

14. Diagnéstico de enfermedades raras.

Fecha: 23 y 24 de noviembre, 2020

Lugar: Estambul, Turquia

Web: https://rarediseases.infectiousconferen-
ces.com/

Programa: https://rarediseases.infectiousconfe-
rences.com/scientific-program

Precio inscripcion: Entre 270 € y 1080 €

Fecha de inscripcion con descuento: Antes de
febrero del 2020

Fecha limite de inscripcion en el Congreso: 23
de noviembre del 2020 Secretaria Técnica
Formulario de inscripcién: https://rarediseases.
infectiousconferences.com/registration.php

Secretaria técnica:
Email: finance@conferenceseries.com / ste-
venparker@memeetings.net



FEDER ha puesto a disposicién de
las personas con enfermedades poco frecuentes en
Espafia, una linea de atencién gratuita para atender
todas las dudas que cualquier persona con diag-
néstico o sospecha de él pueda utilizar.

Este servicio va destinado tanto a
personas como a organismos e instituciones:

Personas afectadas por una ER codificada.
Personas afectadas por una ER sin cédigo.
Personas sin diagndstico.

Familiares.

Asociaciones de FEDER.

Familias acogedoras de nifios afectados por ER.
Otras Asociaciones.

Estudiantes.

Profesionales.

Organismos relacionados con las ER.

El objetivo del SIO es poder orientar, acompaniar e
informar a los afectados por enfermedades raras,
para evitar el desconocimiento de la enfermedad,
el sentimiento de soledad o desamparo tanto por
parte de la sociedad como de los especialistas
médicos y, mejorar la calidad de vida de los afec-

SERVICIO DE INFORMACION Y
ORIENTACION SOBRE
ENFERMEDADES RARAS DE FEDER

Pagina web
General
Diagnéstico

tados por ER y sus familias facilitando el acceso a
informacién de calidad. Desde el SIO se fomenta la
visibilidad y el sentimiento de pertenencia en algin
colectivo en contra de la exclusion.

Servicio de Informacién y Orientacion en enferme-
dades raras:

Email: sio@enfermedades-raras.org

Teléfono: 91-8221725

https://enfermedades-raras.org/index.
php/servicio-de-informacion-y-orientacion
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Para mejorar la accesibilidad y el
conocimiento de las enfermedades raras, Orphanet
pone a disposicion de los usuarios una aplicacion
gratuita para descargar en App store. Estara dispo-
nible para Iphone /iPad y en seis idiomas: espanol,
aleman, francés, inglés, italiano y portugués.

Este recurso cuenta con una base
de datos de enfermedades raras, su descripcién y
los recursos asociados a la misma. Ademas, puede
localizar los datos de contacto de centros de exper-
tos, asi como de profesionales. La aplicacién cuenta
con una "Biblioteca” personalizable por el usuario,
donde de una manera intuitiva puede guardar
paginas y documentos, seleccionar como “favori-
to” informacion de interés a la que poder recurriry
consultar de una manera mas 4agil, asi como hacer
anotaciones en algunas de las paginas.

APLICACION MOVIL DE ORPHANET

Aplicacién
Politica y acceso al mercado
Politica de medicamentos

Desde Orphanet recomiendan actualizar la aplica-
cién regularmente con el objetivo de aprovechar al
maximo todos los servicios disponibles y acceder a
los datos mas recientes.

Las principales herramientas que recoge “Orpha-
net Journal of Rare Diseases”, permiten buscary
compartir articulos, realizar bdsquedas avanzadas
y visualizar detalles, incluyendo resimenes de los
documentos.

Compatible
con iPhone 3GS, iPhone 4, iPhone 4S, iPhone 5,
iPod touch (tercera generacion), iPod touch (cuarta
generacion), iPod touch (quinta generacién)y iPad.
Requiere iOS 6.0 o posterior. Esta app esta optimi-
zada para iPhone 5.
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Esta revista podra ser descargada en formato Pdf desde:
La version interactiva esté disponible a través de la APP:
Siguenos en twitter:



