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Resumen: Aunque el acceso al medicamento es un componente crucial dentro del
contenido propio del derecho a la proteccion de la salud, millones de ciudadanos
tienen, adn hoy, problemas para acceder a medicamentos esenciales para su salud,
en los paises en vias de desarrollo y en la Union Europea. Se expone el régimen
juridico europeo que afecta a los medicamentos huérfanos, las politicas publicas
emprendidas en Espafia para, dentro del marco comunitario, atender a las
necesidades de las personas afectadas por enfermedades raras, asi como, por
altimo, los muchos retos que aun quedan por resolver para conseguir garantizar a
este colectivo el derecho a la proteccién de la salud en paridad de condiciones con el
resto de ciudadanos.

Palabras clave: Unién Europea; derecho a la salud; medicamentos huérfanos;
enfermedades raras.

Resumo: Ainda que o acesso aos medicamentos seja um componente essencial do
Direito em relacdo a protecdo da saude, milhdes de cidadaos ainda hoje encontram
problemas para conseguir os medicamentos essenciais para a sua saude, nos paises
em desenvolvimento e na Unido Europeia. Discute-se o0 regime juridico europeu
relativo aos medicamentos 6rfaos, as politicas publicas implementadas na Espanha
para, dentro do quadro comunitario, atender as necessidades das pessoas afetadas
pelas doencas raras bem como, por ultimo, os muitos desafios que ainda precisam
ser resolvidos para poder garantir a essa populacdo esse direito coletivo da protecéo
da saude com igualdade de condicGes com o resto dos cidadaos.

Palavras chaves: Unido Europeia; direito a saude; medicamentos 6rféos; doencas
raras.

Abstract: Although access to medicine is a crucial component in the actual context of
the right to health protection, millions of people still have trouble accessing essential
medicines for health in developing countries and the European Union. Is exposed the
European legal regime on orphan drugs, the public policies implemented in Spain
within the EU framework, addressing the needs of people affected by rare diseases
and, finally, the many challenges that remain to be solved to achieve to guarantee to
this collective the right to health protection at parity basis with other citizens.
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1. Propdsito de este estudio y estructura argumentativa del mismo.

El propésito de este articulo es analizar el régimen juridico de los
medicamentos huérfanos en la Unidn Europea, prestando una particular atencion a
las politicas publicas emprendidas a este respecto por el Estado espafiol, partiendo
de la premisa de que el acceso a este tipo de medicamentos es uno de los pilares
fundamentales sobre los que se asienta el derecho a la proteccion de la salud de las
personas afectadas por enfermedades raras.

Para abordar este objeto de estudio, marcado por la premisa expuesta,
analizamos aqui, a la luz del Derecho de la Union Europea, el concepto juridico de
medicamento huérfano y de enfermedad rara, el procedimiento de designacién como
medicamento huérfano, el procedimiento centralizado de autorizacion de
comercializacion de este tipo de farmacos y su posibilidad de autorizacion
condicional, junto a otras medidas de estimulo de cara a la concesién o
mantenimiento de dicha autorizacion de comercializacion (destacando el derecho de
exclusividad comercial por diez afios). Expuesto el marco comunitario de referencia,
repasamos a continuacion algunas de las politicas publicas puestas en marcha en el
Estado espafiol a favor de los afectados por enfermedades raras. Para finalizar, una
vez descrito el régimen juridico de los medicamentos huérfanos en la Unién Europea,
apuntamos algunos de los problemas que quedan aun por resolver en materia de
acceso al medicamento huérfano y nos atrevemos a individualizar algunas posibles

lineas de actuacién a tomar en consideracion de cara al futuro.

2. Premisa de partida: el acceso al medicamento como parte integrante del
derecho ala proteccion de la salud.

Los medicamentos son bienes econdmicos a través de los que se hace
efectivo el derecho a la proteccion de la salud, consagrado en el articulo 43 de la
Constitucion Espafiola, pues contribuyen a prevenir, curar o aliviar enfermedades y a
corregir o reparar las secuelas provocadas por éstas.

Gracias a los medicamentos, la humanidad ha podido luchar eficazmente
contra las enfermedades que, desde siempre, la han amenazado. Constituyen, en
suma, un producto que contribuye a proporcionar una mejor calidad de vida y
representan, al mismo tiempo, una esperanza para el futuro. Por todo ello, el acceso

al medicamento se identifica inevitablemente como un componente crucial dentro del
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contenido propio del derecho a la proteccion de la salud (Barranco Vela y Bombillar
Saenz, 2010).

De acuerdo con la Conferencia Mundial sobre el uso racional de los
medicamentos, celebrada en Nairobi en 1985, los pacientes han de recibir los
medicamentos apropiados a sus necesidades clinicas, en las dosis adecuadas, en el
momento oportuno y con el menor coste tanto para ellos como para la comunidad. El
acceso a los medicamentos no se agota con el acto material de suministrarlos
(Bergel, 2005), este acceso ha de reunir una serie de requisitos. El paciente ha de
acceder al medicamento en el momento oportuno; un medicamento que ha de ser de
calidad, suministrarse en las cantidades adecuadas para responder al tratamiento vy,
por supuesto, ser efectivo para el uso al que se le destina.

Al acceder a este farmaco, el paciente ha de ser capaz de sufragar su costo sin
ver afectadas significativamente sus condiciones de vida, a la vez que ha de contar
con una informacion adecuada sobre el mismo que le permita una utilizacion racional
de este producto, en el marco de la tercera generacion de leyes del medicamento.

La primera generacion de leyes del medicamento exigié que los medicamentos
fuesen seguros, pero no se ocup6 de velar porque efectivamente éstos asi lo fuesen.
A partir de 1965, tras la tragedia de la Talidomida, en Europa podemos hablar de una
segunda generacion de leyes del medicamento. Desde ese momento, y buscando
salvaguardar la salud publica de la ciudadania, la Administracion se ha ocupado de
evaluar y controlar cada uno de los medicamentos que son puestos en el mercado
(Bombillar Saenz, 2010a y 2013b, entre otras publicaciones).

Calidad, seguridad y eficacia son los objetivos que guian el procedimiento de
autorizacion de un farmaco. La Administracién controla que los medicamentos (1)
alcancen los requisitos de calidad establecidos; (2) que sean seguros, no produciendo
en condiciones normales de uso efectos téxicos o indeseables desproporcionados al
beneficio que procuran; (3) que sean eficaces en las indicaciones terapéuticas
aprobadas; y (4) que estén correctamente identificados y acompafados de la
informacion precisa para su utilizacion.

Una vez puestas en marcha, bajo el liderazgo de la propia Unién Europea
(Valverde Lépez, 2014), las herramientas necesarias para lograr estos objetivos, ha
irrumpido con fuerza en las ultimas décadas una tercera generacién en la que —sin

descuidar los requisitos de seguridad, calidad y eficacia — se va un paso mas alla,
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buscando la utilizacion “racional” del farmaco: que la ciudadania sélo consuma
aguellos medicamentos que respondan a un equilibrio entre utilidad terapéutica y
coste. Los Estados miembros se han marcado como una linea prioritaria de trabajo: la
accesibilidad a un sistema de calidad gestionado de manera sostenible (Garrido
Cuenca, 2013), de una manera viable econdmicamente. Este es el gran reto de la
asistencia sanitaria publica en la Unién Europea.

Aunque es cierto que producir esta “mercancia”’, de alto nivel tecnoldgico,
requiere realizar por parte de la industria un largo y costoso esfuerzo en investigacion
e innovacion, también lo es que los recursos del Estado son limitados, por lo que el
derecho a la salud, en el marco de la tercera generacion de leyes del medicamento y
mas en el actual escenario de grave crisis econémica que nos asola, se ha visto
modulado por consideraciones econdmicas, reconfigurandose el marco juridico sobre
el que se asientan las prestaciones que conforman y dan sustento a este derecho.

Asi, por ejemplo, se han visto excluidos del sistema publico los extranjeros que
no sean titulares de una autorizacion para residir en el territorio espafiol o se ha
instaurado el copago (repago) para los pensionistas en relacién con la prestacion
farmacéutica. Estos y otros “recortes sanitarios” son estudiados, entre otros autores,
por Cantero Martinez, 2014 y Garrido Cuenca, 2014.

En definitiva, el Estado no sélo busca preservar la salud de la ciudadania
también la de las arcas publicas, que deben hacer frente a muchas otras necesidades
de su poblaciéon. En un mercado tan complejo como el del medicamento, donde el
que decide (el médico prescriptor) ni paga ni consume el medicamento; el que lo
consume, ni lo paga (al menos integramente) ni decide; y el que lo paga (el Estado),
ni lo consume ni decide; es légico que se implementen una serie de mecanismos para
actuar sobre la dimension econémica del medicamento, tanto sobre su precio (con la
fijacion del precio industrial y de los margenes comerciales) como sobre su
financiacion (con la financiacién selectiva, el copago y los precios de referencia); y se
promueva el llamado uso racional de este producto o la introduccién o el fomento del

mercado de genéricos® (como pone de relieve en Espafia el articulado de la

! De acuerdo con el art. 10.2.b) de la Directiva 2001/83, en su actual redaccion, se entiende por
medicamento genérico: “todo medicamento que tenga la misma composicion cualitativa y cuantitativa
en sustancias activas y la misma forma farmacéutica, y cuya bioequivalencia con el medicamento de
referencia haya sido demostrada por estudios adecuados de biodisponibilidad.”

Esta definicibn se ve completada con una serie de presunciones, algunas de ellas bastante
controvertidas: “Las diferentes sales, ésteres, éteres, isomeros, mezclas de isémeros, complejos o
derivados de una sustancia activa se considerardn una misma sustancia activa, a menos que tengan
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LGURMPS, analizado por autores como Baes, 2010; Bombillar Sédenz, 2010; o Vida
Fernandez, 2007). Mientras que todos podemos compartir este diagndéstico, la
descripcion de este escenario, el problema surge a la hora de implementar el alcance
y los efectos concretos de las medidas disefiadas para dar respuesta al mismo.

En este sentido, cada Estado miembro, y ya no la Union Europea — mientras
que la intervencién de orden publico es una competencia comunitarizada, la de
servicio publico (esto es, la que engloba la prestacion farmacéutica) permanece en
manos de cada unos de los veintiocho Estados que hoy conforman la Unién
(Bombillar Saenz, 2010a) —, ha obrado del modo que ha estimado mas oportuno para
alcanzar los objetivos resefiados.

Demos algunas notas en relacion con el caso espafiol. Ante la acuciante crisis
econOmica en la que vivimos, el Estado espafiol ha legislado con ahinco, a través del
discutible instituto del decreto-ley, diversas y controvertidas medidas con las que ha
pretendido aminorar y controlar nuestro elevado gasto publico farmacéutico. Gran
parte de ellas se recogen en el Real Decreto-Ley 16/2012, de 20 de abril, de medidas
urgentes para garantizar la sostenibilidad del Sistema Nacional de Salud (Larios
Risco, Palomar Olmeda y Vazquez Garranzo, 2012).

Teoricamente, estos mecanismos de fijaciébn o de control de precios, asi como
los procedimientos de reembolso, deberian conducir a la fijacion de precios mas
razonables y evitar la especulacion, permitiendo que un mayor nimero de pacientes
pudiera acceder a estos productos de primera necesidad que son los medicamentos.
Pero lo cierto es que esto no es asi, como alertan representantes de facultativos y

pacientes, en especial, por lo que a las enfermedades raras se refiere.

propiedades considerablemente diferentes en cuanto a seguridad y/o eficacia, en cuyo caso el
solicitante debera facilitar datos suplementarios para demostrar la seguridad y/o eficacia de la
diversidad de sales, ésteres o derivados presentes en una sustancia activa autorizada. Las diferentes
formas farmacéuticas orales de liberacién inmediata se consideraran una misma forma farmacéutica.”
Destacados autores, y por todos ellos Valverde (2007, pp. 85-107), ponen en duda la eficacia de los
medicamentos genéricos, criticando que, por un lado, se hable de sustancias activas frente a
sustancias inertes; que, por otro, se afirme que, por norma, todos los derivados de una sustancia activa
se consideraran una misma sustancia activa; o que, incluso, se acepte la posibilidad de que un
medicamento biolégico pueda ser similar a un producto bioldgico de referencia.

En todo caso, lo cierto es que en los Ultimos afios las diferentes Administraciones sanitarias han puesto
en ellos sus ojos con el fin de contener el crecimiento del gasto farmacéutico publico. A este respecto,
resulta muy significativo el tenor literal del art. 85.4 de la LGURMPS, en su redaccion dada por el Real
Decreto Ley 16/2012: “Cuando la prescripcion se realice por principio activo (lo que se ha convertido en
la norma general dentro de nuestro Sistema Nacional de Salud), el farmacéutico dispensara el
medicamento de menor precio de su agrupacibn homogénea y, en el caso de igualdad, el
medicamento genérico o el medicamento biosimilar correspondiente”. La Comunidad Autbnoma de
Andalucia ha sido un referente en la implantacion de este tipo de politicas.
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Este entramado normativo esta repercutiendo gravemente en muchas familias
que sufren enfermedades de alto impacto econdmico, llegando a verse excluidas del
sistema sociosanitario’® (Barranco Vela, 2013 y 2014, Cantero Martinez, 2014 y
Garrido Cuenca, 2014). Es mas, medidas de copago que pueden llegar a ser
justificables en otros &mbitos, suponen un importante varapalo para muchos enfermos
raros que sobreviven — o viven con un minimo de calidad — gracias a estos productos.
Lo que recientemente ha denunciado con rotunda claridad una Sentencia del Tribunal
Superior de Justicia de Galicia® (Espafia, 2013).

El acceso al medicamento se ve condicionado por estos factores, y en
especial, por la busqueda de rentabilidad econdmica perseguida por la industria
farmacéutica. En nuestra sociedad actual, ha quedado invertida por completo la
secuencia propia de lo que se ha dado en llamar el paradigma Galileo, supeditandose
‘la investigacion cientifica a los objetivos de explotacién técnica y rentabilidad
econdémica” (Esteve Pardo, 2009, p. 66 y ss.). Es lo que se conoce como
tecnociencia. Las decisiones en materia de investigacion cientifica (lineas de

investigacién, objetivos, métodos...) se toman hoy dia — también en el campo del

? Piénsese, por ejemplo, en la Resolucién de 10 de septiembre de la Direccion General de Cartera
Basica de Servicios del Sistema Nacional de Salud y Farmacia, desarrollando lo previsto en el Real
Decreto Ley 28/2012, equiparando las dispensaciones mediante receta médica y las 6rdenes de
dispensacion hospitalaria a efectos de la aportaciéon en la prestacién farmacéutica. El objeto de esta
norma es someter a los criterios de la aportacion reducida a los medicamentos de dispensacion
ambulatoria en el hospital, esto es, aquellos que sin tener la calificacion de uso hospitalario tienen
limitada su dispensacién en el &mbito del Sistema Nacional de Salud en los servicios de farmacia de
los hospitales. Estos medicamentos son fundamentalmente los indicados par las “enfermedades
graves o cronicas” (cancer, tumores cerebrales, leucemias, intolerancias graves a la lactosa, esclerosis
multiple o hepatitis C). Estos medicamentos (50) pasan de estar exentos de aportaciébn a estar
sometidos a un copago del 10%, con un limite de aportacién reducida de 4,20€. Esto puede suponer
para un enfermo raro 400/500€ al mes, pues la mayoria de ellos multiplican esta cifra por la
polimedicacién a la que estan sujetos. ¢Qué sentido tiene esta medida? ¢Caracter disuasorio?
¢ Caracter recaudatorio? ¢ Ahorro?...

*Me permito transcribir su Fundamento Juridico 22: “No puede acaecer sin embargo nunca lo sucedido
en el presente caso donde no sélo la Administracidon sanitaria prescindié del criterio médico — a la
postre inclusive cientificamente confirmado —, sino que se interpuso entre el facultativo correspondiente
y su paciente, sin que autorizase la dispensacion de aquel medicamento pese a estar oficialmente
homologado y autorizado y haber sido en su dia prescrito mediante razonables y razonados pareceres
facultativos oficiales nunca de contrario desmentidos que le fueron sucesivamente expuestos y sin que
su patente inactividad — en realidad su denegacidn de facto-, tuviese otra presumible motivacion que el
ahorro, incurriendo en cualquier caso asi las Autoridades de la Conselleria de Sanidad de la Xunta de
Galicia y de aquel Ente institucional-autondmico antes mencionadas inclusive en desviacion de poder
[--], sin perjuicio de que en el presente caso conlleve también mediatamente un radical defecto
anulatorio al afectar incluso al ejercicio de aquel derecho fundamental individual tutelado por el Art. 15
"ab initio" de la Constitucion, [---] en la medida en que -tal como antes ya pormenorizadamente se
referenci6-, jurisprudencial y constitucionalmente se ha privado a la Administracion sanitaria de la
facultad de denegar o restringir la asistencia sanitaria y medicamentosa — maxime si se trata de un
medicamento Unico sin alternativa farmacoldgica alguna en el mercado —, por razén de dificultades
presupuestarias o de ahorro econémico”.
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medicamento — atendiendo a unos muy estudiados célculos coste-beneficio, que
deciden, en Gltimo término, el que se investigue y produzca un determinado farmaco®.

Muy ilustradoras al respecto son las manifestaciones, hace treinta afos, del
entonces director ejecutivo de Merck, Henry Gadsten, afirmando sin tapujos a la
revista Fortune que su suefo seria fabricar medicamentos para gente sana: «vender
a todo el mundo», como lo hacia el fabricante de chicles Wringley’s (Moynihan y
Cassels, 2006, p. 9)° y, hace escasos meses, de Marijn Dekkers, Consejero Delegado
de Bayer: “No creamos este medicamentos (el anticanceroso Nexavar) para los
indios, sino para los occidentales que puedan pagarlo” (De Benito, 2014).

Por altimo, por sélo resefiar algunas de las razones que bajo mi punto de vista
mas incidencia tienen en este ambito, diez grupos farmacéuticos poseen el 50% del
mercado mundial de medicamentos, los llamados Big Pharma, laboratorios con
derechos exclusivos para fabricar y comercializar estos singulares productos. La
globalizacion del sistema de patentes y la estructura monopolistica del mercado
farmacéutico han convertido al paciente en prisionero del mercado.

Los intereses econémicos en juego han propiciado que el derecho a la
propiedad intelectual pueda prevalecer sobre el derecho a la proteccion de la salud.
Buena prueba de ello es la aplicacion que se ha dado en los ultimos afios, en
particular, en los paises en vias de desarrollo (Bombillar Sdenz, 2013a), al Acuerdo
sobre los Aspectos de los Derechos de Propiedad Intelectual relacionados con el
Comercio (ADPIC) de la Organizacién Mundial del Comercio®. Por tanto, y audn

* Muy atras en el tiempo quedd aquel periodo en el que el cientifico, con total libertad, se empefiaba en
desentrafiar los secretos de la naturaleza, en la basqueda del conocimiento, y luego, accesoriamente,
llegado el caso, en la rentabilizacion econémica de su hallazgo. Ahora, por el contrario, desde el primer
momento, la investigacion va enfocada precisamente a ese objetivo: a la extraccion de la maxima
rentabilidad econdémica de los productos que surjan de la aplicacion de esos conocimientos. Un
planteamiento que responde sin ambages a una légica empresarial, y que va mas alla de la concepcién
clésica de la libertad de investigacion cientifica.

® Es el caso de las conocidas como pildoras de la felicidad, en relacion con aquellas enfermedades
propias del estilo de vida de nuestra sociedad, como el estrés o la depresion. La industria farmacéutica
ha conseguido redefinir y ampliar el concepto de enfermedad, transformando en enfermedad estados
de la vida cotidiana no necesariamente patoldégicos (menopausia, timidez...), con el objetivo de
expandir el mercado y sus ganancias, vendiendo unos medicamentos que no requieren grandes dosis
de investigacion o innovacion tecnolégica a pacientes que realmente no los necesitan; y que,
precisamente por el consumo de los mismos, pueden arriesgar su salud, al verse afectados por los
efectos secundarios de éstos (Moynihan y Cassels, 2006).

® El sistema de patentes que, en su origen, buscaba — como ponia de relieve la Ley de Patentes de la
Republica de Venecia de 1474, la primera ley de patentes de la historia — obligar a los titulares de
éstas a publicar sus invenciones, para que las mismas no fuesen secretas y todos se beneficiasen de
ellas, ha desembocado en un sistema donde los laboratorios se sirven de todo tipo de artimafias para,
en vez de desarrollar inventos genuinos, obtener patentes sobre adiciones secundarias al conocimiento
que les permitan extender su monopolio sobre un producto o proceso concreto.

129



Cad. Ibero-Amer. Dir. Sanit., Brasilia, v.3, n.3, out/dez. 2014 ISSN 2358-1824

reconociendo el importante papel que la industria farmacéutica juega en pro de la
salud de la ciudadania, y el innegable trabajo que realizan los cientificos y demas
personal que en ella se integra, no se puede negar el hecho de que los laboratorios
farmacéuticos buscan, como cualquier otra empresa, la rentabilidad econémica.

Las cifras hablan por si solas: el 14% de la poblacién mundial, el que vive en
los paises del primer mundo, consume el 80% de los medicamentos. La industria no
investiga — al menos, no lo suficiente — para producir nuevos medicamentos que
sirvan para atajar los problemas de salud publica de este 86% restante’. ONGs, como
Farmamundi, alertan de la carencia de tratamientos eficaces y seguros para
enfermedades tropicales que afectan y matan a millones de personas cada afo
(Farmamundi, 2002). La crisis del Ebola ha vuelto a poner, una vez mas, todas estas
carencias encima de la mesa.

Pero no hemos de salir fuera de las fronteras europeas para encontrarnos con
problemas de acceso al medicamento. En Europa, millones de ciudadanos tienen aun
hoy problemas para acceder a medicamentos esenciales para su salud, en especial,
los cerca de treinta millones — 3 millones de ellos espafioles —, que padecen una
enfermedad rara (Barranco Vela, 2013 y 2014). No causa extrafieza el hecho de que
la industria farmacéutica, que sabemos se desvive por conquistar nuevos clientes y
mercados, sea poco propensa a elaborar medicamentos para el tratamiento de
enfermedades poco frecuentes, pues éstas conllevan una escasa rentabilidad por el
reducido niumero de afectados y el elevado gasto en investigacién e innovacion que
generan (Alba Romero y Gutiérrez Pérez, 1998 o Panunzio y Recchia, 2007).

En este contexto, y bajo estas premisas, vamos a analizar aqui brevemente el
régimen juridico europeo que afecta a los medicamentos huérfanos, las politicas
publicas emprendidas en Espafia en los Ultimos afios para, en este marco comunitario
de referencia, atender a las necesidades de las personas afectadas por

enfermedades raras, asi como, por ultimo, los muchos retos que aun quedan por

Un sistema perverso ante el que se rebelé Sudafrica en el afio 2000, razén por la que fue demandada
por treinta y nueve empresas farmacéuticas. La presion publica suscitada por estos hechos llevé a la
OMC a aprobar en Doha, en 2001, una Declaracién en la que se aboga por una interpretacion del
ADPIC acorde con el derecho a la proteccion de la salud publica y, en particular, con la promocién del
acceso universal a los medicamentos.

Brasil fue el primer pais en acogerse a las clausulas de Doha, en el marco de su programa de lucha
contra la pandemia del SIDA.

" Un tercio de la poblacién mundial, dos mil millones de personas, el que vive en los paises en vias de
desarrollo, se ve afectado en la actualidad por enfermedades (el botulismo, la malaria, la enfermedad
del suefio, la enfermedad de Chagas, la leishmaniasis, la tuberculosis o la lepra) que son curables en
el llamado primer mundo, sin poder acceder a un tratamiento eficaz por falta de recursos econémicos.
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resolver para conseguir garantizar a este colectivo el derecho a la proteccion de la

salud en paridad de condiciones con el resto de ciudadanos.

2. Régimen juridico de los medicamentos huérfanos
2.1. El concepto juridico de medicamento huérfano y de enfermedad rara.

Un medicamento huérfano es aquel medicamento destinado al diagnostico,
prevencion o tratamiento de una enfermedad rara o poco frecuente (Barranco Vela,
2010a y 2010b, y Bombillar Saenz, 2010a, pp. 279 y ss.). La definicibn de
medicamento huérfano estd ligada irremediablemente al concepto que
normativamente se acufie de lo que es una enfermedad rara. Se entiende por
enfermedad rara — en el ambito de la Unidén Europea — aquella que pone en peligro la
vida o conlleva una incapacidad crénica, presentando una prevalencia inferior a 5
personas por cada 10.000. Podra superarse esta cifra — y seguir encuadrandose tal
enfermedad dentro de esta calificacion — cuando no sea posible para un laboratorio
farmacéutico recuperar a través de sus ventas en el territorio nacional los costes de
desarrollo y distribucién®.

Las enfermedades raras han sido declaradas un sector prioritario de accion
comunitaria en el ambito de la salud publica (Garrido Cuenca, 2013). Son
enfermedades crénicas de origen genético, que se suelen manifestar en la nifiez y
que afectan a la autonomia personal de quienes las padecen, produciendo una
dolorosa carga psico-social para los afectados y sus familiares, origen de problemas
educativos, laborales y sociales. Carga que se agrava ante la dificultad de encontrar
tratamientos adecuados (que no realmente efectivos), ya que aun existe un gran
desconocimiento y desinformacién sobre ellas dada su complejidad médica y su baja
rentabilidad econémica’.

En la actualidad, se contabilizan entre unas 6.000 y 7.000 enfermedades raras
con peligro de muerte o invalidez cronica; manejandose a nivel europeo la cifra de un
enfermo por cada 2.000 habitantes para cada patologia (es decir, un maximo de
227.000 pacientes en la Unidbn y 22.000 en Espafa). No obstante, estas

8 Siempre que su promotor pueda demostrar que resultard improbable que, sin incentivos, la

comercializacién de dicho medicamento en la Unién Europea genere suficientes beneficios para
justificar la inversion necesaria; del mismo modo, no debe existir ningln método satisfactorio
autorizado en la Unién para una de estas patologias que va a tratar el medicamento o, existiendo, el
nuevo medicamento debe aportar un beneficio significativo a quienes la padecen.

° Como la Osteogénesis Imperfecta (o enfermedad de los huesos de cristal), por ejemplo.
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enfermedades raras afectarian, en su conjunto, en toda la Uniébn Europea, a unos
treinta millones de personas; y, en Espafa, en torno a tres. En nombre de esos mas
de tres millones de afectados actua la Federacion Espafiola de Enfermedades Raras
(FEDER). Estos afectados tienen, como cualquier otro ciudadano, derecho a acceder
a medicamentos cuya calidad, seguridad y eficacia sean equivalentes a las de los
medicamentos de que se benefician los demas pacientes.

En este ambito, la patente no puede jugar el mismo papel que desempefia en
otros campos, no puede desplegar todo su abanico de posibilidades, ya que el
problema de fondo es, precisamente, la falta de un mercado potencial (Ficicchia,

2007). De ahi el empleo del calificativo de medicamentos “huérfanos”°

por parte de
Henry Waxman, promotor de la Orphan Drug Act estadounidense; equiparando la
labor a llevar a cabo con este tipo de medicamentos con la que la sociedad ha de

desempeiiar con los nifios que carecen de padre y madre.

2.2 El procedimiento de designacion como medicamento huérfano. El Comité de
Medicamentos Huérfanos de la EMA.

A los medicamentos huérfanos les afectan, en especial, las siguientes normas:
el Reglamento (CE) n. 141/2000, del Parlamento Europeo y del Consejo, de 16 de
diciembre de 1999, sobre medicamentos huérfanos (Union Europea, 2000); el
Reglamento (CE) n. 847/2000, de la Comision, de 27 de abril de 2000, por el que se
establecen las disposiciones de aplicacion de los criterios de declaracién de los
medicamentos huérfanos y la definicién de los conceptos de “medicamento similar’ y
“superioridad clinica”; el Reglamento (CE) n. 726/2004, del Parlamento Europeo y del
Consejo, de 31 de marzo de 2004, por el que se establecen procedimientos
comunitarios para la autorizacion y el control de los medicamentos de uso humano y
veterinario y por el que se crea la Agencia Europea de Medicamentos (Unidn
Europea, 2004); el Reglamento (CE) n. 507/2006, de la Comision, de 29 de marzo de
2006, sobre la autorizacion condicional de comercializacion de los medicamentos de
uso humano que entran en el ambito de aplicacién del Reglamento (CE) n. 726/2004
del Parlamento Europeo y del Consejo (Union Europea, 2006); y la Directiva n.
2001/83/CE, del Parlamento Europeo y del Consejo, de 6 de noviembre de 2001, por

la que se establece un codigo comunitario sobre medicamentos para uso humano.

19 “Falto de algo, y especialmente de amparo”, segun la tercera acepcion del Diccionario de la Real
Academia Espafiola.
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El Reglamento (CE) n. 141/2000 crea un procedimiento comunitario “abierto y
transparente” para designar los medicamentos huérfanos y establece incentivos para
la investigacion, el desarrollo y la comercializacion de estos medicamentos,
especialmente mediante la concesién de un derecho de exclusividad comercial de
diez afios duracién. La Union Europea adoptd asi en el afio 2000, casi veinte afios
después que Estados Unidos, su propio régimen de incentivos al desarrollo de
medicamentos huérfanos.

En el seno de la Agencia Europea de Medicamentos (EMA) contamos con un
Comité de Medicamentos Huérfanos (COMP, de acuerdo con sus siglas en inglés)*
gue se encarga de examinar las solicitudes de declaracion de medicamentos como
“‘medicamentos huérfanos”, de aconsejar a la Comision sobre la elaboracion y la
aplicacion de una politica comunitaria sobre este tipo de medicamentos y de asistir a
ésta en sus contactos internacionales y con los grupos de apoyo a los pacientes,
ademas de en la elaboracion de unas directrices detalladas sobre los mismos.

Recordemos, con caracter general, que, en el plano organizativo, el modelo de
agencia se ha consolidado como la forma de organizacion mas adecuada para
gobernar el mercado farmacéutico y alimentario'’. La Agencia Europea de
Medicamentos (EMA) y la Autoridad Europea de Seguridad Alimentaria (EFSA) se
conciben como organismos, integrados por expertos independientes, donde la razon
cientifico-técnica y la busqueda del interés general se imponen frente a espurios
intereses politicos o econdmicos; en el marco de un sistema administrativo integral,
en red, que acoge a las diferentes agencias nacionales de los Estados miembros
(Bombillar Saenz, 2013c o Salvatore, 2012).

La designaciéon de un determinado medicamento como “huérfano” conllevara

que éste pueda acogerse al régimen especial contemplado al respecto en la

1 Este Comité esta compuesto por un miembro nombrado por cada uno de los Estados miembros, tres
miembros nombrados por la Comisién para representar a las asociaciones de pacientes y tres
miembros nombrados por la Comisién previa recomendacion de la Agencia.

2 La EMA y la EFSA auxilian a la Comisién en la realizacién de tareas reguladoras, pero sin tener
conferidas las mismas, mediante informes de inspeccion o a través de dictamenes y recomendaciones
gue constituyen la base técnica y cientifica de las decisiones de la Comision; dando lugar a una
separacion funcional y estructural de la organizacion encargada de la determinacion o evaluacion del
riesgo con respecto a aquella otra a la que se le asigna su gestion. Sendas agencias facilitan el
funcionamiento del mercado interior, aligeran el trabajo de la Comisiéon y promocionan — a través del
trabajo en red que coordinan — una mayor uniformidad entre las politicas nacionales y europeas en el
sector farmacéutico y alimentario. Por ello, siguiendo a Virgala, ambas dos se pueden calificar como
agencias “cuasi-reguladoras” o “pre-decisorias”, ya que, como hemos apuntado, sus recomendaciones
cientificas tienen una influencia decisiva, real, de cara a la adopcion de la decision final por la
Comision, quien ratifica sistematicamente sus recomendaciones (Virgala Foruria, 2011).
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normativa comunitaria. Régimen en el que se dan cita lo que la doctrina ha dado en
calificar push programmes y pull programmes: medidas tendentes, por un lado, a
incentivar la inversion en investigacion y desarrollo de la industria farmacéutica en
este campo y, por otro, a propiciar la rapida puesta en el mercado de los
correspondientes medicamentos huérfanos.

Para obtener la declaracion de “medicamento huérfano”, el promotor
presentara una solicitud a la Agencia en cualquier fase del desarrollo de su
medicamento, aunque siempre antes de la solicitud de autorizacion previa a la
comercializaciéon®®, demostrando que cumple con los requisitos establecidos en la
normativa comunitaria. ElI procedimiento consta de tres fases fundamentales: el
control preventivo de la EMA, quien comprobara la validez de la solicitud y preparara
un informe sucinto, la evaluacion del COMP y la decision final de la Comisién. El
medicamento declarado “huérfano” se inscribird en el correspondiente Registro.

Este procedimiento no esta valorando la seguridad o calidad del medicamento
en cuestion, si no si el mismo se ajusta a los parametros que han de cumplir los
medicamentos huérfanos, siendo uno de los mas cuestionados el relativo a su
eficacia con respecto a otros tratamientos ya existentes. En este marco de actuacion,
donde la Administraciéon dispone, por logica, de una amplia capacidad de apreciacion,
como apunta el propio TJUE en el asunto Now Pharma c. Comision, cabe exigir, mas
si cabe, un plus de respeto de las garantias reconocidas por el ordenamiento juridico
comunitario en los procedimientos administrativos, exigiendo la cualificacion e
imparcialidad de todos los expertos involucrados (Bombillar Saenz, 2011).

La Comisién hizo balance de la aplicacion del Reglamento (CE) n. 141/2000,
cinco afios después de que éste viera la luz. Un balance muy positivo. Durante ese
periodo (abril 2000-abril 2005) se presentaron 458 solicitudes de designacion de
medicamentos huérfanos ante la Agencia, resultando designados 268 productos. Del
total de productos designados, veintidos obtuvieron autorizacion de comercializacion,
abarcando veinte diferentes patologias, para ocho de las cuales (40%) no habia, con
anterioridad a dicha autorizacion, tratamiento alguno; mientras que para las doce

restantes, los productos autorizados supusieron claros beneficios significativos a los

'3 El laboratorio farmacéutico podra solicitar también la designacién como medicamento huérfano para
un medicamento que se encuentre ya en comercializacién, pero que hubiese sido autorizado para una
indicacion terapéutica diferente; lo que suele ocurrir normalmente.
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pacientes. Se estima, por todo ello, que mas de un millén de pacientes se han visto

beneficiados por las medidas de este Reglamento™®.

a. Procedimiento centralizado de autorizacion de comercializacion vy
posibilidad de autorizacion condicional.

La autorizacion de comercializacion de los medicamentos huérfanos se llevara
a cabo siguiendo el conocido como “procedimiento centralizado” (Bombillar Saenz,
2010a, p. 342 y ss.), obligatorio para estos medicamentos desde 2005 de acuerdo
con el referido Reglamento (CE) n. 726/2004, siendo la EMA la encargada de
coordinar la evaluacion cientifica de la calidad, seguridad y eficacia de estos
medicamentos en el marco de este procedimiento comunitario de autorizacion.

El procedimiento centralizado permite una importante “economia
procedimental”, evitando el peregrinar de la industria farmacéutica Estado por Estado
para conseguir la autorizacion del producto farmacéutico. EI medicamento se somete
a un solo proceso de evaluacion, con el consiguiente beneficio para la industria y la
sociedad. Esto no solo ayuda a la creacion de un mercado interior de medicamentos,
sino que redunda en la proteccion de la salud publica.

De este modo, las solicitudes de comercializacion por parte de los promotores
de medicamentos huérfanos se presentaran directamente a la EMA, y no a las
Administraciones sanitarias nacionales. El solicitante obtendra una autorizacion que le
reportara los mismos derechos y obligaciones en cada uno de los Estados miembros
de la Unién Europea. El medicamento podra ser desde entonces comercializado en
cualquier punto de la Union. No obstante, lamentablemente, no por el hecho de contar
con dicha autorizacion centralizada, éste estara disponible al mismo tiempo en las
oficinas de farmacia de todos los Estados miembros; una consecuencia de que las
competencias en materia de prestacion farmacéutica no se hayan comunitarizado.

Los medicamentos huérfanos pueden también acogerse a lo previsto en la
norma europea en donde se aborda la autorizacion condicional de medicamentos
(Unién Europea, 2006), que permite que, para satisfacer necesidades no cubiertas de

los pacientes y en interés de la salud publica, se concedan autorizaciones de

* En enero de 2005, fueron 198 los medicamentos designados y 16 los autorizados; asistiendo a un
aumento del 25/30% por afio. En mayo 2006, las cifras serian 557 solicitudes presentadas, 360
medicamentos designados como medicamentos huérfanos y 25 autorizados para ser comercializados.
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comercializacién basadas en datos clinicos “menos completos de lo habitual”, en los
gue no esté plenamente documentada la inocuidad y eficacia del medicamento.

Dado que estos medicamentos estan dando respuesta a necesidades médicas
no cubiertas por el mercado o constituyen un avance terapéutico sustancial respecto
a los tratamientos ya existentes, y con el fin de fomentar y posibilitar la pronta llegada
de estos medicamentos al mercado (a los pacientes), se acorta el procedimiento de
autorizacion en uno o dos afios (en lugar de los diez afilos que normalmente éstos
requeririan para ser comercializados si debieran cumplir con todos los requisitos que
el ordenamiento juridico exige).

No obstante, y debido a los riesgos que ello supone, se ven sometidas estas
autorizaciones a unas obligaciones de farmacovigilancia mas intensas de lo habitual
(Doménech Pascual, 2009); a unas obligaciones especificas y a un seguimiento
extraordinario; exigiéndose a sus titulares que completen o comiencen determinados
estudios para confirmar que la relacion beneficio-riesgo es favorable y despejar asi
cualquier duda sobre la calidad, seguridad y eficacia del medicamento™®.

Estas autorizaciones tendran un periodo de validez de un afo, con posibilidad
de renovacion, a solicitar seis meses antes de la fecha de expiracion de la
autorizacion. Para garantizar que los medicamentos no se retiren del mercado
mientras tanto, la autorizacion condicional extendera su validez hasta el mismo dia
que se pronuncie la Comision sobre su renovacién (Moreno-Tapia y Sabater,
2006:21). En cualquier caso, lo cierto es que estamos ante una autorizacion
provisional, con un periodo de validez de un afio; y condicional (aunque no se
pretende que lo siga siendo indefinidamente), a renovar o no anualmente en funcién
del cumplimiento de los requisitos sefalados.

Las autorizaciones condicionales se unen a otros procedimientos especiales de
autorizacion ya presentes en el ordenamiento comunitario como la “evaluacién
acelerada”, que reduce el tiempo de estudio de 210 a 150 dias (Unién Europea, 2004,
art.14.9), y que puede acumularse al propio procedimiento que estamos comentando;

la autorizacion concedida “en circunstancias excepcionales” (Union Europea, 2004,

® Los titulares de estas autorizaciones garantizaran una informacién adecuada a los pacientes y
especialistas sobre el medicamento en cuestién, mencionando en el resumen de las caracteristicas del
producto y en el prospecto el caracter de su autorizacion; llevaran un registro detallado de las
sospechas de reacciones adversas de las que tengan conocimiento, con el fin de garantizar la salud
publica y la de los concretos pacientes afectados o emitirdn informes periédicos en materia de
seguridad a las autoridades competentes.
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art.14.8), éstas siempre condicionales, para aquellos casos en los que no concurran
algunos de los requisitos previstos por el Derecho comunitario para otorgar una
autorizacion condicional; y el uso compasivo que referiremos mas abajo.

b. Otras medidas de estimulo de cara a la concesion o mantenimiento de
una autorizacion de comercializacion para un medicamento huérfano: el
derecho de exclusividad comercial por diez afios.

En cualquier caso, y con el fin de facilitar la concesion o el mantenimiento de
dicha autorizacion, se establece la posibilidad de conceder una exencion, al menos
parcial, de las tasas debidas por el promotor del medicamento huérfano a la EMA por
sus servicios. Por otro lado, antes de presentar una solicitud de autorizacion previa a
la comercializacién, el promotor de un medicamento huérfano podra solicitar el
dictamen de la EMA sobre los diversos ensayos'® y pruebas que deban realizarse
para demostrar la calidad, la seguridad y la eficacia del medicamento; lo que se
conoce como asistencia en la elaboracién de protocolos.

Llegamos, por fin, a la que es, sin duda, la medida estrella del Reglamento
(CE) 141/2000. Cuando se conceda una autorizacion previa a la comercializacién
para un medicamento huérfano, dicho medicamento se beneficiara de un derecho de
exclusividad comercial de diez afios. La Union Europea se abstendra de aceptar
cualquier otra solicitud previa a la comercializacion, de conceder una autorizacion
previa a la comercializacion o de atender una nueva solicitud de extensién de una
autorizacion previa a la comercializacion existente con respecto a un medicamento
similar para la misma indicacién terapéutica.

Aungue podria pensarse que una patente ya otorgaria a un medicamento una
proteccién comercial adecuada, sin que fuese necesaria, por tanto, esta exclusividad
comercial, puede suceder que el medicamento en cuestion no pueda ser objeto de
proteccion a través de patente porque no sea nuevo u original o se trate de una
sustancia natural dificil de patentar; o, sencillamente, que su patente hubiera ya
finalizado, descubriéndose posteriormente la utilidad del medicamento para tratar
indicaciones “huérfanas”. En estos casos, la exclusividad comercial se convierte en

algo muy atractivo para el laboratorio farmacéutico (Ficicchia, 2007, p. 449).

'® Hemos de destacar que, en materia de ensayos clinicos, acaba de aprobarse el Reglamento (UE) n.
536/2014 del Parlamento Europeo y del Consejo de 16 de abril de 2014 sobre los ensayos clinicos de
medicamentos de uso humano, y por el que se deroga la Directiva 2001/20/CE.
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No obstante, dicho periodo de exclusividad comercial podra reducirse a seis
afos, si al finalizar el quinto se demuestra que el medicamento de que se trate ha
dejado de cumplir los criterios recogidos en el Reglamento (CE) n. 141/2000 (por
ejemplo, si se demuestra que la rentabilidad del producto es ya suficiente para no
justificar el mantenimiento de la exclusividad comercial). Por otra parte, la citada
exclusividad no impedira la comercializacion de un segundo medicamento cuando el
titular de la autorizacion de comercializacion del medicamento huérfano inicial: dé su
consentimiento al segundo solicitante o no pueda suministrar suficiente cantidad de
dicho producto; o también cuando el promotor del segundo medicamento pueda

demostrar que éste es mas seguro, eficaz o clinicamente superior.

3. Repaso a algunas de las politica publicas espafiolas a favor de los
afectados por enfermedades raras.

Los medicamentos huérfanos podran beneficiarse de otras medidas de
estimulo establecidas por la Comision y los Estados miembros para fomentar la
investigacion, el desarrollo y la comercializacion de estos medicamentos; en
particular, de medidas de apoyo a la investigacion en favor de pequefias y medianas
empresas. Estas medidas deberdn comunicarse a la Comisién para su evaluacion. De
esta forma, el pais que tenga mas y mejores iniciativas en este campo se constituira
en ejemplo y modelo a seguir por el resto.

Desde la aprobacion en el Senado, en febrero de 2007, del Informe de la
Ponencia de estudio encargada de analizar la especial situacién de los pacientes con
enfermedades raras, aunque aun quede mucho camino por recorrer, Espafia ha
comenzado a implicarse de forma decidida en esta cuestion (Barranco Vela, 2013 y
2014). Prueba de ello fue la aprobacion, en junio de 2009, por el pleno del Consejo
Interterritorial del Sistema Nacional de Salud, de la Estrategia en enfermedades raras
del Sistema Nacional de Salud. Esta Estrategia consta de siete lineas estratégicas, a
saber: informacion sobre enfermedades raras, prevencion y deteccidn precoz,
atencion sanitaria, terapias, atencion sociosanitaria, investigacion y formacion.

En el ambito organizativo, hemos de destacar la creacion por Orden
SCO0/3158/2003, de 7 de noviembre, incardinado en el Instituto de Salud Carlos IIl de
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Madrid, del Instituto de Investigacion de Enfermedades Raras (IIER)Y’, un centro que
sirve de referencia a la estructura sanitaria del Estado, donde, en colaboracion con
las Comunidades Autdonomas, se realizan actividades relacionadas con este tipo de
enfermedades (en el terreno de la investigacion, el técnico-asistencial, la docencia o
la informacién).

Ademas, con el fin de consolidar estructuras estables de investigacion
cooperativa de excelencia, tanto basica como clinica, de las que puedan beneficiarse
los pacientes con enfermedades raras, se ha creado, también en el mencionado
Instituto de Salud Carlos Il de Madrid, el Centro de Investigacion Biomédica en Red
de Enfermedades Raras (CIBERER), uno de los nueve consorcios dependiente de
este Instituto.

De todas las medidas puestas en préactica, la mas esperada fue, sin duda, la
construccion en Burgos del Centro de Referencia Estatal de Atencién a Personas con
Enfermedades Raras y sus Familias (Creer). Encuadrado dentro de la linea
estratégica “Atencion sociosanitaria”, este centro se ha erigido como un centro de
referencia en la promocién, desarrollo y difusiobn de conocimientos, experiencias
innovadoras y métodos de atencion a personas con enfermedades raras.

No solo eso, este centro también se ocupa de prestar servicios de apoyo a
familias y cuidadores; asi como de promover la autonomia personal y la participacion
social de las personas que padecen este tipo de enfermedades, en conexién con lo
previsto en Ley 39/2006, de 14 de diciembre, de Promocién de la Autonomia Personal y
Atencion a las personas en situacion de dependencia. No en vano, la inmensa mayoria de
los pacientes afectados por enfermedades raras son personas dependientes.
Precisamente, el CRE de Burgos forma parte de la red de Centros de Referencia
Estatal del IMSERSO que se enmarcan en esta Ley.

La vigente Ley del Medicamento (Espafia, 2006) equipara, en su articulo 2, a
los medicamentos huérfanos con los “medicamentos sin interés comercial” de su
articulo 109.1, esto es: “aquéllos de los que existe ausencia o insuficiencia de
suministro en el mercado nacional, siendo necesarios para el tratamiento de
determinadas enfermedades o patologias”. Es mas, la Disposicion Adicional Primera
de esta norma sefala que el Ministerio de Sanidad, con objeto de desarrollar e

impulsar el suministro de medicamentos necesarios para la asistencia sanitaria, entre

7 Este Instituto se funda sobre la base del preexistente Centro de Investigacién sobre el Sindrome del
Aceite Téxico y Enfermedades Raras.
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otras cuestiones, promovera la fabricacion y comercializacion de los medicamentos
sin interés comercial, entre los que se encuadran los huérfanos. En este mismo
sentido, en el ambito autonémico, se pronuncia la Ley 22/2007, de 18 de diciembre,
de Farmacia de Andalucia. Es por esta razon, y de cara a asegurar Ssu
abastecimiento, que el Gobierno podra adoptar medidas especiales en relacion con la
fabricacion, importacion, distribucion y dispensacion de estos medicamentos; y
emprender medidas relativas a su régimen economico Yy fiscal.

Entre las medidas acogidas por el legislador estatal para propiciar la
consecucion de esos objetivos destaca la exencion de la tasa correspondiente a las
prestaciones de servicios 0 a la realizacion de actividades relativas a la fabricacién de
este tipo de medicamentos; en conexién con la posibilidad, contemplada en el ambito
comunitario, de conceder una exencién, al menos parcial, de las tasas debidas por el
promotor de un medicamento huérfano a la EMA por sus servicios.

Mencion aparte merece la incidencia en este campo del Real Decreto por el
gue se regula la disponibilidad del medicamento en situaciones especiales, esto es: el
uso compasivo, de medicamento extranjero y de medicamento en condiciones
distintas a las autorizadas (Espafia, 2009), en desarrollo de lo dispuesto en el articulo
24 de la Ley del Medicamento, al que en adelante denominaremos RDDMSE.

El RDDMSE pretende facilitar el acceso a medicamentos en fase de
investigacién clinica a aquellos pacientes que no dispongan de una alternativa
terapéutica satisfactoria que sufran una enfermedad gravemente debilitante o que
ponga en peligro sus vidas, sin formar parte de un ensayo clinico (Nufiez Lozano,
2006 y 2011). Esta norma también se ocupa del acceso a medicamentos autorizados
en otros paises pero no en Espafia, que no estén en investigacién y cuyo uso sea
imprescindible para el paciente (los conocidos como “medicamentos extranjeros”); y
de los medicamentos utilizados en condiciones distintas a las previstas en la ficha
técnica, mas conocido como uso off label (Blanco Reina, 2012).

El acceso a este tipo de medicamentos en situaciones especiales llevd en
Espaifia en 2008, segun informa nuestro Ministerio de Sanidad, a la tramitacion de
60.000 solicitudes ante la AEMPS*®. La mayoria de estas solicitudes recayeron sobre

medicamentos oncoldgicos, neuroldgicos, oftalmoldgicos y dermatoldgicos. Es en el

® En un 50% referidas a medicamentos extranjeros, en un 35% a medicamentos en condiciones
distintas a las previstas en la ficha técnica y en un 15% a medicamentos en investigacion.
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campo de las enfermedades raras donde hay un mayor nimero de peticidbn de
autorizaciones de uso compasivo.

En relacién con el uso compasivo'® (Bombillar Sdenz, 2010b y 2010c), el
RDDMSE no contempla ya la necesidad de una solicitud y una autorizacion
individualizada para cada paciente. El acceso a los medicamentos en investigacion o
no autorizados en Espafia podra gestionarse telematicamente?®® para cada paciente, y
también a través de una autorizacion temporal emitida por la AEMPS, en coordinacion
con el resto de agencias europeas, para un grupo de pacientes. No es ya necesaria la
autorizacion de la AEMPS para cada caso concreto. El recurso a estas autorizaciones
temporales de utilizacién permite agilizar los tramites administrativos — algo a valorar
especialmente en un ambito donde se encuentran en juego situaciones clinicas
bastante comprometidas. Los pacientes que retnan los requisitos indicados en el
protocolo podran acceder al uso compasivo sin necesidad de recurrir a una
autorizacion individualizada.

Este RDDMSE también aborda el problema del acceso a medicamentos
utilizados en condiciones distintas a las autorizadas en Espafia y recogidas en la ficha
técnica®’. EIl RDDMSE establece un procedimiento diferenciado de autorizacién para
este tipo de supuestos, distinto del recogido para el uso compasivo. Esta situacion
especial se da, por ejemplo, en medicamentos “clasicos”, que pueden presentar
condiciones de uso establecidas en la practica clinica, pero no contempladas en su
autorizacion, al no resultar rentable econémicamente llevar a cabo los estudios
necesarios para obtener dicha autorizacién. Los médicos se encargaran de informar a
los pacientes de los riesgos que dicho medicamento pueda suponer para su salud. La
nueva normativa elimina la necesidad de obtener una autorizacion individual de la
AEMPS, con independencia de su capacidad para emitir cuantas recomendaciones al

respecto estime conveniente; recomendaciones que deberan ser tenidas en cuenta

9 A efectos del RDDMSE, se entiende por uso compasivo de medicamentos en investigacion:
“utilizacién de un medicamento antes de su autorizacion en Espafia en pacientes que padecen una
enfermedad cronica o gravemente debilitante o que se considera pone en peligro su vida y que no
pueden ser tratados satisfactoriamente con un medicamento autorizado. El medicamento de que se
trate deberd estar sujeto a una solicitud de autorizacion de comercializacion, o bien deberan estar
siendo sometido a ensayos clinicos” (art. 2.1 RDDMSE).

*° E| RDDMSE apuesta porgue todas las solicitudes que tengan lugar a su amparo se presenten a la
AEMPS, salvo en casos excepcionales, de forma telematica, conforme a lo establecido en el art. 27.6
de la Ley 11/2007, de 22 de junio, de acceso electronico de los ciudadanos a los Servicios Publicos.

! EI RDDMSE define como uso de medicamentos en condiciones diferentes de las autorizadas: “el uso
de medicamentos en condiciones distintas de las incluidas en la ficha técnica autorizada” (art. 2.2
RDDMSE).
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por los centros sanitarios a la hora de elaborar los pertinentes protocolos
terapéuticos-asistenciales en sustitucion de las autorizaciones individuales.

En cuanto a los medicamentos extranjeros®’, la norma permite que los
pacientes accedan a los mismos a través de una solicitud individualizada conforme a
un protocolo avalado por la AEMPS; siempre y cuando estos medicamentos estén
legalmente autorizados en otros paises y resulten imprescindibles para la prevencion,
el diagnéstico o el tratamiento de patologias concretas, no existiendo en nuestro pais
alternativa adecuada autorizada para esa indicacion; y no dandose los presupuestos
para calificar dicha situacion como de uso compasivo.

También tenemos que tener en cuenta en este terreno el dictado del Real
Decreto 618/2007, de 11 de mayo, por el que se regula el procedimiento para el
establecimiento, mediante visado, de reservas singulares a las condiciones de
prescripcion y dispensacion de los medicamentos; asi como las ultimas medidas de
ambito estatal abogando por la contencion del gasto publico farmacéutico (por
ejemplo, la Disposicion final cuarta del Real Decreto-ley 4/2010, de 26 de marzo, de
racionalizacién del gasto farmacéutico con cargo al Sistema Nacional de Salud,
regula la dispensacion de determinados medicamentos desde el ambito hospitalario,
potenciando su uso adecuado, su mayor vigilancia, supervision y control).

A todo ellos de sumar el hecho de que algunas Comunidades Auténomas,
como Valencia® o Andalucia®*, han dictado su propia normativa en desarrollo del
RDDMSE.

2 De acuerdo con el RDDMSE se entiende por acceso a medicamentos no autorizados en Espafa: “la
utilizacion de medicamentos autorizados en otros paises pero no autorizados en Espafia, cuando no
cumplan con la definicién de uso compasivo de medicamentos en investigacion” (art. 2.2 RDDMSE).

8 Véase la Orden 15/2010, de 17 noviembre (DOCV, n. 6417, de 15 de diciembre de 2010), en
desarrollo de esta norma reglamentaria estatal, o el Decreto 118/2010, de 27 de agosto, del Consell
(DOCV, n. 6347, de 3 de septiembre de 2010), que ordena y prioriza actividades de las estructuras de
soporte para un uso racional de los productos farmacéuticos en la Agencia Valenciana de Salud. Alli
juega un importante papel en este campo la Comisién Asesora de Utilizacién de Medicamentos en
Situaciones Especiales (CAUME), junto con la Comisidon de Farmacia y Terapéutica Hospitalaria y
Comision de Uso Racional del Medicamento.

** En Andalucia, por Resolucion 369/09, de 7 de agosto de 2009, de la Direccion Gerencia del Servicio
Andaluz de Salud (SAS) se crea la Comision Asesora para la armonizacion de los criterios de
utilizacion de medicamentos en condiciones diferentes a las establecidas en su ficha técnica. Se
establece aqui un procedimiento unificado de autorizacién previa para la preinscripcion y dispensacion
por las oficinas de farmacia de los medicamentos cuyas recetas estén sometidas al control de visado
cuando, excepcionalmente, por carecer de alternativas terapéuticas para un determinado paciente, se
requiera su utilizacién en condiciones diferentes a las establecidas en su ficha técnica. El facultativo
que proceda de tal modo habra de respetar las condiciones generales recogidas en el RDDMSE vy las
especificas de la autorizacion correspondiente.
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No mucho mas se puede decir hasta que no veamos los resultados que en la
practica este RDDMSE produzca. En cualquier caso, es una norma esperanzadora
para los millones de pacientes que llevan luchando titAnicamente durante afios contra
su propia enfermedad y contra un procedimiento lento, farragoso y burocratizado
hasta el extremo. Una carrera de obstaculos contrarreloj para acceder a un
medicamento que les permita salvar o mejorar considerablemente su bien mas

preciado: la vida.

4. Problemas aun por resolver en materia de acceso al medicamento huérfano
y perspectivas de futuro.

Aun gueda mucho camino por recorrer para facilitar el acceso de los pacientes
a los medicamentos huérfanos: los excesivamente largos periodos de espera, las
diferencias existentes entre los diversos sistemas de reembolso, la escasa
experiencia prescriptiva de los médicos en este ambito, la diferencia de precios segun
el pais en cuestion (del 25% al 70%); o que éstos sélo se puedan adquirir, con
caracter general, en el &mbito hospitalario. Son sélo algunas de las cuestiones que se
pueden resefiar. Aunque, sin duda, el principal problema en esta materia continta
siendo el de la prestacion farmacéutica.

La designacion de un medicamento como medicamento huérfano, el protocolo
de asistencia a los promotores de los mismos y la autorizacion de comercializacion
son procesos centralizados en donde la EMA y la Comision llevan las riendas; pero la
evaluacion de valor terapéutico, el precio y el reembolso de estos medicamentos (la
prestacion farmacéutica) sigue siendo responsabilidad de cada Estado miembro, no
es una competencia que haya sido comunitarizada. Este reparto de competencias
impide la creacién de un mercado Unico de medicamentos huérfanos y, por ende,
juega en contra de las personas afectadas por enfermedades raras.

La doctrina sigue buscando nuevas vias de actuacion en este campo. En este
sentido, se ha propuesto consentir a los laboratorios farmacéuticos, bajo la tutela del
correspondiente organismo publico, el traspaso de los derechos de exclusividad
comercial a otro producto de su eleccion; la institucion con dinero publico — en
conexion con el modus operandi existente en materia de enfermedades “olvidadas” —

de fondos para la adquisicion de medicamentos huérfanos; o la posibilidad de atribuir
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a este tipo de farmacos un derecho de examen prioritario, pudiendo el laboratorio
titular de los mismos transferir dicho derecho de prioridad a otro de sus
medicamentos. De entre todas estas iniciativas, aunque sin respaldo legal expreso en
la normativa comunitaria, resulta especialmente novedosa e interesante la apuntada
por Ficicchia: hacer posible que un medicamento designado como huérfano en
Estados Unidos se reconozca automaticamente como tal en la Unién Europea,
creando un status internacional para este tipo de medicamentos, que uniformice todas
las particularidades nacionales hasta ahora existentes (Ficicchia, 2007:453). De
hecho, en esta linea trabajan ya las tres grandes agencias reguladoras del
medicamento a nivel mundial: la EMA, la FDA estadounidense y la PMDA japonesa.
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