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¿Qué es AELMHU? 

• Asociación de empresas farmacéuticas expertas en 
enfermedades raras (EERR). 
o Organizaciones con estructuras relativamente pequeñas  
o La mayoría son empresas biotecnológicas  

• Compromiso en invertir, descubrir y desarrollar tratamientos 
innovadores y que, además, aporten valor 
o Inversión en I+D de hasta el 25% del beneficio neto 
o Compañías que proporcionan empleo de alto valor y cualificación 

• Con el fin de ayudar a cambiar el curso de las enfermedades raras y 

ultra-raras 



Miembros 



¿Por qué AELMHU? 

Necesidad social de hacer visibles las características especiales de las 
Enfermedades Raras (EERR) y el empleo racional de los Medicamentos 
Huérfanos y Ultra-huérfanos (MHU), llevan a AELMHU a ser un 
interlocutor válido para: 
 

 Administración Sanitaria 
 Comunidades Médicas y Científicas 
 Representantes Políticos 
 Asociaciones de Pacientes 
 Sociedad en general  



• Muy pocos laboratorios invierten en I+D de estos medicamentos. Los que lo 

hacen, contribuyen al: 

o Desarrollo del fármaco  

o Mejor conocimiento de la propia enfermedad 

• Cohortes de pacientes muy pequeñas:  

o La investigación debe prolongarse después de la autorización  

o Seguimiento continuado, controlado y documentado a la largo de la vida del 
producto: Registro de pacientes 

• Los diseños metodológicos convencionales deben adaptarse de manera fiable 

a la realidad de estas patologías sin comprometer la evidencia de eficacia y seguridad 

Peculiaridades del 
desarrollo de MHU 



Medicamentos Huérfanos 



Desarrollo de MHUs 

Estudios fase III 

Estudios fase I 

Estudios fase II 

Moléculas Prometedoras 

Sólo 1 de cada 
100.000 moléculas 
investigadas llega al 

mercado 

Tiempo: 
12-13 años desde la síntesis de un 

fármaco potencial hasta su 
comercialización 

 
Coste: 

La media del coste pre-
comercialización de un nuevo 
tratamiento es € 1.000/15.000 

Millones 

Fuente: EFPIA 





7% 

93% 

Designación MH 
EMA SIN 
autorización de 
comercialización 

Fuente: EMA (% de productos con designación de MH que 
han recibido autorización de comercialización entre los 
años 2000 y 2012) 

MHU 
comercializados 

Designación MH 
EMA CON 
autorización de 
comercialización 



Source: Orphanet (2014) 

Valor de los 
MHU 

MHU 



6.000 – 8.000 
Enfermedades Raras 

4,000 
EERR identificadas 

1,704 
Aplicaciones de “MH” 

1,144 
Designaciones “MH” 

85 
“MH” Aprobados 

  12  
MUH aprobados 

* EMA Enero 2014 

67 MH con 
designación vigente 
comercializados en 

Europa / 44 en España 

Valor de los 
MHU 



Complicado acceso 
al SNS 

Aprobación 

Agencias de evaluación, farmacéuticos, 
concursos regionales, compras 

centralizadas… 

Aprobación (P&R) 

Farmacia 

Gerencia Formularios, 
concursos & 
negociaciones 
de precios 

Médicos Prescripción 

Europa 

España 

Comunidades Autónomas 

Hospitales 



1. Compra centralizada 
2. Alternativas Terapéuticas Equivalentes 
3. Datos comparativos entre hospitales 
4. Armonización de protocolos 

 

…y aumentando la 
heterogeneidad 

entre CCAA 



Cambios en la toma de 
decisiones 

National payers Regional payers KOLs Médicos Farmacéuticos Pacientes 

Medicina 
General 

Especialistas 

Estudio IMS: Cambios en la influencia / poder de decisión 2008-2013 





HTA en España 

 
• 1 Agencia nacional sobre HTA, 

AETS 
• 8 Agencias regionales sobre HTA 

– Andalucía 
– Aragón 
– País Vasco 
– Islas Canarias 
– Cataluña 
– Galicia 
– Madrid 
– Murcia 





Falta de Equidad en 
España 

•  8 Agencias de Evaluación y múltiples “Comités de Evaluación” de nuevos 
fármacos generan: 

 Re-evaluaciones heterogéneas 

 Criterios de acceso dispares 

• La falta de presupuestos centralizados fuerza a las Comunidades 
Autónomas a utilizar recursos financieros no presupuestados para cubrir 
los nuevos diagnósticos y tratamientos sobre enfermedades raras 



Empleo Racional del 
Medicamento 

SIGRE 
*Medicamentos Huérfanos y Ultra-huérfanos 
**Fármacos prevalentes 



Gasto 
Farmacéutico 

14.260 M 

MMHH 
460 M 

MHU 
94 M 

Fuente: MSSI, Farmaindustria e IMS año 2012 

3,23 % vs  
G. Farmacéutico 

0,66 % vs  
 G. Farmacéutico 

Impacto de los MHU 
en el gasto del SNS 



Focos de atención en 2014 

1. Mejorar la valoración de equidad entre las CCAA para el diagnóstico y 
tratamiento de EERR (Son necesarios presupuestos para EERR/MHU) 

2. Vía rápida para la negociación de precios para MHU 

3. Generar y difundir datos sobre el valor (médico y social) de los MHU 

4. Grupo de trabajo sobre EERR del Consejo Asesor de Sanidad: 
implementación de las conclusiones del grupo 

Objetivos 2014 



Conclusiones 

• Los medicamentos huérfanos / tratamientos para EERR aportan valor a los 
pacientes y sus familias (y, en consecuencia, a nuestra sociedad) 

• La falta de equidad entre CCAA es el mayor obstáculo a superar en la 
disponibilidad de los MHU 

• Al “antiguo sistema” dejó de existir por falta de viabilidad. El nuevo 
todavía está en fase de desarrollo y los MHU necesitan una consideración 
especial 

• Las soluciones viables sólo serán posibles si aparecen como consecuencia 
de la cooperación de todos los grupos implicados 



informacion@aelmhu.es 

Telf. 681 384 549 

www.aelmhu.es  

mailto:informacion@aelmhu.es
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