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AE'—MH > é¢Que es AELMHU?

HUER ULTR

Asociacion de empresas farmaceuticas expertas en
enfermedades raras (EERR).

o Organizaciones con estructuras relativamente pequenas

0 La mayoria son empresas biotecnologicas

Compromiso en invertir, descubrir y desarrollar tratamientos
iInnovadores y que, ademas, aporten valor

o Inversion en I1+D de hasta el 25% del beneficio neto

o Compaiias que proporcionan empleo de alto valor y cualificacion

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

ultra-raras
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Necesidad social de hacer visibles las caracteristicas 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 valido para:

= Administracion Sanitaria

= Comunidades Médicas y Cientificas
» Representantes Politicos

= Asociaciones de Pacientes

= Sociedad en general
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 Muy pocos laboratorios invierten en 1+D de estos medicamentos. Los que lo
hacen, contribuyen al:
o0 Desarrollo del farmaco

0 Mejor conocimiento de la propia enfermedad

 Cohortes de pacientes muy pequenas:
o0 La investigacion debe prolongarse después de la autorizacion

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

» Los disennos metodoldgicos convencionales deben adaptarse de manera fiable

a la realidad de estas patologias sin comprometer la evidencia de eficacia y seguridad
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Orphan designation

includes information on what happens after a designation has been granted, including
the incentives available for sponsors developing orphan medicines.

Orphan designation

To qualify for orphan designation, a medicine must meet a number of criteria:

F it must be intended for the treatment, prevention or diagnosis of a disease that is life-
threatening or chronically debilitating;

F the prevalence of the condition in the EU must not be more than 5 in 10,000 or it must
be unlikely that marketing of the medicine would generate sufficient returns to justify
the investment needed for its development;

F no satisfactory method of diagnosis, prevention or treatment of the condition
concerned can be authorised, or, if such a method exists, the medicine must be of
significant benefit to those affected by the condition.

Applications for orphan designation are examined by the European Medicines Agency's
Committee for Orphan Medicinal Products (COMP), using the network of experts that the
Committee has built up. The evaluation process takes a maximum of 90 days from
validation.

For information on how to apply, see how to apply for orphan designation.

After orphan designation
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Committee for Orphan Medicinal Products (COMP) [ Email (=) Print

The Committee for Orphan Medicinal Products (COMP) is the committee at the
Medicines Agency that is responsible for reviewing applications from people o
seeking ‘orphan-medicinal-product designation’.

i = This designation 15 for medicines to be developed for the diagnosis, prevention or
diseases that are life-threatening or very serious. In the European Union (EU), a
as rare If it affects fewer than 5 in 10,000 people across the EL.

b See the full overview of the COMP's role.

Composition

The members of the COMP are nominated by the EU Member States, in consultation with the Agency's Mar
members are nominated by the European Commission. They are chosen on the strength of their gualificatic
with regard to the evaluation of medicinal products.

To represent patient organisations, the European Commission ® appoints three members. The European Ci
appoints three independent members on the basis of a recommendation from the Agency.

All members serve on the Committee for a renewable period of three years.
The COMP is composed of:

¢ a chair, elected by serving COMP members;

¥ one member nominated by each of the 28 Member States;

F three members nominated by the European Commission to represent patients' organisations;
b three members nominated by the European Commission on the Agency's recommendation;
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Valor de los
MHU
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6.000 — 8.000
Enfermedades Raras

4,000
EERR identificadas

1,704
Aplicaciones de “MH”

1,144
Designaciones “ MH”

85
MH” Aprobados 67 MH con
designacioén vigente
comercializados en
Europa/ 44 en Espaia

12
. MUH aprobados

* EMA Enero 2014




AEMH ) _omplicado acceso
al SNS

Espafia Aprobacién (P&R)

Agencias de evaluacion, farmacéuticos,

CO mun | d a.d es AU té nomas concursos regionales, compras

centralizadas...

Europa

Formularios,
concursos &
negociaciones
de precios

Hospitales




y aumentando la
A IR L h etero gene i d d d
entre CCAA

AELMHU

Compra centralizada

Alternativas Terapéuticas Equivalentes
Datos comparativos entre hospitales
Armonizacion de protocolos

NP




Cambios en la toma de

ASOCIACION ESPANOLA DE LABORATORIOS DE

[ ] [ ]
MEDICAMENTOS HUERFANOS Y ULTRAHUERFANOS d e C I S I o n e S

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

me & (50 o =
s <D\ @/ & 78




Compartir

EL GLOBALnet

Viernes, 23 de Mayo de 2014

3 Recomendor IED

Tweet
m Compartir
S+ 0

BcBHO!

Herramientas

E Imprimir n Enviar

POLITICA |

os médicos denuncian que las
ATEs rompen la libertad de
prescripeion

Temas relacionadt™® cedad Becerril -
Farmaindustria - SEQOM - Servicio Andaluz de Salud - Sociedad Espariola de
Oncologia Médica - Consejo Andaluz de Colegios de Médicos - Defensora
del Pueblo - Sociedad Espariola de Hematologia y Hemoterapia - Sistema
Macional de Salud - Andalucia - Ensayos clinicos - Industria Farmacéutica -

Agencia Espafiola de Medicamentos - Consejo Interterritorial

J. P. RAMIREZ / J. RUIZ-TAGLE | MADRID
¥ (@EIGlobalMet

lunes, 19 de mayo de 2044 J 10:45

B El SAS publica los nuevos pliegos del concurso tras introducir
los cambiones exigidos por el TARC

La reactivacion de las alternativas terapéuticas equivalentes (ATE)
en Andalucia ha puesto en alerta al colectivo médico. Apenas dos
meses después de que el Tribunal Administrativo de Relaciones
Contractuales (TARC) de esta comunidad auténoma decidiese la
anulacion del procedimiento, el Servicio Andaluz de Salud ha
publicado unos nuevos pliegos con las modificaciones que exigia
el tribunal. No han sufrido cambios ni el nGmero de lotes ni las
cantidades econdmicas fijadas.
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e 1 Agencia nacional sobre HTA,
AETS

e 8 Agencias regionales sobre HTA
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Galicia
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FEDER reclama urgentemente un acceso en equidad a
Medicamentos Huérfanos para las personas con e cocio darart
enfermedades raras

Haz un donativo

La Federacion Espafiola de Enfermedades Raras (FEDER) reclama urgentemente una iEres empresa?
respuesta ala grave situacién gue sufren muchas personas con enfermedades raras
respecto al acceso en equidad a los Medicamentos Huérfanos (MMHH).

“Estos medicamentos suponen una oportunidad dnica a pacientes que no suelen tener
ninguna alternativa terapéutica o cuyo tratamiento clasico podria ser peligroso o poco Gtil®
afirma Juan Carridgn, Presidente de la Federacidn

Desde FEDER se denuncia que en la actualidad se estan dando retrasos importantes en el acceso de los afectados a los
Medicamentos Huérfanos debido a la inexistencia de financiacidn especifica y adicional para los hospitales que deben iniciar cada
tratamiento y soportar el alto coste de estos medicamentos

Ademas, el frecuente caracter genético de las enfermedades raras genera notables concentraciones puntuales en algunos puntos
estratégicos, lo que conlleva que el coste del medicamento vaya con cargo a un mismo centro u hospital peticionario.

“Por ello, desde FEDER exigimos que se garantice un acceso en condiciones de equidad a los medicamentos huérfanos y demas
tratamientos disponibles para enfermedades raras. Y para ello, proponemaos la creacion de una linea presupuestaria separada
para garantizar el acceso en equidad a los MMHH e innovaciones terapéuticas disponibles para atender a los pacientes con estas
patologias™ afirma Carridn

Desde FEDER se ha reivindicado en numerosas ocasiones que se proceda ala creacion de un fondo o “partida diferenciada® con Carreras Solidarias por la
cargo al Fondo de Cohesidn para garantizar la igualdad de acceso en todo el territorio nacional, independientemente de la o

: . i : . : ESPERANZA P T
comunidad autonoma en la que residan. De esta forma, el hospital no vera penalizado su presupuesto con el coste que suponen CoE



—— Falta de Equidad en
AELMHU -
MEDICAMENTOS HUERFANOS Y ULTRAHUERFANOS ES pa n a

8 Agencias de Evaluacion y multiples “Comités de Evaluacion” de nuevos
farmacos generan:

»  Re-evaluaciones heterogéneas

»  Criterios de acceso dispares

La falta de presupuestos centralizados fuerza a las Comunidades
Autonomas a utilizar recursos financieros no presupuestados para cubrir
los nuevos diagnodsticos y tratamientos sobre enfermedades raras
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acto de los MHU
05 HUERFANOS Y- ULTRANUERFANGS e . en el gasto del SNS

3,23 % vs 0,66 % vs
G. Farmacéutico G. Farmacéutico

Fuente: MSSI, Farmaindustria e IMS afo 2012
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AELMHU Objetivos 2014

HUER uL

Focos de atencion en 2014

1.

Mejorar la valoracion de equidad entre las CCAA para el diagndstico vy
tratamiento de EERR (Son necesarios presupuestos para EERR/MHU)

Via rapida para la negociacion de precios para MHU
Generar y difundir datos sobre el valor (médico y social) de los MHU

Grupo de trabajo sobre EERR del Consejo Asesor de Sanidad:
implementacion de las conclusiones del grupo
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Conclusiones

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

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

e Al “antiguo sistema” dejo de existir por falta de viabilidad. El nuevo
todavia esta en fase de desarrollo y los MHU necesitan una consideracion
especial

e Las soluciones viables sélo seran posibles si aparecen como consecuencia
de la cooperacion de todos los grupos implicados
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informacion@aelmhu.es

Telf. 681 384 549

www.aelmhu.es
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