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RESUMEN: Existe una parte de la poblacion que se ve afectada por las enfermedades raras, en las que el acceso

al medicamento se dificulta para las personas que las sufren. Estas son tratadas por lo general por
«medicamentos huérfanos». Para salvaguardar el derecho del acceso a los medicamentos de las personas

afectadas, la Union Europea ha promulgado una normativa que favorece e incentiva el desarrollo de los mismos y

establece condiciones ventajosas en la comercializacién de estos medicamentos. No obstante, el régimen
economico al que se encuentran sometidos se regula por el ordenamiento juridico en cada Estado miembro. En

Esparnia, recientemente, se ha publicado el Acuerdo del Consejo de Ministros del 3 de marzo de 2020, que afecta al

régimen econémico de este tipo de medicamentos, el cual ha sido objeto de controversia en la Sentencia del
Tribunal Supremo de 3 de febrero de 2022. En el presente articulo de investigacién se analiza el régimen juridico
de los medicamentos huérfanos y su vinculacion con el régimen econémico de los mismos.

ABSTRACT: There is a part of the population that is affected by rare diseases, in which access to the drug is
difficult for people who suffer from them. These are usually treated by "orphan drugs". To safeguard

the right of access to medicines of the people affected, the European Union has promulgated a regulation favors

and encourages the development of the same and advantageous conditions in the commercialization of these

medicines. However, the economic regime to which they are subject is requlated by the legal order in each Member

State. In Spain, the Agreement of the Council of Ministers of March 3, 2020, has recently been published, which
affects the economic regime of this type of medicines, and which has been the subject of controversy in the
Judgment of the Supreme Court of February 3, 2022. This research article analyses the legal regime of orphan
drugs and their link with their economic regime.

PALABRAS CLAVE: Medicamentos huérfanos - Enfermedades raras - Incentivos - Sentencia - Acuerdo
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I. INTRODUCCION

Es incuestionable que, en el ordenamiento juridico nacional, la Constitucion Espafola (en adelante, CE) juega un

papel primordial garantizando el derecho a la proteccién de la salud en su articulo 431). Ademas, la propia CE
establece que es competencia de los poderes publicos organizar y tutelar la salud publica a través de medidas

preventivas y de las prestaciones y servicios necesarios. Asi, el derecho a la salud se hace efectivo, entre otros, a

través del acceso al medicamento.

En el ambito de los medicamentos, la prioridad constitucional de proteccion de la salud lleva al establecimiento de

mecanismos que permitan asegurar el acceso equitativo y asequible de éstos, asi como su disponibilidad.

Para ello, entre las garantias y obligaciones generales, la norma basica en la materia, el Real Decreto Legislativo

1/2015, de 24 de julio, por el que se aprueba el texto refundido de la Ley de garantias y uso racional de

medicamentos y productos sanitarios (en adelante, Real Decreto 1/2015), en su articulo 3, establece las medidas
para garantizar el abastecimiento y la dispensacion de medicamentos. En el apartado tres del mismo, se establece
lo siguiente: “el Gobierno, para asegurar el abastecimiento de medicamentos, podra adoptar medidas especiales en
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relacion con su fabricacion, importacion, distribucion y dispensacion”2).

Si bien es cierto que, existe una parte de la poblacion que se ve afectada por enfermedades raras (poco
frecuentes), en las que el acceso al medicamento se dificulta para las personas que las sufren. Estas son tratadas
por lo general por “medicamentos huérfanos”. Se entiende por medicamentos huérfanos “aquellos que sean para el
diagnostico, prevencion o tratamiento de una enfermedad poco frecuente que amenace la vida o conlleve una
incapacidad crénica”3). Estos van dirigidos a tratar afecciones tan infrecuentes “que los fabricantes no estan
dispuestos a comercializarlos en condiciones de mercado habituales’4).

Asi pues, el problema de este tipo de medicamentos es principalmente econdmico. El desarrollo de los mismos
exige tanto gastos de investigacion como de desarrollo5) y, que al ser destinados a una proporcién baja de la
poblacion, son medicamentos que en principio no presentan ningun interés comercial. Son farmacos que no serian
desarrollados por la industria farmacéutica por razones econdmicas pero que son necesarios y responden a
necesidades de salud publica6).

Para salvaguardar el derecho al acceso al medicamento de las personas que sufren las denominadas enfermedades
raras, desde la Union Europea, se ha promulgado el Reglamento (CE) n.° 141/2000 del Parlamento Europeo y del
Consejo, de 16 de diciembre de 1999, sobre medicamentos huérfanos (en adelante, Reglamento (CE) n.°
141/2000)7), que en su articulo 9.1 afirma que “podran beneficiarse de los incentivos econémicos adoptados por los
Estados miembros para promover la investigacion, el desarrollo y la disponibilidad de medicamentos huérfanos y, en
particular, de las medidas de ayuda a la investigacion en favor de las pequefas y medianas empresas previstas en
programas marco de investigacion y desarrollo tecnolégico’8). Estos seran analizados en el apartado VI. Asimismo,
se establecen unas condiciones ventajosas en la comercializacién de los mismos que se analizaran en el apartado V
del presente articulo. No obstante, la regulacion por parte de la Union Europea deja abierta a cada Estado miembro
la regulacion del régimen econdmico de los mismos9).

En Espana, si bien es cierto que el Real Decreto 1/2015 afirma que el Gobierno podra adoptar las medidas relativas
al régimen economico y fiscal de los medicamentos en general, recientemente, se ha publicado el Acuerdo del
Consejo de Ministros del 3 de marzo de 2020, que afecta al régimen econémico de este tipo de medicamentos y el
cual ha sido objeto de controversia.

En el presente articulo se analiza la Sentencia del Tribunal Supremo de 3 de febrero de 202210). Esta se trata de
una interesante sentencia abstracta, es decir, aunque se refiere un caso concreto es valida para cualquier
medicamento. En ella se debate el régimen econdmico al cual deben estar sometidos los medicamentos huérfanos
en Espafna. Para su estudio comenzaremos definiendo el concepto de medicamento huérfano y de enfermedad rara,
asi como la principal normativa y condiciones para fomentar la comercializacién que rodea a estos medicamentos,
para posteriormente comentar el Acuerdo del Consejo de Ministros del 3 de marzo de 2020, objeto central de la
sentencia.

Il. CONCEPTO DE MEDICAMENTOS HUERFANOS Y ENFERMEDADES RARAS

Se entiende por medicamento huérfano aquel que es imprescindible en el tratamiento de una enfermedad o situacion
clinica de baja incidencia, es decir, los que se utilizan para tratar enfermedades raras11) (enfermedades
huérfanas12))13). Estos medicamentos se llaman asi porque, desde el punto de vista econémico, a la industria
farmacéutica no le interesa elaborar y comercializar productos destinados a un escaso numero de pacientes cuyas
patologias son muy pocos comunes14). Para solventar este problema, segun el articulo 3, apartado tercero del
Real Decreto 1/2015, el Gobierno, para asegurar el abastecimiento de medicamentos, podra adoptar medidas
especiales en relacion con su fabricacion, importacion, distribucion y dispensacion15).

Para que un determinado medicamento sea declarado medicamento huérfano debera cumplir las siguientes dos
condiciones16):

a) se destina al diagnostico, prevencion o tratamiento de una afecciéon que ponga en peligro la vida o conlleve
una incapacidad cronica y que no afecte a mas de 5 personas por cada 10.000 en la Comunidad en el
momento de presentar la solicitud; o se destina al diagndstico, prevencion o tratamiento, en la Comunidad
Auténoma, de una afeccion que ponga en peligro la vida o conlleve grave incapacidad, o de una afeccion
grave y crénica, y que resulte improbable que, sin incentivos, la comercializacién de dicho medicamento en
la Comunidad genere suficientes beneficios para justificar la inversion necesaria;
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b) que no existe ningin método satisfactorio autorizado, de diagndstico, prevencion o tratamiento de dicha
afeccion, o que, de existir, el medicamento aportara un beneficio considerable a quienes padezcan dicha
afeccion.

Para la comprension de esta definicion es preciso profundizar el concepto de “enfermedad rara”. Se entiende por
enfermedad rara —en el ambito de la Union Europea— aquella que pone en peligro la vida o conlleva una incapacidad
cronica, presentando una prevalencia inferior a cinco 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 distribucion.

Estas enfermedades suelen ser cronicas de origen genético (en un 80% de los casos), que se suelen manifestar en
la nifez, aunque hasta casi un 50% de ellas aparecen en la edad adulta, 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, ya que aun existe un gran desconocimiento y desinformacién sobre ellas dada su complejidad médica y
su baja rentabilidad econémica, como, por ejemplo, la osteogénesis imperfecta (también llamada enfermedad de los
huesos de cristal)17).

En la actualidad, en Espafia, se contabilizan entre unas 6.000 y 8.000 enfermedades raras con peligro de muerte o
invalidez crénica18); manejandose a nivel europeo la cifra de un enfermo por cada 2.000 habitantes para cada
patologia19). De acuerdo con la Organizacién Mundial de la Salud, estas enfermedades podrian afectar al 6-8% de

la poblacién20)21).

Asi pues, de acuerdo con los datos proporcionados por la Federacion Espafiola de Enfermedades Raras (FEDER),
estas enfermedades raras afectan a unos treinta millones de personas en toda la Union Europea; y, en Espafia, en
torno a tres22).

ll. MARCO JURIDICO ESPECIAL DE LOS MEDICAMENTOS HUERFANOS

A los medicamentos huérfanos les afectan, en especial, las siguientes normas procedentes del derecho de la Unién
Europea:

- el Reglamento (CE) n.° 141/2000, del Parlamento Europeo y del Consejo, de 16 de diciembre de 1999,
sobre medicamentos huérfanos23);

- el Reglamento (CE) n.° 847/2000, de la Comision, de 27 de abril de 2000, por el que se establecen las
disposiciones de aplicacién de los criterios de declaracion de los medicamentos huérfanos y la definicion de
los conceptos de “medicamento similar” y “superioridad clinica”24);

- 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 Medicamentos25);

- el Reglamento (CE) n.° 507/2006, de la Comisién, de 29 de marzo de 2006, sobre la autorizacion
condicional de comercializacion de los medicamentos de uso humano que entran en el ambito de aplicacion
del Reglamento (CE) n.° 726/2004 del Parlamento Europeo y del Consejo26);

- la Directiva n.° 2001/83/CE, del Parlamento Europeo y del Consejo, de 6 de noviembre de 2001, por la que
se establece un cédigo comunitario sobre medicamentos para uso humano27).

IV. EL PROCEDIMIENTO DE DESIGNACION COMO MEDICAMENTO HUERFANO

El Reglamento (CE) n.° 141/2000 crea un procedimiento comunitario “abierto y transparente”28) para designar los
medicamentos huérfanos y establece incentivos para la investigacion, el desarrollo y la comercializacion de estos
medicamentos, especialmente mediante la concesion de un derecho de exclusividad comercial de diez afios de
duracién. La Unién Europea adopté asi en el afio 2000, casi veinte afios después que Estados Unidos, su propio
régimen de incentivos al desarrollo de medicamentos huérfanos29).

La Agencia Europea de Medicamentos (en adelante, EMA), posee el Comité de Medicamentos Huérfanos (en
adelante, COMP por sus siglas en ingles), el cual se encarga de examinar las solicitudes de las personas o
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empresas que busquen la “declaracion de medicamento huérfano” para los productos que cumplan con las
condiciones desarrolladas anteriormente30).

Ademas, el COMP también se encarga de aconsejar a la Comision sobre la elaboracion y la aplicacion de una
politica de medicamentos huérfanos para la Union Europea, asistir a la Comision en sus contactos internacionales
sobre medicamentos huérfanos y en los contactos con los grupos de apoyo a los pacientes, y apoyar a la Comision
en la elaboracion de unas directrices detalladas31).

Recordemos que, con caracter general, en el plano organizativo, el modelo de agencia se ha consolidado como la
forma de organizacion mas adecuada para gobernar el mercado farmacéutico y alimentario32). 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 intereses politicos 0 econdémicos; en el marco de un sistema administrativo integral, en red, que
acoge a las diferentes agencias nacionales de los Estados Miembros33).

La designacion de un determinado medicamento como “huérfano” conllevara que éste pueda acogerse al régimen
especial contemplado al respecto en la normativa comunitaria. Tal y como afirma Bombillar, este régimen, la doctrina
lo ha calificado de “push programmes y pull programmes”, es decir, medidas tendentes, por un lado, a incentivar la
inversion en investigacion y desarrollo de la industria farmacéutica en este campo vy, por otro, a propiciar la rapida
puesta en el mercado de los correspondientes medicamentos huérfanos34).

Para obtener la declaracién 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
comercializacion35), demostrando que cumple con los requisitos establecidos en la normativa comunitaria. El
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 Comision. El
medicamento declarado “huérfano” se inscribira 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
Administracion dispone, de una amplia capacidad de apreciacién, como apunta el propio TJUE en el asunto Now
Pharma c. Comisidn en la cual el Tribunal afirma que: “procede observar, por otra parte, que el procedimiento de
declaracion de los medicamentos huérfanos es un procedimiento administrativo que implica la realizacion de
evaluaciones cientificas complejas respecto de las cuales la Comision tiene reconocido un amplio margen de
apreciacion”36). 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 involucrados37).

Desde la puesta en marcha del COMP, en el ano 2000, éste ha recibido hasta el 31 de diciembre de 2016 un total
2.715 solicitudes de designacién de medicamentos huérfanos, evaluando un total de 2.544 y dictaminando una
opinion favorable para casi tres de cada cuatro (71,8%)38).

Asi, es preciso mencionar que desde el afio 2000 (inicio del registro de medicamentos huérfanos en la Unién
Europea) hasta el 20 de febrero de 2017, se han autorizado un total de 129 medicamentos huérfanos, de los que 90
mantienen este estatus, aunque 35 de ellos han perdido tal condicion por haber transcurrido mas de 10 anos desde
su autorizacion o por otros motivos. Igualmente, 4 medicamentos huérfanos inicialmente autorizados han sido
retirados del mercado.

No se ha establecido ninguna regulacion por parte de la Uniéon Europea sobre el régimen econémico al que se
encuentran sujetos estos medicamentos39). Este hecho es objeto de debate en la Sentencia de 3 de febrero de
2022, ya que, en Espafia, recientemente, se ha publicado un Acuerdo que sujeta el precio de algunos de los
medicamentos huérfanos al régimen de precios fijados tal y como se analiza en el apartado VII.

V. EL PROCEDIMIENTO CENTRALIZADO DE AUTORIZACION DE COMERCIALIZACION Y
POSIBILIDAD DE AUTORIZACION CONDICIONAL

Para la mejor comprensién de la regulacion a la que estan sometidos los medicamentos huérfanos en la Unidn
Europea se desarrollara de forma sucinta el proceso de autorizacion de comercializacion de los mismos. Este, de
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forma general, se llevara a cabo siguiendo el “procedimiento centralizado’40), obligatorio para estos medicamentos
desde 2005 de acuerdo con el referido Reglamento (CE) n.° 726/200441), 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 medicamento se somete a un solo proceso de evaluacion, con el consiguiente beneficio para la industria y la
sociedad. Esto no s6lo 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. EI medicamento podra ser desde entonces comercializado en cualquier
punto de la Unién. 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 miembros42); 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
autorizacién condicional de medicamentos43), que permite que, para satisfacer necesidades no cubiertas de los
pacientes y en interés de la salud publica, se concedan autorizaciones de comercializacién basadas en datos
clinicos “menos completos de lo habitual”, en los que 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 autorizacién en uno o dos afios (en lugar de los diez afios que normalmente éstos requeririan para
ser comercializados si debieran cumplir con todos los requisitos que el ordenamiento juridico exige)44).

No obstante, y debido a los riesgos que ello supone, se ven sometidas estas autorizaciones a unas obligaciones de
farmacovigilancia mas intensas de lo habitual45); 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
medicamento46). 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 Comisién sobre su renovacion47).

En cualquier caso, lo cierto es que estamos ante una autorizacion provisional, con un periodo de validez de un ano; y
condicional (aunque no se pretende que lo siga siendo indefinidamente), a renovar o no anualmente en funcion del
cumplimiento de los requisitos sefialados. Las autorizaciones condicionales se unen a otros procedimientos
especiales de autorizacion ya presentes en el ordenamiento comunitario como la “evaluacion acelerada”, que reduce
el tiempo de estudio de 210 a 150 dias, y que puede acumularse al propio procedimiento que estamos comentando;
la autorizacién concedida “en circunstancias excepcionales”, 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. Obtenida la preceptiva autorizacion de comercializacion,
de acuerdo con el referido y pertinente procedimiento centralizado, el titular de la autorizacién iniciara el proceso de
fabricacion de este singular producto, esto es, se daran los primeros pasos para posibilitar que este farmaco
huérfano se ponga en el mercado, normalmente en los servicios farmacéuticos hospitalarios, a disposicion de los
pacientes.

En este proceso, cobra un protagonismo especial la figura del Director técnico o persona cualificada48) recogido en
los articulos 48 y siguientes del Codigo comunitario sobre medicamentos49). Los titulares de las autorizaciones de
fabricacion deberan disponer de ella de forma permanente y continua. Esta persona tiene la responsabilidad de
procurar que cada lote de medicamentos sea fabricado y controlado con arreglo a la legislacion en vigor,
certificando todo ello en un registro o0 documento equivalente.

VI. SISTEMA DE INCENTIVOS: MEDIDAS DE ESTIMULO DE CARA A LA CONCESION O
MANTENIMIENTO DE UNA AUTORIZACION DE COMERCIALIZACION PARA UN MEDICAMENTO
HUERFANO

Atendiendo a las caracteristicas de los medicamentos huérfanos ut supra desarrolladas, y dado que la
comercializaciéon de estos no generaria suficientes ingresos para justificar la inversion necesaria, tal y como se ha
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analizado en los apartados anteriores, la normativa establece un derecho de exclusividad y un sistema de incentivos
para los titulares de los medicamentos asi declarados con el objetivo de fomentar la inversién de la industria
farmacéutica en su investigacion, desarrollo y posterior comercializacion.

Con el fin de facilitar la concesién 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. Ademas, antes de presentar una solicitud de autorizacién previa a la comercializacion, 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 elaboracion de protocolos.

Ademas, cuando se conceda una autorizacién previa a la comercializaciéon para un medicamento huérfano, dicho
medicamento se beneficiara de un derecho de exclusividad comercial de diez afios. La Unién 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 extensiéon de una autorizacion previa a la comercializacion
existente con respecto a un medicamento similar para la misma indicacion terapéutica50).

Aunque podria pensarse que una patente ya otorgaria a un medicamento una proteccion comercial adecuada, sin
que fuese necesaria, por tanto, esta exclusividad comercial; puede suceder que el medicamento en cuestién 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 farmacéutico51).

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.

VIl. ACUERDO DEL CONSEJO DE MINISTROS DEL 3 DE MARZO DE 2020 OBJETO DE DEBATE EN
LA SENTENCIA DEL TRIBUNAL SUPREMO DE 3 DE FEBRERO DE 2022

En junio de 2020 se publicé la “Resolucion de 2 de junio de 2020, de la Direccion General de Cartera Comun de
Servicios del Sistema Nacional de Salud y Farmacia, por la que se publica el Acuerdo del Consejo de Ministros de 3
de marzo de 2020, por el que se establece el régimen econémico de los medicamentos huérfanos, al amparo de la
prevision del articulo 3.3 del texto refundido de la Ley de garantias y uso racional de medicamentos y productos
sanitarios, aprobado por Real Decreto Legislativo 1/2015, de 24 de julio52)”. En este, se establece por primera vez
el régimen econémico de los medicamentos huérfanos en Espana53).

Por un lado, en su primer punto, en general, declara a los medicamentos huérfanos exonerados del sistema de
precios de referencia54) cuando en la prestacion farmacéutica del Sistema Nacional de Salud no exista una
alternativa terapéutica, o, en el caso de que exista, el medicamento huérfano aporte un beneficio clinico
relevante55). la Comision Permanente de Farmacia del Consejo Interterritorial del Sistema Nacional de Salud tendra
la potestad para establecer que medicamentos aportan un beneficio clinico relevante56). Esta decision sera
ratificada en la Comision Interministerial de Precios de Medicamentos57).

Por otro lado, en el punto dos del acuerdo, se establece que se sometera a revision el precio del medicamento
exonerado si se comprueba que es econdémicamente viable o si existe otro medicamento autorizado que sirva para
esta enfermedad, aunque no se incluya en la ficha técnica del mismo.

Este Acuerdo es debatido en la Sentencia objeto de estudio en el presente articulo, tal y como se desarrolla a
continuacion.

1. DEBATE SOBRE EL PRIMER PUNTO DEL ACUERDO EN LA SENTENCIA DEL TRIBUNAL
SUPREMO DE 3 DE FEBRERO DE 2022
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El primer punto del Acuerdo se debate por dos motivos. El primero de ellos es que se alega que se condiciona la
exoneracion del medicamento huérfano del sistema de precios de referencia unicamente cuando “no haya alternativa
terapéutica”. Sobre ello demandante alega sobre tal cuestion que “para tratar la dolencia para la que se autorizé el
medicamento huérfano puede que en el SNS haya un medicamento que, sin tener la autorizacion sanitaria, se utilice
de facto o fuera de lo previsto en la ficha técnica, esto es, un uso off-label’58). El uso off-label, es “uso de
medicamentos en condiciones distintas de las incluidas en la ficha técnica autorizada”59). En base a ello, se estima
una imprecision en la descripcion en el Acuerdo. Es resefiable que esta precision si se realiza en la exposicion de
motivos del mismo, en el que se precisa que, se exonerara del sistema de precios de referencia “no haya alternativa
terapéutica con la misma indicacion autorizada”. Se trata de cuestion formal.

Sobre ello, la Abogacia del Estado sostiene que el Acuerdo habla sélo de “alternativa terapéutica”, luego no hay
base para pensar que la comparacion se haga con medicamentos que, segun las fichas técnicas, no sean
exactamente iguales a las del medicamento huérfano.

El segundo motivo por el que se abre el debate del primer punto de esta sentencia es la apreciacion de que, en el
caso de que exista alternativa terapéutica en el Sistema Nacional de Salud, se exonerara también el medicamento
huérfano de su inclusién en el sistema de precios de referencia a no ser que el medicamento en cuestion “aporte un
beneficio clinico relevante” y que sera la Comision Permanente de Farmacia del Consejo Interterritorial del Sistema
Nacional de Salud, ratificado en la Comisién Interministerial de Precios de Medicamentos quien lo acuerde.

En este sentido, la parte demandante considera que, actualmente, un medicamento registrado como huérfano e
integrado en la prestacion farmacéutica de la cartera de servicios del Sistema Nacional de Salud quedara sujeto al
régimen de precios de referencia. Ahora bien, en virtud del Acuerdo objeto de impugnacién, quedara exonerado
unicamente en el caso de cumplirse las condiciones ut supra mencionadas. Sobre ello, la demandante entiende que
la exoneracion debe estar libre de los condicionantes. Considera que la exoneracion debe ser la regla general para
garantizar el acceso y la comercializacion de este tipo de medicamentos, puesto que, de lo contrario, establecer
estos condicionantes infringe el Reglamento (CE) 141/200060).

2. DEBATE SOBRE EL SEGUNDO PUNTO DEL ACUERDO EN LA SENTENCIA DEL TRIBUNAL
SUPREMO DE 3 DE FEBRERO DE 2022

El punto dos afirma que, en el caso de que los medicamentos huérfanos sean econémicamente viables, se
someteran al sistema de precios de referencia.

Asi pues, es preciso mencionar que, de acuerdo con el Real Decreto 177/2014, de 21 de marzo, por el que se
regula el sistema de precios de referencia y de agrupaciones homogéneas de medicamentos en el Sistema Nacional
de Salud, y determinados sistemas de informacién en materia de financiacion y precios de los medicamentos y
productos sanitarios61), el precio fijado sera revisable de oficio o a instancia de parte de acuerdo con lo previsto en
los articulos 106 y siguientes de la Ley 39/2015, de 1 de octubre, del Procedimiento Administrativo Comun de las
Administraciones Publicas62). Asi pues, este precio podra ser modificado cuando lo exijan los cambios en las
circunstancias econdmicas, técnicas, sanitarias o en la valoracion de su utilidad terapéutica63).

Ademas, el Consejo de Ministros, previo acuerdo de la Comisién Delegada del Gobierno para Asuntos Econémicos,
podra revisar globalmente o fijar las condiciones de revision periddica de los precios industriales o, en su caso, de
los precios de venta al publico, para todos o una parte de los medicamentos y productos sanitarios incluidos en la
prestacion farmacéutica del Sistema Nacional de Salud.

En base a ello la parte demandante afirma que la posibilidad de revisién a la baja del precio infringe el articulo 4.3
del Tratado de la Unién Europea64), pues otorga a la Administracion la potestad de forzar esa revision —en los
términos que prevé— cuando solo la Union Europea puede determinar si la rentabilidad o utilidad terapéutica del
medicamento huérfano es suficiente para tener incentivos, asi como el momento en que puede y debe realizarse ese
analisis, sin que el articulo 8 del Reglamento module el sistema de incentivos por “cambios en las circunstancias
economicas, técnicas, sanitarias” que es lo que prevé el punto 2 del Acuerdo.

VIIl. POSICION DEL TRIBUNAL EN LA SENTENCIA DEL TRIBUNAL SUPREMO DE 3 DE FEBRERO
DE 2022 SOBRE EL ACUERDO DEL CONSEJO DE MINISTROS DEL 3 DE MARZO DE 2020

De lo expuesto ut supra, el tribunal impugna el primer punto del Acuerdo por tratarse de un precepto incompleto y al
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existir dudas sobre su interpretacion. Para garantizar el principio de seguridad juridica65) se afirma que debe
definirse cual sera la interpretacion exacta de la “falta de alternativa terapéutica”. Por lo tanto, debera completarse
con una frase similar a: “alternativas terapéuticas contempladas en el seno de la prestacion farmacéutica, si se trata
de medicamentos autorizados y para la misma indicacion terapéutica’66). De esta forma, quedara perfectamente
definido a qué medicamentos se refiere y no cabe lugar a confusion con un medicamento uso off-label67).

Sobre el segundo motivo que debatia el primer punto del Acuerdo, es preciso mencionar que el Tribunal dicta que no
es correcto afirmar que se vulnera el principio de primacia del Derecho de la Union Europea en base al Reglamento
(CE) 141/2000, en el cual se establecen las medidas para incentivar este tipo de medicamentos desarrolladas en el
apartado VI, puesto que, como se ha visto a lo largo del texto del presente articulo, éste texto legal carece de
regulacion para el sistema de precios que deben establecer los Estados miembros sobre los medicamentos
huérfanos. Por ello, incluir algunos medicamentos huérfanos en el sistema de precios de referencia68) no es
contrario al derecho.

En palabras de Ausejo Segura “los precios de referencia son un mecanismo por el que, en funcion de la oferta de
los medicamentos disponibles en un pais, el financiador decide cual es el precio que esta dispuesto a pagar por un
determinado grupo de productos, considerandolos total o parcialmente intercambiables desde el punto de vista
terapéutico’69). En la sentencia la parte demandante es un titular de la autorizacion de comercializacion, puesto que,
es uno de sus medicamentos el que se incluye dentro del sistema de referencia. En Espafia, estos precios de
referencia suelen ser muy bajos, y de ello depende la variabilidad econémica del medicamento que da continuidad a
su comercializacion.

Ademas, es preciso destacar que el Tribunal Supremo entiende que los medicamentos huérfanos, en general, se
encuentran sujetos al sistema de precios de referencia al no existir regulacion especifica que prevea su régimen
econdmico.

Por ultimo, con respecto al punto dos del acuerdo, el tribunal afirma que se parte de que el articulo 8 del
Reglamento (CE) 141/2000 regula unicamente sobre las medida incentivadora, ya descrita en el apartado VI del
texto del presente articulo. Es decir, se afirma que la competencia de revision de precios que se cuestiona no
interfiere ni merma la competencia de los 6rganos de la Unién Europea.

IX. CONCLUSIONES

Las enfermedades raras, y los medicamentos huérfanos en consecuencia, han sido declaradas un sector prioritario
de accion en el ambito de la salud publica desde la Union Europea. Las personas afectadas 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.

Para promover la investigacion y comercializaciéon de los mismos el Reglamento (CE) 141/2000 establece una serie
de medidas incentivadoras para garantizar el acceso a los mismos por parte de las personas que sufren este tipo de
enfermedades.

El Acuerdo objeto de debate ha excluido algunos medicamentos huérfanos del sistema de precios de referencia, y
ello ha provocado la demanda de un laboratorio. Este ha interpuesto la demanda en tres sentidos. No obstante,
Unicamente se estima el punto primero en el que se aprecia un margen de discrecionalidad amplio al considerar que
con respecto a los medicamentos huérfanos no cabe exoneracién cuando en la prestaciéon farmacéutica del SNS no
exista alternativa terapéutica. Se debe completar afadiendo la frase: “con la misma indicacion autorizada”. Se trata
de una cuestion formal, a la cual se debe considerar que ello se encuentra indicado en la exposicion de motivos del
Acuerdo, el cual si que contiene la mencionada frase. Para salvar la incongruencia y preservar la seguridad juridica,
el Tribunal Supremo resuelve modificar el Acuerdo.

Con respecto a la posible vulneracion del principio de primacia del derecho de la Unién Europea se considera que la
regulacion del precio y su régimen no se encuentra previsto en el Reglamento, por lo cual, no se produce. Cada
Estado miembro regula las condiciones econémicas de comercializacion de los medicamentos, por ello, este
Acuerdo no es contrario al derecho.
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