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INTRODUCCION:

Los medicamentos huérfanos son aquellos que se destinan a prevenir,
tratar o diagnosticar enfermedades raras que afectan a menos de 5
personas de cada 10.000 (.

La mayoria son enfermedades genéticas que se manifiestan en la edad
infantil; otras son canceres poco frecuentes, enfermedades

i i i itas o toxicas
e entre otras Son cronicas de
caracter progresivo con elevada morbi-mortalidad y alto grado de
discapacidad .

Se llama «huérfanos» a estos medicamentos porque la industria
farmacéutica tiene poco interés por fabricar y comercializar
medicamentos destinados solo a un nimero reducido de pacientes.

El riesgo y el coste del desarrollo de un nuevo medicamento destinado
al tratamiento de enfermedades raras, va a ser mayor debido a que no
existe conocimiento previo ni una muestra grande para el desarrollo
clinico.

Historia de la legi i6n de los i é @

+1983 - Primera Ley de Medicamentos Huérfanos en Estados Unidos
+1990s — Legislacion de Medicamentos Huérfanos adaptada  por
Singapur (91) Japén (93) y Australia (97)
+1999 —Adopcién del sobre los
por el Parlamento Europeo

+2000 — Creacion del Comité para los Medicamentos y Productos
Huérfanos (COMP) en la Agencia Europea del Medicamento (EMA) en
Londres.

que otorga el de la UE:

. Exclusividad de Mercado en la UE.:No pueden comercializarse
productos similares durante 10 afios desde que se recibe la
autorizacion de comercializacion

Protocolo de asistencia: Se da esta informacién sin coste o con un
coste reducido para optimizar el desarrollo de los medicamentos
huérfanos y para asegurar un mejor cumplimiento de los requisitos
reguladores europeos.

N

3. Reduccion de gastos: Se aplican a la autorizacion de
ializacion, i iaci y protocolo de
asistencia.
4. i i i por la UELas
que i érfar tienen derecho a

subvenciones especifica.

EI COMP, de la i ion de los
huérhanos, ha recibido hasta enero de 2013 mas de 1600
solicitudes, de las cuales mas de 1100 obtuvieron dicha

designacion

En cuamo a Espafia, durante los Gltimos 5 afios, se han
57 , lo que supone el 83%

de los autorizados por la Comision Europea.

La mayoria de los
desde los Servicios de Farmacia Hospitalarios. La solicitud de estos
medicamentos siempre debe ser individualizada para comprobar
que se cumple el posicionamiento terapéutico aprobado para cada
farmaco.

OBJETIVOS:

~Evaluar el impacto econémico de los medicament
huérfanos en el Hospital Universitari
Fuenlabrada entre el afio 2010 y 2013.

— Conocer la evolucion del consi
Hospital de Fuenlabrada en el
tiempo y su comparacion con
similares.

mATERIALES Y METODOS:

Se trata de un estudio observacional retrospectivo realizado en el Hospital
Universitario de Fuenlabrada, a partr de una lista de todos los
medicamentos a analizar publicada por la Sociedad Espariola De Farmacia
Hospitalaria (Sefh).

Se incluyé a pacientes de todas las areas hospitalarias diagnosticados de
alguna enfermedad rara y tratados con algin medicamento huérfano
durante el periodo comprendido entre Enero 2010 hasta diciembre 2013 y
que esté comercializado y autorizado en Espana.

La fuente para recoger 6n es un programa F de gestion
de los pacientes dentro del hospital a través del cual se selecciona cada
uno de los medicamentos incluidos en la lista.

Con los datos obtenidos se rellenaba un formulario que constaba de 7
apartados: Nombre comercial del medicamento, el principio activo, la
indicacion para la cual se dispensa, las diferentes formas farmacéuticas o
presentaciones de cada principio activo, el nimero total de pacientes
tratados, nimero de unidades dispensadas y el coste total consumido.

Se rellenaba un cuestionario de la Sefh a partir de los datos del formulario
anteriormente  citado. En total, fueron cuatro cuestionarios que
correspondian a los cuatro afos del periodo de estudio.

Tratamiento sobrecarga

! ! N unidades dispensads ]
i Presenacion B (o Cone ol corsmico
{ e 125 mg abltas 136 77967 i
i Exjade 250 mg tabletas v |

Exjade 500 mg tabletas. 3476 77689.57

Fig1:Ejemplo del cuestionario de la Sefh.

RESULTADOS Y DISCUSION:

El nimero total de pacientes tratados en el HUF fue de : 103 en 2010, 153 en 2011,176 en 2012 y de
55 en 2013. Observamos que el nimero de pacientes va en aumento afio tras afio con un incremento
de casi 71% entre el afio 2010 y 2012.

El gasto en medicamentos huérfanos tambien aumenta cada afo. Los costes ascendieron de
1.135.446,76€ en el 2010 a 1.625.924,19€ en 2011, a 2.099.054,97€ en 2012 y a 1.199.431,35€ en
2013. El incremento fue de un 43% en 2011y de un 85% en 2012 con respecto al afio 2010.

Para los hospitales de Madrid la media de pacientes tratados para el afio 2011 ha sido de 164 y el
coste total consumido de 3.770.530,00€.0Observamos que supera la del Hospital de Fuenlabrada en
11 pacientes. En cuanto a los costes totales de los tratamientos la diferencia es de 2.144.606,00€

Los medicamentos de mayor gasto son: Imatinib, Sunitinib, Sorafenib ,Temozolomida, azacitidina,
Riluzol, T

El nimero creciente de pacientes tratados hizo que subieran los gastos anuales de los tratamientos:
el coste de Imatinib se increment6 un 16,5% entre 2010 y 2012, el Eculizumab-HPN un 3% entre 2011
y 2013, el Bortezomib un 76% entre 2011y 2012, y la Lenalidomida un 94% entre 2010 y 2013.
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Grafica 2:Comparacion entre los costes de

Grafica 1:Comparacion entre el numéro de pacientes MH en HUF y en otros hospitales de Madrid.

tratados en HUF y en otros hospitales de Madrid.

/ONCLUSION

raras son i de salud publica en
Espana en términos de carga émica de la Consi la
magmtud de Ios costes de estos pacientes, la |nves(|gac|on del coste- ora
inter para estas deberia ser ‘)( ’I-
prioritario.
El i de las raras y el uso racional de los #- *
huérf: i en estos uno de los retos mas
importantes del servicio de farmacia hospitalaria y dado el elevado impacto % * &

economico de estos medicamentos, es necesario introducir estrategias de Pomegates™?
eficiencia en la gestion de estos medicamentos para mejorar sus precios

No hay cura para la mayoria de enVermedades raras, pero el trabajo conjunto
de todos los sanitarios para una atencién é correcta,
evitar inequidades y conseguir unos resultados en salud puede mejorar la

(ﬁdad de vida de los afectados y ampliar su esperanza de vida. /
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