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1. RESUMEN EJECUTIVO

| Informe de “Conclusiones sobre el acceso a los
E medicamentos y a los productos sanitarios para

una UE mds fuerte y resiliente” (2021/C 269
1/2021) emitido por el Consejo Europeo en julio de
2021, definié como tarea “primordial”, la adopcidn de
mecanismos y medidas dirigidas a “garantizar el ac-
ceso a los medicamentos y productos sanitarios, su
disponibilidad y su asequibilidad”.

Vias 6ptimas para ello, seglin este Informe, son el re-
fuerzo de los regimenes regulatorios de los Estados
Miembros, el intercambio de ideas sobre mecanis-
mos de pago nuevos y transparentes para los pro-
ductos innovadores y la atencién especial a las prio-
ridades de los pacientes.

El Parlamento Europeo ha apoyado estos plantea-
mientos, pero poniendo el foco en los progresos lo-
grados en la biotecnologia celular y molecular y en
tratamientos nuevos, como la terapia génica, la te-
rapia celular o la ingenieria tisular, que ya permiten
contar con este tipo de medicamentos innovadores.
También ha declarado que no pueden tratarse de la
misma forma que los medicamentos convenciona-
les, por lo que precisan de una legislacién especifica
y deben someterse a estrictos requisitos.

Por su parte, la Estrategia Farmacéutica Europea otor-
ga la consideracion de "hito” a los medicamentos de
terapias avanzadas y reconoce, ademas, la gran la-
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bor de la industria farmacéutica en el avance en este
campo (solo en 2019 invirtié en su investigacién mas
de 37.000 millones de eurosy). No en vano, esto ha
permitido que ya se hayan autorizado en la UE te-
rapias avanzadas con medicamentos CAR-T para el
tratamiento de algunas neoplasias hematolégicas y
algunas terapias génicas para la talasemia depen-
diente de transfusiones.

Las definiciones desde un punto de vista regulatorio
de estos medicamentos se encuentran en el Regla-
mento (CE) N21394/2007, del Parlamento Europeo
y del Consejo de 13 de noviembre de 2007, sobre
medicamentos de terapia avanzada (capitulo 1, arti-
culo 2), y en la Directiva 2001/83/CE, del Parlamen-
to Europeo y del Consejo de 6 de noviembre de 2007,
por la que se establece un cédigo comunitario sobre
medicamentos para uso humano (anexo |, parte IV).

A ello se une la Guia UE de Buenas Prdcticas Clinicas,
de octubre de 2019, especifica para terapias avanza-
das, que ha permitido dar un notable impulso a estos

1. Elimpacto de la industria farmacéutica en Europa:
37.500 millones de euros en 1+D, 800.000 empleos
directos y mas de 275.000 millones de euros en produc-
cion - Farmalndustria Bruselas sefiala las carencias far-
macéuticas durante la pandemia y apuesta por producir
mas medicamentos en Europa (eldiario.es)


https://www.farmaindustria.es/web/otra-noticia/el-impacto-de-la-industria-farmaceutica-en-europa-37-500-millones-de-euros-en-id-800-000-empleos-directos-y-mas-de-275-000-millones-de-euros-en-produccion/
https://www.farmaindustria.es/web/otra-noticia/el-impacto-de-la-industria-farmaceutica-en-europa-37-500-millones-de-euros-en-id-800-000-empleos-directos-y-mas-de-275-000-millones-de-euros-en-produccion/
https://www.farmaindustria.es/web/otra-noticia/el-impacto-de-la-industria-farmaceutica-en-europa-37-500-millones-de-euros-en-id-800-000-empleos-directos-y-mas-de-275-000-millones-de-euros-en-produccion/
https://www.farmaindustria.es/web/otra-noticia/el-impacto-de-la-industria-farmaceutica-en-europa-37-500-millones-de-euros-en-id-800-000-empleos-directos-y-mas-de-275-000-millones-de-euros-en-produccion/
https://www.eldiario.es/internacional/bruselas-senala-carencias-farmaceuticas-durante-pandemia-apuesta-autonomia-estrategica-garantizar-medicinas_1_6458595.html
https://www.eldiario.es/internacional/bruselas-senala-carencias-farmaceuticas-durante-pandemia-apuesta-autonomia-estrategica-garantizar-medicinas_1_6458595.html
https://www.eldiario.es/internacional/bruselas-senala-carencias-farmaceuticas-durante-pandemia-apuesta-autonomia-estrategica-garantizar-medicinas_1_6458595.html
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nuevos tratamientosz. Ademas, la EMA cuenta con
un Comité especializado en terapias avanzadas al que
atribuye las tareas de evaluar su calidad, seguridad
y eficacia.

Este Comité también debe seguir de cerca la evolu-
cién cientifica en este nuevo ambito de la biomedici-
na, habida cuenta el heterogéneo estado de investi-
gacion y desarrollo de este tipo de medicamentos, y
las amplias oportunidades que ya ofrecen para tratar
una creciente variedad de patologias, como el cancer
hematolégico, los tumores sélidos, la diabetes, cier-
tas enfermedades neuroldgicas, cardiovasculares,
oftalmoldgicas junto con algunas otras enfermeda-
des raras.

Asimismo, a la EMA corresponde autorizar de ma-
nera centralizada la fabricacién en serie de estos
medicamentos y solo por excepcién (“clausula de
exencion hospitalaria”) se permite a las Agencias
Nacionales -y, entre ellas a la Agencia Espafiola de
Medicamentos y Productos Sanitarios (AEMPS)-,
autorizar puntualmente y para pacientes determina-
dos una terapia de este tipo. Dicha “cladusula de exen-
cién hospitalaria” no faculta a ningln hospital para la
fabricacion en serie o industrial.

En nuestro pais, se considera medicamento de terapia
génica, el producto obtenido mediante un conjunto
de procesos de fabricacién destinados a transferir, in
vivo o ex vivo, un gen profilactico, de diagnédstico o te-
rapéutico, tal como un fragmento de acido nucleico,
a células humanas/animales y su posterior expresion
in vivo. La transferencia genética supone un sistema
de expresidon contenido en un sistema de distribucion
conocido como vector, que puede ser de origen viral
o no viral. El vector puede incluirse asimismo en una
célula humana o animal.

De otra parte, se considera medicamento de terapia
celular somdtica, la utilizacidén en seres humanos de
células somaticas vivas, tanto autdélogas, proceden-
tes del propio paciente, como alogénicas, proceden-
tes de otro ser humano, o xenogénicas, procedentes
de animales, cuyas caracteristicas bioldgicas han
sido alteradas sustancialmente como resultado de

2. https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/
overview/advanced-therapy-medicinal-products-over-
view

su manipulacién para obtener un efecto terapéutico,
diagndstico o preventivo por medios metabdlicos,
farmacolégicos e inmunolégicos. Dicha manipula-
cién incluye la expansién o activacién de poblaciones
celulares autélogas ex vivo, tal como la inmunotera-
pia adoptiva, y la utilizacién de células alogénicas y
xenogénicas asociadas con productos sanitarios em-
pleados ex vivo o in vivo, tales como microcapsulas,
matrices y andamiajes intrinsecos, biodegradables o
no biodegradables”.

La expansion de estas terapias ha evidenciado la ne-
cesidad de ordenar el acceso que a las mismas re-
conoce nuestro Sistema Sanitario y su financiacion,
actualmente basado en una normativa no suficien-
temente clara (basicamente, el Real Decreto Legis-
lativo 1/2015 y el Real Decreto 1345/2007), que
no garantiza de manera adecuada los principios de
equidad, seguridad, sostenibilidad y eficacia del todo
imprescindibles.

En todo caso, en enero de 2019 fue aprobado el pri-
mer medicamento CAR-T en Espafia en régimen de
pago por resultados (para el tratamiento de la leu-
cemia linfoblastica aguda y del linfoma B difuso de
célula grande) y el segundo en el mes de julio (para
el tratamiento del linforma B difuso de célula grande y
del linfoma primario mediastinico).

El avance en este campo ha venido de la mano del
“Plan de Abordaje de Terapias Avanzadas en el SNS:
Medicamentos CAR"s, aprobado por el Consejo In-
terterritorial del Sistema Nacional de Salud en no-
viembre de 2018, como parte de la “Estrategia Espa-
fiola de Medicina Personalizada de Precision"a.

Elimpulso investigador y clinico de nuestro pais se ha
visto asi refrendado por proyectos e iniciativas como
RET-A, SC4HD, GANTT, ARDAT, ADVANCE-CAT,
RESTORE y RICORS-RERAV.

3. Plan de Abordaje Terapias Avanzadas en el SNS: Medica-
mentos CAR https://www.mscbs.gob.es/profesionales/
farmacia/pdf/Plan_Abordaje_Terapias_Avanzadas_
SNS_15112018.pdf

4. El Gobierno pone la primera piedra de la Estrategia
Espafiola de Medicina Personalizada, 9 setiembre 2020.
https://elglobal.es/politica/el-gobierno-pone-la-pri-
mera-piedra-de-la-estrategia-espanola-de-medici-
na-personalizada/
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En linea con todo ello, la anunciada reforma europea
de la legislacién farmacéutica basicas previsiblemen-
te supondra mejoras en el acceso a los medicamen-
tos personalizados e innovadores e impulsara la apli-
cacion de estas “terapias avanzadas”, en gran medida
a partir del uso de la informatica de alto rendimiento
y de las plataformas digitales.

En el plano regulatorio contamos con ejemplos de
interés en Estados Unidos, China o Japdn, que han
apostado por fomentar fuertes inversiones en su in-
vestigacion

De los mas de 1.000 ensayos (fase | y lls) en marcha
en el mundo, segln el informe publicado por laAllian-
ce for Regenerativa Medicines(ARM), mas de 500 co-
rresponden a China).

Para seguir vanzando en este terreno es preciso con-
tar con acciones de colaboracién publico-privada,
seglin el modelo que recomiendan la Agenda 2030~
- Objetivos de Desarrollo Sostenible (ODS 3y 17, sin-
gularmente)-, el Reglamento (CE) N2 1394/2007, la
Estrategia Europea de Datos (2020) y el conjunto de
instituciones comunitarias (Comision, Comité Eco-
némico y Social, Parlamento, etc.), las cuales abogan
por la necesidad de consolidar un mercado tnico de
datos (“data lake”), en el que participen al mismo nivel
los sectores publico y privado.

Tambien dentro de estos planteamientos de colabora-
cién publico-privada se inscriben, entre otras, las nue-
vas herramientas de financiacion puestas en marcha
por la UE, como Horizonte Europa, EU4Health o la Ini-
ciativa europea de atencion sanitaria innovadora, y, en el
caso de Espafia, el PERTE para la Salud de Vanguardias.

5. Unién Europea de la Salud: hacia una reforma de la
legislacién farmacéutica de la UE https://ec.europa.eu/
commission/presscorner/detail/es/ip_21_4882. Co-
municado de prensa 28 de septiembre de 2021 Bruselas

6. Mas de la mitad de los ensayos en terapias avanzadas
son oncolégicos - El Global

7. Estrategia de Desarrollo Sostenible 2030 Ministerio
de Derechos Sociales y Agenda 2030 - Agenda 2030
(mdsocialesa2030.gob.es)

8. PERTE para la salud de vanguardia. https://www.
lamoncloa.gob.es/presidente/actividades/Docu-
ments/2021/151121-resumen_ejecutivo_perte_pa-
ra-la-salud-de-vanguardia.pd

2. LAS TERAPIAS AVANZADAS Y LAS
POLITICAS SANITARIAS EN ESPANA:
INICIATIVAS Y EXPERIENCIAS

El “Plan para el abordaje de las terapias avanzadas
en el SNS: medicamentos CARy" constituye el prime-
ro de los pasos dados en nuestro Sistema hacia esta
nueva realidad.

Centrado en leucemia/linfoma, su objetivo ha sido
desde un inicio “organizar de forma planificada, equi-
tativa, segura y eficiente la utilizacion de los medi-
camentos CAR, asi como impulsar la investigacion
publica y la fabricacién de estos medicamentos en el
ambito académico.

El desarrollo de este Plan, que carece de una cober-
tura normativa especifica, se ha producido median-
te diversos protocolos y guias, que versan sobre as-
pectos puntuales, tales como:

* el abordaje de los efectos adversos,

* las derivaciones,

* laseleccidn de pacientes candidatos,

* el entramado de Comités y grupos de expertos...

Para la aplicacién de este Plan es pieza fundamental
el Comité Espariol de Terapias Avanzadas, un equipo
multidisciplinar, formado por expertos de diferentes
especialidades, cuyo objetivo es debatir e informar
acerca de estos medicamentos y contribuir con ello
a facilitar la tramitacién de los procedimientos que
les afectan.

Uno de tales procedimientos, quizas el mas espera-
do en su momento, vio la luz, por Acuerdo del pleno
del Consejo Interterritorial de 14 de octubre de 2019,
esto es, un afo después de la aprobacién del Plan.
Se refiere al establecimiento de las condiciones de
planificacién, coordinacién, contratacién, adquisi-
cién y suministro de medicamentos CAR-T por parte
de estructuras y servicios publicos, integrados en el
Sistema Nacional de Salud.

9. Plan_Abordaje_Terapias_Avanzadas_SNS_15112018.
pdf (sanidad.gob.es)



https://ec.europa.eu/commission/presscorner/detail/es/ip_21_4882
https://ec.europa.eu/commission/presscorner/detail/es/ip_21_4882
https://elglobal.es/industria/mas-de-la-mitad-de-los-ensayos-en-terapias-avanzadas-son-oncologicos-mb2065295/
https://elglobal.es/industria/mas-de-la-mitad-de-los-ensayos-en-terapias-avanzadas-son-oncologicos-mb2065295/
https://www.mdsocialesa2030.gob.es/agenda2030/index.htm#:~:text=Estrategia%20de%20Desarrollo%20Sostenible%202030%20Define%20los%20retos,y%20el%20sistema%20de%20seguimiento%20de%20las%20mismas
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El Acuerdo se limita a reproducir la normativa gene-
ral contenida en los Reales Decretos reguladores de
los distintos aspectos del medicamento y la especifi-
ca sobre la autorizaciéon de medicamentos de terapia
avanzada de fabricacién no industrial contenida en el
Real Decreto 477/2014, de 13 de junio.

Por otra parte, se ha de significar, que es el érgano
competente en materia de prestacion farmacéutica
de cada Comunidad Auténoma de origen de la soli-
citud (cumplimentada por el titular de la autorizacion
de uso) el que ha de presentar la propuesta de precio
a la Comisién Permanente de Farmacia del Consejo
Interterritorial del SNS, mediante una ficha-tipo.

Otro aspecto clave es la Red de centros autorizados/
designados para la aplicacidn de estas terapias, radi-
cados en 6 Comunidades Auténomas™.

De otra parte, el citado Acuerdo articula el procedi-
miento de derivaciones de pacientes entre centros y
Comunidades Auténomas, imputando al Fondo de
Cohesién los costes de compensacion entre las mis-
mas (art. 2 del RD 1207/2006) al tiempo que asig-
nando la responsabilidad del pago de las terapias a la
entidad fabricante, a la institucién hospitalaria origen
del paciente o, en su caso, a la que cuente con la au-
torizacién de uso donde el mismo haya sido tratado;
en el bien entendido que, si la administracion del me-
dicamento se produce de forma previa a la fijacién
del precio, el pago habra que realizarse “con caracter
retroactivo”.

En el primer afio de vigencia del Plan fueron tramita-
das solicitudes desde las 17 Comunidades Auténo-
mas. Como regla general las solicitudes fueron acep-
tadas y las reclamaciones de revisién o re-evaluacion
de los casos por parte del Comité de expertos solo
fueron un 12% del total.

El impacto de la pandemia también se ha dejado no-
tar en la aplicacién de estas terapias, afectando a las
previsiones de atencién estimadas para el afio 2020.

De otra parte, para progresar y expandir las terapias
avanzadas a nuevas patologias es crucial el apoyo de
las Redes Institucionales, en particular la Red Ter-Cel
(Red de Terapia Celular). Otro tanto cabe decir el
respaldo académico, Ca través de diversas catedras
universitarias con patrocinio de la industria farma-

céutica, como es el caso de la Cdtedra Extraordinaria
de Terapias Avanzadas Novartis-USAL de la Universidad
de Salamanca o las de Terapia Bioldgica y Terapéuti-
ca Avanzada en Dermatologia, de la Universidad de
Malaga.

Estas iniciativas sintonizan, en gran medida, con la
Estrategia Espariola de Ciencia, Tecnologia e Innovacidn
2012-202710, que define como “primer sector estraté-
gico” el de la Salud, y apuesta de manera expresa por
las “nuevas terapias”. Su primer desarrollo -el Plan de
Choque para la Ciencia y la Innovaciénn, aprobado en
julio 2020- destina, ademas, 1.000 millones de eu-
ros de inversién directa en sus dos primeros afios de
aplicacion.

A todos estos avances en materia de terapias avan-
zadas estan contribuyendo también las Comunidades
Autonomas. Una muestra de ello son, entre otras, las
iniciativas, las strategias y los proyectos impulsados
desde Andalucia, Catalufia, Madrid o Galicia.

ANDALUCIA:

El Hospital Virgen del Rocio de Sevilla ha sido incor-
porado a la Red de centros designados para el uso de
medicamentos CAR-T en el SNS*, Desarrolla sus ac-
tividades a partir de lo establecido en la Iniciativa An-
daluza en Terapias Avanzadas (IATA), reforzada con la
Estrategia y el Plan de accién en Terapias Avanzadas
de la regién. Al servicio de todo ello hay una Unidad
de Coordinacién (UC-IATA), gestionada a través de
la Fundacion Publica Andaluza Progreso y Salud (FPS).
A esta Unidad se la responsabiliza de la bdsqueda de
alianzas entre el mundo académico, las instituciones
investigadoras, los centros sanitarios, las asociacio-
nes de pacientes, las pequefias y medianas empre-
sas biotecnoldgicas y la industria farmacéutica.

Hasta el momento, se han promovido una treintena
de ensayos clinicos en terapia celular e ingenieria
de tejidos en &reas como inmunologia, cardiolo-
gia, neurologia, aparato digestivo, oftalmologia,
hematologia, vascular periférico, dermatologia y
gastroenterologia. Cerca de 1.000 pacientes han
participado en alguno de los ensayos clinicos o han

10. Estrategia Espaiiola de Ciencia, Tecnologia e Innova-
cién 2021-2027

11.09072020_PChoqueCiencia.pdf (lamoncloa.gob.es)

e * El Ministerio de Sanidad, con posterioridad a la redaccién de este informe a actualizado el listado de cen-
tros designados para la aplicacién de este tipo de terapias. Véase anexo | del documento La nueva era de las
terapias avanzadas hacia una estrategia colaborativa para los pacientes..


https://www.ciencia.gob.es/Estrategias-y-Planes/Estrategias/Estrategia-Espanola-de-Ciencia-Tecnologia-e-Innovacion-2021-2027.html;jsessionid=29CB518997AA912BF34839CD81DE7905.1
https://www.ciencia.gob.es/Estrategias-y-Planes/Estrategias/Estrategia-Espanola-de-Ciencia-Tecnologia-e-Innovacion-2021-2027.html;jsessionid=29CB518997AA912BF34839CD81DE7905.1
https://www.lamoncloa.gob.es/serviciosdeprensa/notasprensa/ciencia-e-innovacion/Documents/2020/09072020_PChoqueCiencia.pdf
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recibido alguna terapia avanzada bajo la autoriza-
cion de la Agencia Espafiola de Medicamentos vy
Productos Sanitarios.

Para el desarrollo de estos ensayos existe una red de
infraestructuras especificas en varias provincias. En
esta red se sitdan los 10 laboratorios GMP de Cérdo-
ba, Granada, Mélaga y Sevilla.

CATALUNA:

El nimero de Centros catalanes autorizados e incor-
porados a la Red estatal es ciertamente significativo™.
Estos Centros pivotan sobre la Direccién General de
Investigacién e Innovacion en Salud, apoyada en su
labor por Biocat, que integra empresas, entidades y
grupos de investigacién, hospitales, universidades y
administraciones. Dicha Direccidon General coordina
las acciones derivadas del Plan Estratégico de Investi-
gacidén e Innovacién en Salud (PERIS). Este Plan inclu-
ye ayudas publicas para impulsar las actividades de
investigacién. El andlisis de resultados, impactos v,
en su caso, disfunciones de las diferentes acciones
incluidas en el marco del PERIS se encomiendan al
Sistema de Evaluacidn de la Investigacion e Innovacion
en Salud (SARIS).

El Departamento de Salud ha impulsado, ademas,
una plataforma de ensayos clinicos -la Barcelona Cli-
nical Trials Platform (BCTP)-, que ofrece herramien-
tas y estrategias para mejorar el conocimiento de la
investigacién clinica en la Regidn y su proyeccién in-
ternay externa.

COMUNIDAD DE MADRID:

La Red de Terapias Avanzadas de la Comunidad de Ma-
drid, cuenta con alrededor de 7.000 profesionales. Su
Estrategia Regional fue presentada a finales de 2018, y
desde un inicio se orientd a “optimizar la utilizacién de
este tipo de medicamentos a partir de la coordinacién
y apoyo de los ambitos de investigacidn, formacion,
asistencia sanitaria y gestiéon”. Sus primeros trabajos
preliminares tuvieron como fin el definir un mapa de
situacién de ensayos en desarrollo en terapias avan-
zadas, asi como el nimero y ubicacién de salas blan-
cas y laboratorios de terapia celular disponibles y en
funcionamiento en la Comunidad. Los primeros pa-
sos se dieron hacia la terapia celular, logrando que el
Hospital Puerta de Hierro se convirtiera en el primer

centro autorizado por la AEMPS para el uso de un
medicamento de terapia avanzada (NC1).

Cuenta con 3 Hospitales madrilefios integrados en
la Red de centros para el uso de medicamentos CAR
(Gregorio Marafidn, Nifio Jesus y La Paz)*. También
dispone de siete unidades de produccién de medi-
camentos de terapia avanzada en distintas instala-
ciones hospitalarias del Servicio Madrilefio de Salud
(SERMAS), destacando los Hospitales La Paz y 12 de
Octubre en la realizacién de ensayos de Medicamen-
tos CAR-T en fase preclinica, cuyo desarrollo se apo-
ya en experiencias de colaboracidon entre el SERMAS
y la industria farmacéutican.

En enero de 2020 se anuncié la puesta en marcha de
la Red de Terapias Avanzadas en Hematologia, en la
que se integra la Unidad Cris de Investigacién Traslacio-
nal y Terapias Avanzadas, adscrita al Servicio de On-
cologia Pediatrica del Hospital Universitario La Paz.

GALICIA:

Su Estrategia de Medicina Personalizada y su Centro
CAR-T son sin duda, referentes y en su marco se
inscriben diversas alianzas (con el Hospital Clinic de
Barcelona, con el Complejo Hospitalario Universita-
rio de Santiago -CHUS. y con la Universidad de San-
tiago de Compostela).

El Centro CAR-T dispone de laboratorios de control
de calidad y salas de crio-preservacién y reline a in-
vestigadores de muy diversas procedencias.

A todas estas iniciativas y proyectos estatales y au-
tondmicos se suman desde 2022 las expectativas
y los programas que se vinculardn al PERTE para la
Salud de Vanguardia, dotado de un total de 1.469 mi-
llones de euros.

El PERTE incorporara proyectos innovadores en bio-
tecnologia, prevencién, diagndstico, tratamiento y
manejo clinico de los pacientes. Entre sus objetivos
especificos esté el de posicionar a Espafia como pais
lider en la innovacion, a partir del desarrollo de tera-
pias avanzadas y del impulso de la Medicina Perso-
nalizada de Precision.

12 https://www.consalud.es/autonomias/c-madrid/
diaz-ayuso-anuncia-puesta-marcha-red-terapias-avan-
zadas-hematologia_73454_102.html

* EI Ministerio de Sanidad, con posterioridad a la redaccién de este informe a actualizado el listado de cen- e
tros designados para la aplicacion de este tipo de terapias. Véase anexo | del documento La nueva era de las
terapias avanzadas hacia una estrategia colaborativa para los pacientes..
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3. PERSPECTIVA DE LOS PACIENTES

Ante los resultados en salud que se estan obtenien-
do con las terapias avanzadas los pacientes insisten
en la falta de equidad real en el acceso a las mismas,
como también a los ensayos y pruebas diagndsticas.
Las desigualdades se producen no solo entre nuestro
sistema sanitario y los de otros paises europeos, sino
incluso entre hospitales de una misma Comunidad.

Con ocasién de la celebracion de la IV Cumbre contra
el Cancer (GPAC), en febrero de 2022, se ha podido
evidenciar que el 50% de los medicamentos de te-
rapia avanzada autorizados por la EMA no se incor-
poran a nuestra cartera de servicios y que los que se
incorporan, tardan en hacerlo mas de 400 dias. Por
ello es tarea urgente la de hacer frente a las inequi-
dades, introduciendo mayor transparencia en el fun-
cionamiento de los sistemas sanitarios. La iniciativa
europea de crear un “registro de inequidades” entre
paises y entre regiones, se sitlia en esta linea y debe
aplaudirse.

Preocupa el argumento de la sostenibilidad econé-
mica del sistema sanitario, que algunos utilizan para
intentar justificar barreras a la incorporacién de las
terapias innovadoras a la cartera de servicios del Sis-
tema Nacional de Salud. Tambien se insiste en recla-
mar la agilizacién de tramites en la Comisién Intermi-
nisterial de Precios, para asi poder situarnos cuanto
antes en la media europea.

También habria que unificar protocolos autonémi-
cos y hospitalarios y, en definitiva, cumplir con lo
establecido en los mandatos legales sobre igualdad
efectiva en el acceso a las prestaciones en todas las
CCAA (art 3.2 de la Ley General de Sanidad, art 23
de la Ley de Cohesién y Calidad del SNS 'y 91.5 de |a
Ley de Garantias y Uso Racional de los Medicamen-
tos y Productos Sanitarios).

Seria preciso, ademas, introducir medidas de refuer-
zo en el acceso a la innovacidn en la proyectada Ley
de Equidad, Universalidad y Cohesién, en especial
una mayor participacion de los Pacientes.

4. MARCO REGULATORIO

Las terapias avanzadas fueron reguladas en la Unidn
Europea en 2007 a través de la publicacién del Re-
glamento (EC) Num.1394,/2007, del Parlamento Eu-
ropeo y del Consejo sobre Medicamentos de Terapia
Avanzada.is Este Reglamento entré en vigor en el afio
2009y ese mismo afio se emitid la primera autoriza-
cién de comercializacion de medicamentos de este
tipo en Europa, basado en condrocitos humanos ex-
pandidosia.

La normativa europea tuvo como principales objetivos:

* establecer un procedimiento de autorizacion
de comercializacidn centralizado,

* constituir un Comité de Expertos multidisci-
plinario (Comité de Terapias Avanzadas) en el
seno de la EMA,

« definir los requisitos técnicos de estas tera-
pias, adapténdolos a sus caracteristicas par-
ticulares, y

« fomentar la investigacion a partir de ayudas e
incentivos, en especial a las pequefias y me-
dianas empresas.

La normativa comunitaria introdujo la llamada clau-
sula de “exencidn hospitalaria” mediante la cual,
aquellos medicamentos preparados ocasionalmente
para una prescripcion facultativa individual destina-
da a un solo paciente y empleados en un mismo hos-
pital, quedarian excluidos de su ambito de aplicacién
y serian las autoridades sanitarias de los Estados
miembros las responsables de canalizar su autori-
zacion y definir las pautas para garantizar su traza-
bilidad, seguridad, calidad y farmacovigilancia. En
ningun caso esta férmula puede sustituir o utilizarse
como alternativa del ensayo clinico.

13. Reglamento (CE) N21394/2007 del Parlamento
Europeo y del Consejo de 13 de noviembre de 2007
sobre medicamentos de terapia avanzada. (capitulo 1,
articulo 2). Disponible en: https://www.boe.es/buscar/
doc.php?id=DOUE-L-2007-82262

14. https://www.ema.europa.eu/documents/pro-
duct-information/chondrocelect-epar-product-infor-
mation_es.pdf
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El Reglamento vino acompanado de la publicacién
(2017 y 2019) de directrices sobre fabricacion de
este tipo de medicamentos (GMP)1s, y de buenas
practicas clinicas (GCP) para la realizacién de ensa-
yos clinicos.

A ello hay que afiadir el Plan de Terapias Avanzadas
disefiado por la EMA vy la Direccién General de Sa-
nidad y Seguridad de los Alimentos, que contiene 19
medidas que engloban todas las areas que respecto
de estos medicamentos se entiende que son “claves”.

Ademas, se han puesto en marcha algunas platafor-
mas en red, como es el caso de la ECRIN (European
Clinical Research Infraestructure Network), Iniciativa
europea para la realizacion de ensayos clinicos aca-
démicos en cualquier ambitoss. De ella forma parte el
Instituto de Salud Carlos IIl.

Junto a esta plataforma, también hay que destacar
el importante apoyo que ofrece EATRIS (European
Infraestructure for Translational Medicine)w, con-
sorcio sin animo de lucro dirigido a facilitar el esta-
blecimiento y funcionamiento de infraestructuras
de investigacion a nivel europeo, del que también es
miembro el Instituto de Salud Carlos III.

A este marco regulatorio europeo basico se une en
Espafia una normativa estatal compleja y fracciona-
da, integrada por 4 Leyes, 7 Reglamentos y 3 Orde-
nes Ministeriales, a saber:

*  Ley 41/2002, de autonomia del paciente.

* Ley 29/2006, de Garantias y Uso Racional
de los Medicamentos y Productos sanitarios
(RDLeg 1/2015, por el que se aprueba su tex-
to Refundido).

*  Ley14/2007, de investigacién biomédica.

*  Ley 10/2013, por la que se incorporan al
ordenamiento juridico espafiol las Directi-
vas 2010/84/UE del Parlamento Europeo
y del Consejo, de 15 de diciembre de 2010,

15. https://www.boe.es/doue/2017/238/L00044-
00050.pdf

16. https://ecrin.org/
17. https://eatris.eu/

sobre farmacovigilancia, y 2011/62/UE del
Parlamento Europeo y del Consejo, de 8 de
junio de 2011, sobre prevencién de la entrada
de medicamentos falsificados en la cade-

na de suministro legal, y se modifica la Ley
29/2006, de 26 de julio, de garantias y uso
racional de los medicamentos y productos
sanitarios.

RDLey 9/2014, por el que se establecen las
normas de calidad y seguridad para la dona-
cién, la obtencién, la evaluacidn, el procesa-
miento, la preservacion, el almacenamiento
y la distribucién de células y tejidos humanos
y se aprueban las normas de coordinacién y
funcionamiento para su uso en humanos.

RD 294/1995, por el que se regula la Real
Farmacopea Espafiola, el formulario nacional
y los érganos consultivos del Ministerio de
Sanidad y Consumo en esta materia.

RD 223/2004 por el que se regulan los ensa-
yos clinicos con medicamentos.

Real Decreto 1030/2006, por el que se es-
tablece la cartera de servicios comunes del
Sistema Nacional de Salud y el procedimiento
para su actualizacién.

Real Decreto 1345/2007, de 11 de octubre,
por el que se regula el procedimiento de au-
torizacién, Registro y condiciones de dispen-
sacion de los medicamentos de uso humano
fabricados industrialmente.

RD 1015/20009, por el que se regula la dis-
ponibilidad de medicamentos en situaciones
especiales.

RD 624,/2010, por el que se regulan los la-
boratorios farmacéuticos, los fabricantes de
principios activos de uso farmacéutico y el
comercio exterior de medicamentos y medi-
camentos en investigacion.

RD 577/2013, por el que se regula la farma-
covigilancia de medicamentos de uso huma-
no.


https://www.boe.es/doue/2017/238/L00044-00050.pdf
https://www.boe.es/doue/2017/238/L00044-00050.pdf
https://ecrin.org/
https://eatris.eu/
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= RD 782/2013, sobre distribucion de medica-
mentos de uso humano.

*  RD 477/2014, por el que se regula la autori-
zacion de medicamentos de terapia avanzada
de fabricacién no industrial.

* Orden SCO 362/2008, por la que se modifi-
cala Orden SCO/256/2007, de 5 de febre-
ro, por la que se establecen los principios y
las directrices detalladas de buena practica
clinica y los requisitos para autorizar la fabri-
cacién o importaciéon de medicamentos en
investigacién de uso humano.

*  Orden SAS/1144/2010, de 3 de mayo, por la
que se modifica el anexo | del Real Decreto
1345/2007.

* Orden SSI/23/2015, de 15 de enero, por la
gue se aprueba la quinta edicién de la Real
Farmacopea Espafiola y la segunda edicién
del Formulario Nacional.

Ademas, a estas disposiciones habria que sumar la
normativa especifica en materia de ensayos clinicos,
asi como la relativa a trasplantes y donacién de 6r-
ganos, en particular la Ley 30/1979. A todos ello hay
que agregar todo un elenco de Guias, Notas Informa-
tivas, Protocolos o Declaraciones -nacionales, comu-
nitarias e incluso internacionales-.

5. COLABORACION PUBLICO-PRIVADA

Se ha de reconocer que hasta ahora pocos sectores
como el farmacéutico y el biotecnolégico conocen
mas y mejor el valor y la incidencia de la colabora-
cién entre el sector publico y el privado para alcan-
zar resultados de éxito. De hecho, el 44% de la in-
version en [+D de las compafiias farmacéuticas se
destina a proyectos de investigacion con hospitales,
universidades y centros de investigacién (en tan solo
5 afios han aumentado los ensayos clinicos en mas
del 60%). Segun indica la Gltima Encuesta sobre Ac-
tividades de [+D de Farmaindustriass, la inversion en
investigaciéon y desarrollo de medicamentos de las
compafiias farmacéuticas en Espafia superd en 2019
los 1.200 millones de euros, de los que mas de 700
se destinaron a la investigacion clinica.

El escenario de la colaboracién publico-privada es,
pues, el propicio no solo para el desarrollo de las te-
rapias avanzadas, sino también para la aprobacién
de nuevas politicas sanitarias, incluso en el corto pla-
zo, habida cuenta las expectativas despertadas con
ocasion de los trabajos de la Comisién de Recons-
truccion del Congresor, del propio Plan de Choque
para la Ciencia y la Innovacién, que ha calificado a los
avances en el campo de la salud como “primer eje”
(Eje 1) y del Pacto por la Ciencia del Gobierno de Espafia,
que ya prevé inversiones en I+D del 2% del PIB en
2024 y del 3% en 2030.

Unido a lo anterior, el Ministerio de Ciencia e Innova-
cién ha manifestado que se destinaran mas de 480
millones de euros del “Plan de Recuperacion, Trans-
formacién y Resiliencia” a incrementar las capacida-
des de investigacién del Sistema Nacional de Salud,
a desarrollar la Estrategia de Medicina Personalizada
de Precisién y a estimular iniciativas publico-priva-
das para el abordaje de terapias avanzadas.

Pero al reto de ampliar la cooperacion, se unen las
grandes expectativas generadas en torno a los fon-
dos europeos (NextGenEU). Porque para garantizar
su continuidad y su flujo de liquidez, al tiempo que,

18. https://www.farmaindustria.es/web/wp-content/
uploads/sites/2/2021/12/NdP-Encuesta-anual-de-
ID-diciembre-2021.pdf

19. https://www.congreso.es/docu/comisiones/re-
construccion/153_1_Dictamen.pdf
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para consolidar sus resultados, se requiere de la co-
laboracién publico-privada. Por ello, el PERTE para la
Salud de Vanguardia, alineado con lo establecido en el
Componente 18 del “Plan de Recuperacién, Transfor-
macién y Resiliencia”, a través de una potente estra-
tegia construida en base a la colaboracién del sector
publico y la industria, ha previsto un paguete de me-
didas de estimulo y apoyo en favor de las terapias
avanzadas. A partir de este modelo se esperan avan-
ces que derivaran en resultados en salud, algo que
ya estd sucediendo en el terreno de las CAR-T y que
seria importante fortalecer como linea de trabajo.

6. ASPECTOS ECONOMICOS

Los medicamentos de terapias avanzadas compor-
tan costes relevantes, cuya determinacion, pese a no
ser facil, resulta necesaria a efectos de financiacidon
publica. Pero las metodologias al uso no permiten
evaluar bien su valor, principalmente debido a la bre-
cha que hay entre la evidencia disponible en el mo-
mento de su lanzamiento y los estandares requeri-
dos habitualmente para la fijacién de precios de los
farmacos convencionales.

Son pocos los estudios que a dia de hoy se han cen-
trado en esta cuestion, y los que hay arrojan resul-
tados heterogéneos, poniendo el acento mas en las
dificultades metodologicas que en las soluciones.
Las dificultades mas frecuentes son:

» fijar el disefio y el tamafio de los ensayos clinicos,
asi como el periodo de seguimiento de estos,

* disponer de datos de progresion de la enfer-
medad a largo plazo,

* definir la eficacia y la efectividad comparada,
= contar con datos sobre calidad de vida,

* extrapolar los datos sobre costes, dada su va-
riabilidad en funcidn del pais, regidn y hospital,

* computar diversidad de factores de gasto,
* superar la escasez de datos clinicos a largo

plazo para incluir en los analisis econédmicos
de coste-efectividad y coste-utilidad.

Cabe también sefalar que, en general, las evalua-
ciones econdmicas de las terapias avanzadas se han
realizado desde la perspectiva del pagador, es decir,
considerando solo los costes directos para el sistema
sanitario y no los costes de tipo social y sociosanita-
rio para pacientes y familiares.

De otra parte, lo cierto es que los costes asociados a
estas terapias se adelantan al inicio de tratamiento,
mientras que los mayores beneficios se logran a me-
dio y largo plazo. Para mitigar este impacto ya se han
planteado diversos modelos y recomendaciones (i.e.,
las de la Alianza para la Medicina Regenerativa), que
ponen el foco en el pago por resultados, el reembolso
condicional y los pagos aplazados o fraccionados.

ACUERDOS DE PAGO POR RESULTADOS: En
general vinculan los pagos de los farmacos con los
resultados clinicos reales, en una poblacién objetivo
predefinido. Permiten compartir riesgos entre am-
bas partes del acuerdo y reducen la incertidumbre
asociada a su efectividad y seguridad. Su principal
obstaculo es su implementacidn practica (carga bu-
rocratica-administrativa, necesidad de registro de
datos, coste de puesta en marcha, falta de voluntad,
etc.). ya se conocen experiencias de este tipo en Ita-
lia y en Espafa para el reembolso de los dos CAR-T
industriales aprobados hasta la fecha.

ACUERDOS DE REEMBOLSO CONDICIONAL: En
este caso, el reembolso se vincula a la recopilacién
de evidencia, una vez aprobada la comercializacion,
lo que permite promover la renegociacion de precios
si el producto no cumple con las expectativas clini-
cas reales. Ayuda, ademas, (i) a facilitar el consenso
entre el acceso temprano a farmacos innovadores;
(ii) a superar incertidumbres sobre la eficacia, la
seguridad y/o los costes para los pagadores; vy (iii)
a recopilar evidencia de resultados disponibles en el
momento del lanzamiento. Este sistema ya esta en
uso en paises como UK -terapias génicas- a través
del Cancer Drugs Fund o Escocia -medicamentos ultra
huérfanos.. Pero en Espafia, estos modelos de pago
condicionado no pueden ser implementados con la
actual legislacion.

ACUERDOS DE PAGO APLAZADO O FRACCIO-
NADO: Bajo esta modalidad, los pagos se reparten
en un periodo de tiempo predeterminado (pago
mensual, anual, etc.), lo que permite a los pagado-
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res distribuir los altos costes iniciales de una terapia
innovadora en un periodo prolongado de tiempo, al
tiempo que constatar -incluso por los pacientes- los
beneficios generados.

La implementacién de este tipo de acuerdos requiere
de no pocos esfuerzos en cuanto a procedimientos,
fondos especificos y recopilacién de datos, ademas
de promover la aprobacién de normas al efecto.

En el caso de Espana, se contempla el uso del nuevo
Sistema de Informacién VALTERMED para determi-
nar el valor terapéutico en la practica clinica real de
algunas terapias génicas con alto impacto sanitario y
econdémico. Todo ello con el objetivo de instrumentar
esquemas innovadores de precios basados en resul-

tados. Junto a la informacién derivada de los distin-
tos roles que asocia (facultativo, farmacéutico-hos-
pitalario, de la CCAA vy el Ministerio), VALTERMED
permite introducir en una segunda fase informacién
sobre la calidad de vida de los pacientes.

Con VALTERMED, ademas, las variables registradas
las establecen en protocolos farmaco-clinicos de
manera colaborativa y multidisciplinar, los grupos de
expertos de las comisiones institucionales del SNS.

En definitiva, la adecuada evaluacién econdmica de
los medicamentos de terapia avanzada puede con-
tribuir a un cambio disruptivo en el abordaje tera-
péutico y, en consecuencia, hacer posibles mejores
resultados en salud.

COMUNIDAD

FACULTATIVO/A

HOSPITALARIO/A

AUTONOMA

MINISTERIO

Dar de alta a los pacien-
tes, registrar las variables
y consultar y explotar los
registros de los pacientes
pertenecientes a su hospi-
tal en los protocolos asig-
nados

Lo mismo que el facultati-
vo/a, pero ademas podra
consultar y explotar todos
los registros de los pacien-
tes pertenecientes a su
hospital de todos los pro-
tocolos que estén dados
de alta en el centro.

Podran consultar y explo-
tar los registros, siempre
anonimizados, de los pa-
cientes pertenecientes a
los hospitales de su CCAA
y a aquellos que pertenez-
can a estos centros y ha-
yan sido derivados a otra
CCAA diferente.

Ademés de poder consul-
tar y explotar los registros
de los centros del SNS, po-
dran gestionar los usuarios
y parametrizar el mddulo
de medicamentos y de
protocolos.

Fuente: Ministerio de Sanidad, Consumo y Bienestar Social (2019).



CONCLUSIONES

1.

La utilizacion de los genes, las células y los
tejidos como nuevo recurso terapéutico
ha dado lugar al nacimiento de las terapias
avanzadas, medicamentos de uso humano
no convencionales, necesitados de un marco
regulatorio menos complejo y fraccionado.

El uso de estas terapias debe responder a los
principios de seguridad, calidad, equidad vy efi-
cacia dentro de un sistema sanitario sostenible.

Las terapias avanzadas tienen un alto poten-
cial terapéutico, no solo en el caso del cancer
sino en el de un elenco cada vez mas amplio
de enfermedades, como la diabetes, las en-
fermedades raras o poco frecuentes, o las
patologias de tipo neurolégico, cardiovascu-
lar, oftalmoldgico, etc.

Dentro del escenario de las terapias avan-
zadas destacan las CAR-T, sobre las que se
basan los dos primeros tratamientos finan-
ciados en Espafia.

Se encuentran en marcha en el mundo mas
de 1100 ensayos clinicos sobre estas tera-
pias, siendo notoria la reducida participacion
europea (23,6%).

Estados Unidos y China lideran este campo,
tanto en lo que a investigacion se refiere como
a autorizaciones de producto, abriendo una
importante brecha con el mercado europeo.

En los ultimos afios se han definido nuevos
y ambiciosos compromisos y nuevas politi-
cas publicas basadas en distintas Estrategias
y Planes, a la luz de las directrices de la UE
y que abocan hacia la implantaciéon de una
Medicina innovadora, cada vez mas precisa y
personalizada, apoyada en gran medida en el
desarrollo de terapias avanzadas.
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8.

10.

11.

12.

Para el acceso equitativo de los pacientes y
para una financiacién sostenible de las te-
rapias avanzadas a cargo de los sistemas
sanitarios es fundamental la evaluacién eco-
némica de sus costes, pero, a dia de hoy, se
constata escasez de estudios y alta hetero-
geneidad en cuanto a metodologia y a esque-
mas de pago.

Es notoria la insuficiencia de datos sobre los
efectos de los medicamentos de terapias
avanzadas, que se extienden durante un lar-
go plazo con los consiguientes ahorros para
el Sistema Nacional de Salud. Otro tanto
cabe decir sobre la cuantificacién de los be-
neficios que aportan en calidad de vida para
los pacientes y para sus familias, asi como su
impacto en términos de productividad vy la-
borales.

A la hora de fijar un precio justo también sera
necesario valorar el esfuerzo inversor e in-
novador de las Compaiiias y la asuncién de
riesgos.

Debe velarse por el perfil y la formacion de
quienes participen en las distintas actuacio-
nes de evaluacién de los medicamentos de
terapias avanzadas.

El “Plan para el abordaje de terapias avanza-
das en el SNS: Medicamentos CAR-T" marca
un hito importante, pero requiere una evalua-
cién de sus fortalezas y debilidades y, sobre
todo, contemplar nuevas patologias a las que
extender aquellas, revisar el modelo de finan-
ciacion, impulsar el desarrollo efectivo de la
colaboracién publico/privada y la posible uti-
lizacion de los fondos europeos.
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13.

14.

15.

16.

17.

18.

Este Plan deberia tener una cobertura nor-
mativa especifica, dada la singularidad de es-
tos medicamentos, siguiendo asi el ejemplo
de otros paises de nuestro entorno.

Existen importantes diferencias entre Comu-
nidades Auténomas en el campo de las tera-
pias avanzadas, aunque hay algunas iniciati-
vas con resultados positivos.

En lo que se refiere a la implantacion de las
terapias en todas las regiones, en la actuali-
dad todos los ciudadanos pueden tener, en
principio, acceso a través de los conciertos y
los centros de referencia.

A la luz de la experiencia, resultaria conve-
niente revisar los criterios para la seleccion
de centros autorizados, su distribucion te-
rritorial, asi como su organizacién, gestién y
financiacion.

El Consejo Interterritorial del Sistema Na-
cional de Salud habria de velar por que la
implantacidon de estas terapias en todas las
Comunidades Auténomas sea equitativa y
real y escuchar las voces de pacientes, profe-
sionales sanitarios e investigadores.

Auln se han de mejorar tanto la coordina-
cién multidisciplinar entre los profesionales
como la formacién especifica, por lo que son
muy valiosas las iniciativas que surgen de las
Sociedades Cientificas y de algunas Univer-
sidades para cubrir estas carencias con los
médicos residentes y los alumnos de las Fa-
cultades de Medicina.

19. Se debe impulsar la colaboracién publico-pri-

vada en las politicas e instrumentos que in-
tentan impulsar las terapias avanzadas en
Espafia, aprovechando para ello los fondos
europeos dispuestos para la recuperacion
post-Covid, en linea con la Estrategia Farma-
céutica Europea, los acuerdos de la Comision
de Reconstruccion Social y Econémica del
Congreso de los Diputados y el Pacto por la
Ciencia. Otro tanto habria que decir del Plan
de Recuperacién, Transformacién y Resilien-
ciay del PERTE para la Salud de Vanguardia.

20.No deberia entorpecerse la inclusién de las

21.

terapias avanzadas autorizadas por la EMA
en la prestacién farmacéutica. Para garanti-
zar el acceso a las mismas en condiciones de
igualdad es preciso incorporarlas a la Cartera
Comun de Servicios del Sistema Nacional de
Salud.

La participacién de Espafia en las distintas
iniciativas, redes, consorcios o plataformas
transnacionales debe valorarse de modo po-
sitivo e impulsarse con vigor, ya que en ellas
se genera informacidn, se facilita el intercam-
bio de datos y se acelera la transferencia de
conocimiento desde el dmbito investigador
al clinico, llegando sus resultados con mayor
celeridad a los pacientes y reduciendo sus
costes.

22.El actual marco regulatorio espafiol de las

terapias avanzadas, un tanto complejo vy
fragmentado, ralentiza la traslacion de las
mismas desde la fase investigadora a la del
tratamiento clinico. Al mismo tiempo separa
a Espafa de los avances que en este contexto
se vienen confirmando en el entorno interna-
cional.




23.En todo caso, a efectos regulatorios y cola-

borativos entre sector publico y privado, es
necesario mostrar una opinion favorable en
la medida en la que la colaboracién favo-
rezca el acceso equitativo a estas terapias,
pero siempre distinguiendo dos planos: el
de la investigacién, que tiene un valor es-
tratégico de primer orden, y el clinico en el
que, de conformidad con el Reglamento eu-
ropeo (CE)1394/2007, se ha de diferenciar
el espacio propio de la produccién industrial
(reservado a las empresas y siempre con la
autorizacién centralizada de la EMA) y el de
la fabricacién in house, cuya autorizacion co-
rresponde a la AEMPS.

PROPUESTAS

1.

Impulsar el desarrollo integral de la “Estrategia de
Medicina Personalizada de Precisién”, en la que se
inscribe el “Plan de Abordaje de Terapias Avanza-
das”, en el marco del Pacto por la Ciencia y de la In-
novacion, con un plan de inversiones a medio plazo.

Evaluar y revisar y reforzar el “Plan de Abordaje de
Terapias Avanzadas” en funcidn de la experiencia
acumulada durante los tres afios de aplicacién, des-
de las perspectivas de la investigacion, la gestidn
del circuito asistencial, la digitalizacién, el acceso
equitativo, la humanizacién y apoyo sociosanitario
a los pacientes, la evaluacién integral de los costes,
la financiacion y el reembolso, asi como la forma-
ciény la informacidn de los profesionales sanitarios
y los pacientes.

Incluir en el Plan, entre otras medidas especificas,
(i) la disponibilidad de biomarcadores; (ii) el esta-
blecimiento de mecanismos y procedimientos agi-
les para la incorporacion de las terapias avanzadas
en la cartera de servicios, en particular las terapias
dirigidas, las técnicas de ARN mensajero y otras si-
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24.Para la fabricacion “in house” de medica-

5.

mentos de terapia avanzada, conforme a la
normativa comunitaria, se requiere la autori-
zacion de la AEMPS, que se producira caso a
caso y atendiendo a circunstancias especifi-
cas (cldusula de “exencién hospitalaria”).

milares; (iii) el impulso, la simplificacién y una mé-
trica segura en la tramitacion para la seleccién de
pacientes, para la aféresis y la infusion de células y
para la designacion de centros autorizados; (iv) la
mejora de la gestion y explotacidn de los datos; (v)
la habilitaciéon de autorizaciones y financiaciones
condicionadas “express” para nuevas indicaciones
en situaciones de urgencia vital; ademas de otras
medidas sobre trabajo en equipo, disponibilidad y
formacién de recursos humanos y de apoyo a los
pacientes y a sus familias y Asociaciones; VI) eva-
luacién econdmica de las medidas que se establez-
can, valorando su coste - utilidad y coste - benefi-
cio. Estudios del SROI (Social Return of Investment)
y de tipo MCDA (Multicriteria Decision Analysis).

Actualizar el “Plan de Abordaje de Terapias Avan-
zadas" con transparencia y con la participacion de
todas las partes interesadas, en base a criterios y
objetivos consensuados.

Fomentar el mayor consenso institucional y politico
para el desarrollo de las terapias avanzadas, con-
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10.

tando con la participacién y aportaciones de Socie-
dades Cientificas y Asociaciones de Pacientes. Para
ello seria necesario revitalizar el Comité Institucio-
nal del Plan de Abordaje y hacer realidad la incorpo-
racion de ambas al Comité Consultivo del Consejo
Interterritorial del SNS, en linea con lo previsto en
la futura Ley de Equidad, Universalidad y Cohesion.

Analizar la actual distribucién territorial de los cen-
tros designados, de modo que se favorezca la equi-
dad en el acceso a estos tratamientos, pero sin que
ello suponga una dispersién de dichos centros; de
otro modo se podria perjudicar la necesaria acumu-
lacion de experiencia o generar pérdidas de espe-
cializaciéon. Desde esta perspectiva es importante
tener en cuenta la incorporacién de nuevas terapias
avanzadas a la Cartera de Servicios segun se vayan
produciendo.

Fortalecer con fondos europeos NextGenerationUE
y con incentivos econdmicos vy fiscales la posicién
de Espafia a la hora de dar acogida a los ensayos en
terapias avanzadas, mejorando la actual situacién
laboral y expectativas profesionales de los investi-
gadores siendo el establecimiento de estas partidas
finalistas.

Estimular los acuerdos de investigacion en terapias
avanzadas que faciliten la colaboracién de centros
e Instituciones universitarias, asi como la colabora-
cién publico-privada, clave en el desarrollo de es-
tas terapias y con ventajas acreditadas para ambos
sectores, en linea con los acuerdos de la Comisidn
de Reconstruccion Social y Econémica del Congre-
so de los Diputados y de lo previsto en el PERTE
para la Salud de Vanguardia.

Orientar y priorizar la investigacion y los ensayos
hacia nuevas patologias, nuevos medicamentos,
nuevas indicaciones y para testar los resultados
obtenidos.

Completar los resultados de los ensayos con los da-
tos de la préactica clinica, dado el limitado volumen
poblacional de aquellos.

11.

12

13.

14

15.

16

17.

Realizar ensayos en fases mas avanzadas, ya que
ello encierra ventajas para la posterior toma de de-
cisiones.

Agilizar el vigente sistema de registro de datos en
el dmbito de los ensayos, mejorando su conexién
con bancos de datos y redes europeas e internacio-
nales.

Coordinar los planes de investigacion de las Comu-
nidades Auténomas en terapias avanzadas dentro
de un marco estratégico plurianual, aprobado por
el Consejo Interterritorial y dotado de un programa
econdmico-presupuestario plurianual.

Garantizar un especial cuidado hacia lo publicado
en revistas de alta difusién sobre los resultados rea-
les de los ensayos, porque no hacerlo podria conlle-
var informaciones generadoras de confusién entre
profesionales y pacientes.

Facilitar |a traslacion de la fase investigadora basica y
preclinica a la del tratamiento clinico mediante la incor-
poracién de estas terapias innovadoras de fabricacion
industrial a la Cartera Comun de Servicios del SNS.

Revisar protocolos y guias terapéuticas, poniendo
el foco en los agentes a participar en los mismo,
la seleccién de candidatos, el procedimiento de
derivaciones, los informes a cumplimentar, la re-
duccidn de tramites y de plazos e indicadores para
el seguimiento, los resultados de los tratamientos
y los efectos adversos, acordando en el Consejo
Interterritorial del SNS criterios comunes basicos
sobre dichos protocolos y guias. Esto deberia estar
unificado para todo el SNS.

Promover acuerdos en el Consejo Interterritorial del
SNS sobre criterios y pautas comunes para evaluar
costes y sobre esquemas de reembolso, de modo
que se facilite el equilibrio entre un acceso abierto a
lainnovaciény la necesaria sostenibilidad econémi-
co-presupuestaria del sistema sanitario.




18.

19.

20.

21.

22.

23.

Mejorar la evaluacién de los ensayos mediante la
potenciacién de la simensidon econémica.

Mitigar el impacto econédmico y familiar en caso de
derivacion de pacientes a centros designados de
otras Comunidades Auténomas, mediante ayudas
publicas sociosanitarias (alojamiento, entre otras),
ofreciendo informacién sobre ello a los interesados.

Impulsar la realizacion de estudios sobre metodo-
logias para la evaluacién econdémica de los trata-
mientos con medicamentos de terapia avanzada
(coste-efectividad, coste-eficacia, coste-utilidad,
coste-beneficio), sobre fijacidon de precios (por
ejemplo, ventajas de modelos tipo alemén de finan-
ciacion cuasi automatica y precio ajustable perié-
dicamente en funcién de reevaluaciones) y sobre
esquemas flexibles de reembolso (pago por resul-
tados, reembolso condicionado, pago aplazado,
pago fraccionado, etc.).

Incluir en la evaluacién econémica no sélo los cos-
tes directos (lo que a veces no sera facil por la li-
mitacién de datos disponibles), sino también otros
costes y factores, tales como el esfuerzo inversor
en investigacion de las empresas, la utilizacién de
recursos y estructuras hospitalarias publicos, la dis-
minucién de los procesos y la mejora de los resulta-
dos, el valor de la innovacién, la edad del paciente,
la esperanza de vida, la calidad de vida, las ganan-
cias intertemporales de salud, las posibilidades de
reincorporacion a la vida activa, el pago a cuidado-
res y otras variables de caracter sociosanitario.

Tener presente que el objetivo de recortar plazos es
estratégico, porque las demoras tienen negativas
consecuencias en términos de listas de esperay en
resultados en salud.

Fortalecer la formacién de los clinicos en terapias
avanzadas en los estudios de grado (en especial, en
las Facultades de Medicina), asi como en formacion
especializada y continuada.

LA NUEVA ERA DE LAS TERAPIAS AVANZADAS
HACIA UNA ESTRATEGIA COLABORATIVA PARA LOS PACIENTES

24,

25.

26.

27,

28.

29.

30.

Impulsar la formacién en humanizacién de los cui-
dados y en gestidn e inteligencia emocional. Rea-
lizar campanas de concienciacion de estas patolo-
gias a tratar a nivel profesional y social.

Mejorar los sistemas de informacion y formacion
para los pacientes y sus familias, apoyando las ac-
tividades de sus Asociaciones y de las Escuelas de
Salud de las Comunidades Auténomas.

Velar por el perfil profesional y la cualificacién de
los profesionales que participen en érganos y pro-
cesos de evaluacion.

Reducir el decalaje en la informacién para evitar
que se produzcan retrasos en las evaluaciones y
en el acceso a estas terapias.

Mejorar el actual modelo de financiacién, en par-
ticular la transparencia, la gestion administrativa y
la dotacion del Fondo de Cohesién.

Garantizar que se aplican de modo estricto y
transparente los requisitos establecidos por el
Reglamento (CE) 1394/2007, de 13 de noviem-
bre, sobre fabricacion industrial y fabricacion in
house (o académica) de medicamentos de tera-
pia avanzada.

Introducir cambios en la Ley de Garantias y Uso
Racional de los Medicamentos y Productos Sa-
nitarios, dentro de las modificaciones legislativas
previstas en el componente 18 del Plan de Recu-
peracion, Transformacion y Resiliencia (PRTR),
para clarificar el régimen juridico de financiacién,
precios y reembolso en su aplicacién a los medi-
camentos de terapia avanzada y para garantizar
mayor agilidad administrativa, calidad, equidad,
certidumbre y seguridad en la prescripcidn, el ac-
ceso y la gestién en las distintas fases del circuito
asistencial de las terapias avanzadas.




LA NUEVA ERA DE LAS TERAPIAS AVANZADAS
HACIA UNA ESTRATEGIA COLABORATIVA PARA LOS PACIENTES

ANEXO |. cENTROS DESIGNADOS PARA EL USO DE TERAPIAS CAR-T

. Linfoma B de células grandes . Leucemia linfobléstica aguda Mieloma mdltiple Linfoma de células de manto

CENTROS DESIGNADOS INICIALMENTE PACIENTES  PACIENTES

Comunidad Centro hospitalario ADULTOS PEDIATRICOS
Castillay Ledn Complejo Asistencial de Salamanca [ N |
Comunitat Valenciana Hospital Clinico Universitario de Valencia [ N |

Hospital Universitario i Politécnic La Fe [ N ]
Catalufia Hospital Clinic de Barcelona ae

Hospital de la Santa Creu i Sant Pau en Catalufia e

Hospital Vall d'Hebrén ae [ ]

ICO Hospital Duran i Reynals [ N |

ICO Hospital Germans Trias i Pujol [ N |

Hospital Sant Joan de Deu [ ]
Comunidad de Madrid Hospital Universitario Gregorio Marafidn [ N ]

Hospital del Nifio Jesus [ ]

Hospital Universitario La Paz [ N | [ ]
Andalucia Hospital Universitario Virgen del Rocio de Sevilla [ N | [ ]
Canarias Hospital Universitario de Gran Canaria Doctor Negrin®™* 8 @

CENTROS DESIGNADOS EN 2022 PACIENTES  PACIENTES

Comunidad Centro hospitalario ADULTOS PEDIATRICOS
Pais Vasco Hospital Universitario Donostia* ae
Galicia Complexo Hospitalario Universitario de A Corufia* [ N |
Complexo Hospitalario Univ. de Santiago de Compostela [ |
Andalucia Hospital Universitario Reina Sofia [ N | [ |
Hospital Regional Universitario de Méalaga ae [ |
Asturias Complejo Hospitalario Universitario Central de Asturias** @@ @
Cantabria Hospital Universitario Marqués de Valdecilla [ N ]
Region de Murcia Hospital Clinico Universitario Virgen de la Arrixaca [ N ] [ ]
Hospital Clinico Universitario Morales Meseguer ae
llles Balears Hospital Universitari Son Espases [ N | ) [ ]
Comunidad de Madrid Hospital Puerta del Hierro de Majadahonda [ N |
Hospital Universitario Ramén y Cajal [ N ]
Hospital 12 de Octubre [ N ]
Hospital Universitario La Princesa [ N |
* Centros adicionales ** Centro con caracter excepcional

Fuente: elaboracion propia a partir de datos del Ministerio de Sanidad: https://www.sanidad.gob.es/profesionales/farmacia/Terapias_Avanzadas_2.htm
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