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1. INTRODUCCION

En los Gltimos anos estamos asistiendo a grandes
avances en el desarrollo de farmacos, consecuencia
de los avances en el conocimiento cientificoy con
especial énfasis de la biologia celular y molecular, asi
como de lainmunologia. El progreso y aplicacion de
la biotecnologia al desarrollo de agentes terapéuti-
cos ha contribuido a la expansion de las posibilidades
de control y curacion de enfermedades con elevada
morbilidad, coste sociosanitario y mortalidad. La
innovacion farmacéutica ha sido clave en la mejora de
la calidad y de la esperanza de vida alcanzada en las
dltimas décadas.

Dentro de estos avances, destacan las terapias avan-
zadas, que constituyen un grupo de medicamentos de
uso humano basados en la terapia celular, la terapia
génica, laingenieria de tejidos, o una combinacion de
estas. Estas estrategias terapéuticas estan revolucio-
nando el concepto clasico de medicamento y el trata-
miento de muchas enfermedades graves y mortales,
entre las que se encuentran muchas patologias que
actualmente carecen de tratamientos eficaces.

Estamos, pues, ante un nuevo paradigma sanitario,
que acabara proyectandose sobre el conjunto de la
organizacion, gestion y financiacion de los sistemas
sanitarios y que conllevara también no pocos cambios
en el contenido y ejercicio de las distintas profesiones
sanitarias, asi como en la posicion y derechos de los
pacientes.

Investigacion, formacion, colaboracion pablico/priva-
da o reformas organizativas y legales van a constituir-
se en complejos items de una agenda que va a requerir
dedicaciony esfuerzo continuado, a medioy largo
plazo, por parte de todos los agentes implicados, tanto
plblicos como privados.

Dentro del escenario de innovacion disruptiva, que
implican las Terapias Avanzadas, destacan las cé-
lulas CAR-T, en las que medicamento, tecnologiay
servicios sanitarios han de concebirse como un todo
integrado y arménico. En su utilizacién habra que tener
muy presente determinados factores: el humano, el
econdmico, el temporal o la gestion de los tiempos y el
de seguridad.

Dado el incremento de ensayos clinicos que estamos
observando en este ambito, se debe gestionar con
prudencia la comunicacion de sus resultados, para no
dar lugar a confusion entre los profesionales sanitarios
ni falsas expectativas entre los pacientes. En todo
caso, hay que resaltar el hecho de que los ensayos no
son medicamentos autorizados por la Agencia Euro-
pea del Medicamento (EMA).

Se hainiciado una nueva Legislatura en Espanay con
ella habra que actualizar el Plan de Abordaje al que se
ha hecho referencia, de modo que su contenido pudiera
complementarse y desarrollarse para despejar incogni-
tasy favorecer el progreso de estas nuevas terapias.
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2. TERAPIAS AVANZADAS

Con el nombre de terapias avanzadas se hace referen-
ciaaun grupo de medicamentos de uso humano basa-
dos en la terapia celular, la terapia génica o laingenie-
ria de tejidos. Estas estrategias terapéuticas estan
revolucionando el concepto clasico de medicamento
y el tratamiento de muchas enfermedades graves 'y
mortales, entre las que se encuentran, ademas del
cancer, otras muchas patologias.

2.1. Tipos: terapia celular, terapia génica
e ingenieria tisular

La EMA, através de su Comité de Terapias Avanzadas
(CAT), clasifica los medicamentos de terapia avanzada
en cuatro categorias.

Se consideran “medicamentos de terapia avanzada”
cualquiera de los siguientes medicamentos para uso
humano: medicamentos de terapia génica, medica-
mentos de terapia celular somatica, productos de
ingenieria tisular, asi como los medicamentos combi-
nados de terapia avanzada.

De todas las terapias avanzadas, la terapia celular se
perfila como una de las disciplinas mas prometedoras
en el campo de lainvestigacion biomédica. Las enfer-
medades a las que puede dirigirse la terapia celular
son muy variadas: desde disfunciones hormonales
como la diabetes; enfermedades neurodegenerativas
como el Parkinson o el Alzheimer; lesiones cardio-
vasculares como el infarto de miocardio; asi como
lesiones en la cornea, el misculo esquelético, la piel,
las articulaciones y los huesos, por citar algunas.

Este tipo de terapia es muy versatil, pero también muy
compleja, dadas las diferentes fuentes de obtencidon
de las células, la utilizacion de diferentes soportes o
matrices, las modificaciones que pueden realizarse en
el laboratorio, las caracteristicas de almacenamiento y
conservacion, su administracion, asi como la patologia
a tratar, entre otras cuestiones.

La posibilidad de modificar genéticamente estas
células (terapia génica) para corregir sus deficien-

cias justifica la sinergia entre ambos tipos de terapia,
génicay celular, asi como la dificil separacion de ambas
estrategias terapéuticas. De hecho, la combinacion de
la terapia celular y la terapia génica ha mostrado re-
cientemente su potencial al ser utilizada con resultados

prometedores en el tratamiento de diversas enferme-
dades. Este es el caso del uso terapéutico de células
modificadas genéticamente, como las células CAR-T.

2.2. Terapias avanzadas para el abordaje
de patologias graves

Inicialmente, la terapia génica se centré en las enferme-
dades raras con defectos monogénicos perjudiciales,
como las inmunodeficiencias primarias, para las cuales
este tratamiento se considerd la Gnica opcién terapéu-
tica. Los avances en el tratamiento de estas patologias
estan relacionados directamente con el conocimiento
de las causasy se esta progresando en el desarrollo de
terapias que incluyen procedimientos de terapia génica,
terapia celular y productos de ingenieria tisular.

El creciente nimero de ensayos clinicos exitosos
impulsé el desarrollo de enfoques de terapia génica
en otras patologias, por ejemplo, en cancer y enfer-
medades cronicas o progresivas como la insuficiencia
cardiaca, en trastornos neurodegenerativos o meta-
bélicos, como la diabetes; aunque en la actualidad, la
mayor parte de los ensayos clinicos en todo el mundo
relacionados con terapia génica se llevan a cabo en
enfermedades oncoldgicas.

En el caso concreto de las enfermedades neurode-
generativas, muchas de ellas, enfermedades raras o
poco frecuentes, se esta investigando en patologias
como la Esclerosis Lateral Amiotrofica (ELA), la Atrofia
Muscular Espinal (AME), la Enfermedad de Parkinson
y la Enfermedad de Alzheimer. A través de trasplantes
de células madre de médula 6sea puede evitarse la
destruccién neuronal del paciente, algo que se habia
intentado con casi un centenar de farmacos sin obte-
ner ningln resultado significativo.

Hasta la fecha, los resultados de los ensayos clinicos
son muy esperanzadoresy los esfuerzos para mejo-
rarlos se centran en tres areas principales: el diseno
de nuevos vectores, el modo de administracion de las
terapias génicas y laidentificacion de nuevas dianas
terapéuticas.

Sin embargo, aunque las estrategias de inmunotera-
pia pueden ser muy efectivas, muchos pacientes con
leucemia o linfomas refractarios y/o remitentes no
responden a estos tratamientos.



Un avance prometedor para superar algunos de estos
problemas lo constituye la introduccion en terapéutica
de las células T con receptor de antigeno quiméri-

co (CAR, por sus siglas eninglés, Chimeric Antigen
Receptor) utilizadas actualmente en el tratamiento de
diferentes tipos de tumores hematologicos.

Se trata de un tipo de inmunoterapia en la que se
emplean las células inmunitarias del propio paciente,
los linfocitos T, modificados genéticamente, para
que expresen un receptor de antigeno quimeérico,
que sea capaz de identificar y destruir las células
cancerosas.
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A modo resumen, las patologias que tienen un origen
claramente genético son abordables mediante la tera-
pia génica, y el resto, como lo son las neurodegenerati-
vas, son abordables por tanto con la terapia celular. Un
ejemplo de ello lo constituye NC1, un medicamento de
fabricacion no industrial autorizado por la AEMPS en
marzo de 2019. Se trata de una suspension de células
mesenquimales troncales autélogas de médula 6sea
indicado en pacientes adultos con secuelas de lesion
medular traumatica cronica, que presenten lesiones
medulares incompletas a nivel dorsal o lumbary cuyo
titular de la autorizacion de uso es el Hospital Universi-
tario Puerta de Hierro de Madrid.

3.LAS CELULAS CAR-T: EN LA VANGUARDIA
DE LAS TERAPIAS AVANZADAS

3.1. Caracteristicas

Los medicamentos CAR-T son, por tanto, tratamien-
tos personalizados en los que se asocian tres tipos de
terapia: terapia celular, terapia génica e inmunoterapia.

El diseno del CAR se lleva a cabo combinando los
componentes de las células T del paciente con otras
estructuras, para facilitar la actuacion sobre los anti-
genos tumorales. De manera simplificada, el CAR es
una proteina de fusiéon cuya estructura se compone
de un dominio extracelular, una bisagra, un dominio
transmembranay un dominio intracelular.

La estructura del CAR haido evolucionando alo largo
de los anos, de tal manera que se han desarrollado
CAR de segunda generacion, que se diferencian fun-
damentalmente en la estructura del dominio intrace-
lular con el fin de potenciar su proliferacién, citotoxici-
dady persistenciain vivoy, de esta forma, mejorar la
eficaciay la seguridad en los entornos inmunoldgicos
particulares.

También se estan llevando a cabo ensayos clinicos
con CAR de terceray cuarta generacion. Estos Gltimos
anaden a los de segunda generacidn genes que, por
ejemplo, permiten la expresion citoquinas que poten-
cian el efecto antitumoral de lacélula T.

3.2. Obtencion

El esquema de obtencidon de estos farmacos es un
proceso complejo en el que se reprograman genética-
mente las células del paciente.

En primer lugar, este tratamiento requiere la extrac-
cion de sangre del paciente. A continuacion, se lleva
acabo lareprogramacion genética ex vivo de los
linfocitos T.

Tras laincubacion, el siguiente paso es la expansion ex
vivo, en cultivo, de las células T modificadas genética-
mente, que se lleva a cabo en biorreactores.

Serealiza un lavado del cultivo celular para eliminar
el vector nointegrado y las particulas residuales

del mismo. Las células lavadas se siembran en un
recipiente con medio de cultivo. El cultivo continta
durante un periodo de varios dias hasta que el ni-
mero de células es suficiente para constituir la dosis
terapéutica.

Antes de la criopreservacion, las células fabricadas se
someten a exhaustivos procesos de control de calidad
en el medio de infusion. Finalmente, se transportan al
centro hospitalario correspondiente para su adminis-
tracion al paciente.
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3.3. Comportamiento

Uno de los beneficios de las células CAR-T con respec-
to a otros tipos de terapia de trasferencia adoptiva de
linfocitos T es que posee la capacidad de reconocer de
manera eficaz a un antigeno expresado en la super-
ficie de lamembrana de las células tumorales, sin
restriccion por las moléculas del sistema de antigenos
leucocitarios humanos (HLA).

Los tumores hematoldgicos, leucemias y linfomas, que
afectan alos linfocitos B tienen en comiin que expre-
san una proteina o antigeno en su superficie llamada
CD19, por lo que el enfoque hacia este antigeno se ha
mostrado como el mas favorable.

Enla actualidad, lainvestigacion sobre medicamentos
a base de células CAR-T dirigidas a CD19 es relati-
vamente extensa, y los dos productos aprobados se
dirigen a CD19 para el tratamiento de tumores hema-
tolégicos, aunque también hay otras dianas interesan-
tes en estudio,como CD20,CD22y CD123.

El comportamiento clinico de los medicamentos CAR-T
depende en gran medida de la estructura del CARYy,
fundamentalmente de la composicidon del dominio
intracelular del mismo, ya que de ello dependera la per-
sistenciain vivo (en el paciente) de las células CAR-T.

3.4. Resultados clinicos

Las experiencias iniciales de utilizacion clinica de
CAR-T se efectuaron a principios de la década pasada.
Los primeros medicamentos se dirigieron, con éxito,
frente al antigeno CD-19 en adultos con linfoma folicu-
lary leucemia linfatica cronica (LLC).

La primera terapia CAR-T aprobada por una agen-
ciareguladora fue tisagenlecleucel-T, por la Food

and Drug Administration (FDA) en agosto 2017 con
laindicacion de pacientes pediatricos y jovenes de
edad igual o inferior a 25 anos con LLA de células de
estirpe linfocitaria B. Esta decision se fundamento en
los resultados de un estudio multicéntrico fase Il, en el
que seincluyeron 75 pacientes. Se obtuvo una tasa de
respuesta completa del 60%, una tasa de respuesta

completa con recuperacion hematologicaincompleta
del 21% y una tasa de respuesta global 81%. Estos
datos impresionantes de respuesta se complementa-
ron por su persistencia en el tiempo con una tasa de
supervivencialibre de recidiva del 80% a los 6 meses.

En octubre de 2017 se aprobd axicabtagén ciloleucel,
otro medicamento CAR-T dirigido también frente a
CD19, para suempleo en linfomas agresivos y refrac-
tarios de estirpe B. Esta decision se basd en los resul-
tados de ensayo clinico multicéntrico fase Il en el que
seincluyeron 101 pacientes con linfomas refractarios
de células B agresivos. Se obtuvo una tasa de respues-
ta completa del 58% y de respuesta global del 83%
mantenida enun 39% alos 27,1 meses.

3.5. Efectos adversos

Los efectos adversos potenciales mas importantes
son: sindrome de liberacion de citoquinas (SLC), toxici-
dad neuroldgica, aplasia de células B e hipogammag-
lobulinemiay el sindrome de lisis tumoral. La toxicidad
es importante en al menos un tercio de los pacientes

y en algunos casos, los efectos adversos detectados
pueden ser de grado 304.

En general, el perfil de toxicidad de estas terapias esta
bien caracterizado y, en la mayoria de los casos, puede
manejarse favorablemente con la aplicacion de las
pautas establecidas.

3.6. Investigacion en terapia CAR-T

Lainvestigacion en la terapia con células CAR-T esta
siendo explosiva en sus aspectos biotecnoldgicos,
farmacologicos y clinicos. Destaca larealizacion de
nuevas innovaciones en los constructos que expresan
favoreciendo su activacion, supervivenciay secrecion
de citoquinas.

Otras areas en desarrollo son las asociaciones de los
CAR-T con otros agentes terapéuticos y la identifica-
cion de biomarcadores de larespuesta clinicay dela
optimizacién del empleo de estos farmacos. Asimis-
mo, mejorar la tolerancia de los CAR-T y controlar la
toxicidad es un aspecto de intensa investigacion.
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4. ORGANIZAC[ON DEL SNS,
FINANCIACION Y ACCESIBILIDAD

4.1. El modelo hospitalario:
organizacion, equipamiento,
recursos humanos, flujo de
pacientes, financiacion, equidad,
cohesion del sistema sanitario. El
modelo CSUR

Los medicamentos CAR-T, por su propia naturalezay
complejidad requieren unas medidas especificas para
garantizar que su utilizacion esté debidamente enmar-
cada enla estructura, organizaciony el funcionamien-
to del Sistema Nacional de Salud. Tales respuestas
habrian de ser organizativas, econdémico-financieras y
regulatorias.

Debido alos importantes recursos econdémicos que
se necesitan para estos tratamientos, los equipa-
mientos tecnolégicos y los recursos humanos, con
un perfil de cualificacion muy elevado, se impone
una estrecha colaboracion y coordinacion entre las
distintas Administraciones Sanitarias y la aplicacion
de modo generalizado del llamado modelo CSUR
(Centros, Servicios y Unidades de Referencia del Sis-
tema Nacional de Salud, regulados por Real Decreto
1302/2006).

En el caso de las células CAR-T el Ministerio de
Sanidad ha establecido 15 criterios para la designa-
cion de los Centros de Referencia en medicamentos
CAR-T con vistas a garantizar los mejores estanda-
res de calidad y seguridad asistencial. Los mencio-
nados criterios han sido revisados en diciembre de
2019.

A dia de hoy existen 14 Centros designados, ubicados
en 5 Comunidades Auténomas (Madrid, Castillay
Ledn, Andalucia, Comunidad Valenciana y Cataluna).
Con caracter de Centro excepcional también hay un
CSUR en Canarias.

Existe una cierta controversia econémica debido a los
que defienden la generalizacion de la fabricacion “in
house” de los medicamentos CAR-T porque pueda ser
menos costosa, a priori, que la industrial.

Los que asi opinan, sostienen que el modelo “in house”
comportaria un gran ahorro para el Sistema Nacio-

nal de Salud, ya que, segln ellos, el coste se situaria
entornoalos 60.000 euros frente a los cerca de
300.000 euros, que costarian los fabricados en serie.

Pero realmente no existe una claridad en la proceden-
ciadelos costes delos CART “in house” , si, en reali-
dad, se refiere no a medicamentos autorizados, sino a
meros ensayos clinicos, que, por otra parte, también
pueden ser costosos.

Volviendo ala financiacion de los medicamentos CAR-T
propiamente dichos (los autorizados por la EMA), el
modelo de pago por resultados se va abriendo camino
en nuestro pais, aunque hay que reconocer que para
normalizar su utilizacién concurren algunos problemas:

B Losresultados no siempre son inmediatos;

B Losdatos disponibles son pobresy pueden variar
alolargo del tratamiento;

B Eltratamiento puede abarcar varios ejercicios
presupuestarios;

B Laescasaexperienciaen la utilizacion de ciertas
herramientas de evaluacion (p.ej. Valtermed).

B Seriainteresante también medir los resultados
ensaludy el coste final a pagar por parte del SNS
paralos CART de ensayo clinico o “in house”

Elllamado “Valtermed”, aprobado por el Ministerio de
Sanidad, ajuicio de los expertos, necesitaria mejorar-
se, ya que los datos que pueden introducirse actual-
mente son muy limitados.

A modo de reflexion final, cabria decir:

B Que el posicionamiento ante todas estas cues-
tiones va a depender de la actitud proactiva o
restrictiva de las Administraciones Sanitarias (es-
tatal y autonémicas) ante las terapias avanzadas y
también del grado de coordinacién entre ellas,
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B Que seria ética y sanitariamente deplorable pos-
poner “sine die” el debate sobre la financiacion de
los medicamentos CAR-T.

B Que nodeberian tomarse decisiones macro solo
en base al factor precio, sino que habria que tener
siempre presente la obtencion de los mejores
resultados en salud y la posibilidad de que con es-
tas terapias se pueden reducir o eliminar futuros
gastos gracias ala curacion de los pacientes.

4.2. Los pacientes y sus derechos.
Derechos colectivos

Hay una amplia coincidencia a la hora de afirmar que
los medicamentos CAR-T han abierto un horizonte

de esperanza para pacientes con patologias graves y
muy graves, primero entre quienes padecen canceres
hematoldgicos y después, aunque sea a medio plazo,
entre los que han sido diagnosticados con tumores
solidos y con otro tipo de patologias diferentes.

El acceso a este tipo de terapias innovadoras es un
derecho del paciente cuando su administracion le
sea prescrita pararecuperar su salud. Nadie deberia
contemplar este acceso como algo “graciable”. Una
cosa es ser candidato elegible por razones clinicas y
otra condicionar el acceso a razones de conveniencia
econdmica.

De acuerdo ala Ley Basica de Autonomia del Pacien-
te (Ley 41/2002, de 14 de noviembre), los pacientes
tienen derecho a ser informados de la disponibilidad
de estos tratamientos CAR-T y si se le esta ofreciendo
un medicamento CAR-T autorizado por la EMA, un
medicamento especifico para él (exencidén hospitalaria
autorizada por la AEMPS) o un ensayo clinico.

En este sentido y a tenor del articulo 4 del Codigo de
Deontologia Médica (2011), el médico debe ofrecer al
paciente los medicamentos CAR-T autorizados por la
EMA que cuenten con financiacion pablica. Por tanto,
no se deberia ofrecer al paciente participar en un en-
sayo clinico como alternativa a la terapia autorizada e
indicada para su patologia.

Es notoria la utilidad/necesidad que tiene disponer de
estos datos (para valorar los resultados de la practica
clinicay evaluar la eficacia de los tratamientos), pero
ello habra de producirse dentro de un conjunto de ga-
rantias y respetando siempre la intimidad del paciente
mediante la oportuna anonimizacion.

En el campo de las terapias avanzadas el Ministerio de
Sanidad ha hecho posible esa participacion a través
del Plan para el Abordaje de estas terapias. Para ello,
acomienzos de 2019, se constituyd un Comité Institu-
cional, del que forman parte el FEP,la AGP y la POP. Es
éste un hecho que hay que considerar muy positiva-
mente, aunque habra que esperar cierto tiempo para
evaluar su efectividad.

Dado que es notoria la complejidad cientifica, organi-
zativa y técnica de esta materia, sera necesario infor-
mary formar a los representantes de los pacientes,
sobre todo para hacer llegar a las autoridades sanita-
rias las experiencias que se vayan acumulando.

4.3. Autorizacion y manejo de las células
CAR-T: un debate nada académico

Es un hecho que la expresion “CAR-T académico” ha
llevado a generar cierta confusion entre profesionales
y pacientes.

Cuando al hablar de CAR-T se utiliza el adjetivo “aca-
démico” (para contraponerlo alos CAR-T “industria-
les”, fabricados en serie) a veces se engloba bajo tal
denominacién no solo alos CAR-T de fabricacién indi-
vidual (clausula de exencidn hospitalaria), sino también
a otros tratamientos que estan alin en distintas fases
de ensayo clinico.

Esta equivoca equiparacion no es neutral, porque

con ella se podria estar pretendiendo presentar los
ensayos clinicos como una alternativa mas econémica
y, por tanto, mas accesible alos CAR-T.

En suma, sin discutir el interés de gran parte de los
ensayos que se llevan a cabo en el llamado “ambito
académico”, loimportante es que en la comunidad
cientificay entre los pacientes se sepa realmente qué
se quiere decir cuando se habla de “CAR-T académico”.

4.4. Valoracion sobre la suficiencia o no
del marco regulatorio

Tal y como se desprende de lo antes senalado, los
referentes fundamentales son el Reglamento Europeo
1394/2007 y el Real Decreto 477/2014, sobre fabrica-
cién no industrial.

La cuestion es siconunay otra normativa hay o no
respuesta suficiente para todos los desafios que,
desde el punto de vista de la practica clinica, comporta



el desarrollo de las terapias avanzadas. Parece que no
y de ahique el Plan de Abordaje para Terapias Avanza-
das, aprobado en 2018 por del Ministerio de Sanidad
con el respaldo del Consejo Interterritorial, tenga
especial importancia, pese a sus lagunas y a carecer
de suficiente respaldo normativo.

No es este el caso de otros paises, como Francia,
donde se han aprobado y publicado normas reglamen-
tarias al efecto. En este sentido, hay que mencionar el
caso de Francia (Arrété de 28 de marzo de 2019, mo-
dificado el 8 de agosto, limitando la utilizacion de las
células CAR-T para ciertas leucemias a determinados
centros hospitalarios).

Asi pues, seria recomendable mejorar y completar
nuestro marco regulatorio para ganar en seguridad
juridica.

4.5. Plan para el Abordaje de Terapias
Avanzadas en el Sistema Nacional
de Salud: puntos criticos

Como se dijo anteriormente, el Plan de Abordaje, mas
alla de algunas lagunas, que ya se estan cubriendo, ha
sido unainiciativa acertada, porque pretende orientar
el desarrollo de las Terapias Avanzadas en funcion de
criterios de seguridad y de calidad asistencial.

En todo caso, de entrada, hay que senalar que el Plan
de Abordaje requeriria una perspectiva mas amplia,
de modo que contemple y dé cobertura al tratamiento
de patologias diferentes de las oncohematologicas
(cardioldgicas, neurodegenerativas, VIH, diabetes...), a
partir de unay organizacion hospitalaria mas abiertay
flexible.

Asi mismo, cabria decir que:

B Aunque el Plan de Abordaje se enmarca en
la Estrategia de Medicina Personalizada de
Precision, esta Gltima permanece un tanto es-
tancada. Es este un condicionante que no cabe
ignorar, porque frena el desarrollo de estas
nuevas terapias.
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Dicho Plan deberia recoger pautas especificas
paralas CAR-T fabricadas en serie (autorizadas por
la EMA), las resultantes de aplicar la clausula de
exencion hospitalaria (fabricacion individual autori-
zada por la AEMPS) y los “ensayos académicos”.

Seria preciso establecer e implementar un
Programa de Formacién en colaboracion con las
Sociedades Cientificas.

Haria falta fomentar mas decididamente una
cultura de trabajo en equipo y poner fin a estériles
disputas competenciales, especialmente entre
hematdlogos y farmacéuticos hospitalarios.

También habria que incluir en esta cultura colabo-
rativa ainmundlogos, asi como a otras especiali-
dades médicas y farmacéuticas.

Seria aconsejable simplificar y hacer menos cen-
tralizada la organizacion asistencial, limitando el
nimero de comitésy grupos de expertos parala
seleccion de pacientes candidatos a estas terapias.

Habria que replantear los criterios parala
distribucion territorial de los CSUR, buscando
siempre la eficiencia clinica, la colaboracion en
redy el acceso equitativo de los pacientes a
estas terapias.

Habria que impulsar medidas de “humanizacion”
pensadas en estos pacientes, que son especial-
mente fragiles, y en sus familias.

Habria que adoptar medidas para obtenery
gestionar datos (regulacion de los registros de pa-
cientes) y hacer mas transparentes los resultados
(positivos y negativos) de estos tratamientos.

Habria que resaltar que, por parte del Ministerio
de Sanidad, recientemente, se ha mencionado la
posibilidad de creacion de un Centro Nacional de
Terapias Avanzadas, cuya finalidad, contenido y
caracteristicas funcionales estan pendientes de
definir.
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5. CONCLUSIONES Y PROPUESTAS

Para garantizar su seguridad y eficacia se han
aprobado normas por la Union Europea sobre auto-
rizacion, fabricacion y farmacovigilanciay que los
Estados Miembro vienen complementado con dispo-
siciones, Estrategias y Planes.

Las terapias CAR-T no solo van a transformar la prac-
tica clinica tal y como hoy conocemos respecto de
ciertas enfermedades, sino que los cambios organiza-
tivos, de gestion y financiacion que las CAR-T impli-
can van a acabar proyectandose sobre el conjunto del
sistema sanitario.

B Elmodelo de gestion de estas terapias innovado-

ras, planteado en el Plan de Abordaje aprobado B Esurgente definir el sistema de financiacion de

por el Ministerio de Sanidad, deberia revisarse
para ampliar su perspectiva (mas patologias) y
dotarle de mayor agilidad (esta demasiado cen-
tralizado, burocratizado y estructurado en base a
maltiples comités).

® Habria que repensar el modelo CSUR que recoge
el Plan de Abordaje, promoviendo su funciona-
miento enred, valorando una mejor distribucion
territorial, de modo que se tenga mas en cuenta
la accesibilidad equitativa, el volumeny el flujo de
pacientes.

las CAR-T (centralizado a través del Fondo de
Cohesion).

B Laapuestaporlaformacion, la alta cualificacion

y el trabajo en equipo multidisciplinar es irrenun-
ciable. Asi pues, habria que superar los conflictos
competenciales entre profesionales.

B Lavaloracion deresultados tiene unaimportancia

estratégica a efectos de financiar o no terapias
autorizadas, de fijar prioridades y de establecer
nuevos modelos de pago.

B Elpago por resultados, los acuerdos de riesgo

compartidoy, en su caso, lareevaluacion (cuando
los tratamientos se prolongan en el tiempo) debe-
rian ser objeto de una regulacién que dé seguri-
dadjuridica alas partes interesadas.

Se observa que el concepto CAR-T y el adjetivo “aca-
démico” no se usan siempre con rigor, lo que puede
desorientar alos pacientes a la hora de saber qué
tratamiento se les ofrece (CAR-T fabricado en serie,
CAR-T fabricado ocasionalmente para un individuo
determinado o ensayo clinico).

®

El acceso a estas terapias es un derecho y no una

B Losregistros de pacientes son esenciales para prestacion discrecional o graciable.
disponer de datos validos. Por eso, su regulacion
es urgente. B Loscriterios de seleccion de pacientes han de ser

esencialmente clinicos.
® Contar con mas datos y de mayor calidad a Valter-

med, para que sea una herramienta Gtil. B Laformade adquisicion de estos medicamentos
ha de ser compatible con la legislacion sobre
contratos en el sector plblico y coherente con la

deseable actuacion en red de los CSUR.

B Han de garantizarse los derechos de informacion
y de consentimiento informado en estas terapias.
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