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Patient Access to Medicines for Rare Diseases
in European Countries

Europa necesita reducir las desigualdades en el acceso a los tratamientos
de las enfermedades raras. Espaia tiene menos medicamentos que los
paises de su entorno y tarda mas en incorporarlos.

La Unién Europea (UE) se ha marcado como objetivo estratégico la mejora del acceso de los pacientes al diagndstico
y tratamiento de las enfermedades raras’. No obstante, cabe esperar que exista cierta heterogeneidad entre el conjunto
de paises integrados en la UE, debido a que la organizacion y la financiacion de la asistencia sanitaria son competencias de
cada Estado miembro. Los resultados de este estudio confirman esta diversidad en el grado de acceso a los
tratamientos, algo que, por otra parte, ya se habia evidenciado en anteriores iniciativas de investigacion, sobre todo en
los estudios de la European Organization for Rare Diseases (EURORDIS), publicados en 2007 y 201022,

En su estudio, DetiCek et al. utilizan tres indicadores o métricas para valorar el acceso a los medicamentos: el nimero
de farmacos autorizados para el tratamiento de alguna enfermedad rara; la mediana del tiempo que transcurre desde
la autorizacion hasta que se inicia el uso continuado de los farmacos, y el gasto asociado a estos medicamentos. Por
cada pais, se presenta el resultado global y el desglosado para medicamentos huérfanos y para aquellos otros que,
aunque se utilizan en el tratamiento de una enfermedad rara, no tienen la consideracion de huérfanos.

Los resultados del estudio dejan a Espafia en una posiciéon intermedia con respecto a los 22 paises evaluados en lo
que se refiere al nUmero de medicamentos disponibles para el tratamiento de las enfermedades raras. Atendiendo sélo
a los medicamentos huérfanos, de un total de 67 farmacos autorizados por la Agencia Europea de Medicamentos
(EMA) en el periodo de estudio, en nuestro pais sélo estan disponibles 39 (568%). Alemania y Reino Unido son los paises
con mayor nimero de medicamentos huérfanos disponibles, 64 y 60, respectivamente (95 y 89%).

Por gasto farmacéutico, Espafa también ocupa una posicion intermedia. Sin embargo, resulta dificil comparar el acceso
alos medicamentos sobre la base del gasto por pais, ya que este indicador es, tal vez, el mas sensible a la heterogeneidad
de sistemas y modelos inherente a la UE. Asi, se dan algunos factores que generan incertidumbre en el andlisis:

e Diferentes precios de referencia.

¢ Diversidad de modelos de financiacion y reembolso, con variaciones regionales dentro de algunos paises y diversos
sistemas de copago.

e Distintos criterios de medicion de la relacion coste-eficacia para aprobar o no la inclusién de un medicamento.
e \ariaciones en la calidad y el tipo de los datos analizados (por ejemplo, no siempre se incluye el gasto hospitalario).

Los resultados del estudio en cuanto al intervalo de tiempo transcurrido desde la autorizacion hasta el uso continuado
de los medicamentos sacan a Espafia de su posicion intermedia y la colocan claramente entre los paises a la cola. Este
grupo esta integrado mayoritariamente por mercados mas pequefos, en los que este retraso puede atribuirse en parte
a las estrategias de lanzamiento de los laboratorios, una explicacién que no puede considerarse vélida para el caso
espanol. El dato resulta aln mas preocupante porque parece haber una tendencia al alza: segun datos divulgados
recientemente desde la Asociacion Espafiola de Laboratorios de Medicamentos Huérfanos y Ultra Huérfanos (AELMHU)?,
el intervalo de tiempo medio entre la asignacion de un «codigo nacional» y la comercializacion de un medicamento
huérfano se ha incrementado en Espafia desde los 12,4 meses (periodo entre 2002 y 2013) hasta los 14 meses (periodo
entre 2014 y 2017). Y aunque este incremento carece de significacion estadistica, la elocuencia de las cifras es
innegable, especialmente cuando hay andlisis internacionales e independientes que las corroboran.
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¢ Se constata la heterogeneidad existente en Europa en cuanto al acceso a los medicamentos indicados para
el tratamiento de las enfermedades raras.

e E1 42% de los medicamentos huérfanos autorizados por la EMA no estan disponibles en Espaiia.

e Espaiia se encuentra entre los paises europeos donde se tarda mas en lograr un uso continuado de los
medicamentos autorizados para el tratamiento de las enfermedades raras.
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