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Carta de la

La presente Memoria nos invita a reflexionar juntos sobre los
logros conseguidos en 2023 y los retos que tenemos por
delante para poder brindar a los pacientes las mejores opciones
de tratamiento cuando se necesitan. Si bien el ano pasado
estuvo marcado por el calendario politico electoral y un contexto
global complejo de conflictos bélicos y tensiones econdmicas,
nos sentimos orgullosos de seguir avanzando en las lineas de
accion fundamentales de AELMHU.

En este balance anual, queremos destacar de forma positiva el
pasado ejercicio, enfocandonos en los avances registrados, el
incremento y continuidad de nuestras actividades y la incansable
apuesta por la colaboracidn y el entendimiento con las
administraciones sanitarias y el resto de los agentes sanitarios y
sociales en torno a las cuestiones que nos preocupan, en un
momento, ademas, en el que se esta decidiendo un nuevo marco
regulatorio para el sector.

A nivel nacional, los distintos procesos electorales celebrados
en 2023, tanto autondmicos como los generales del 23 de julio,
condicionaron en buena medida la agenda politica y sanitaria. La
renovacion de los equipos que conforman las distintas
administraciones ha requerido, por parte de todos agentes del
sector, un esfuerzo de adaptacion, siempre desde el compromiso
de una colaboracion reforzada, la continuidad de los proyectos y
la busqueda conjunta de soluciones efectivas. Nuestros grupos
de trabajo han desempenado un papel fundamental en este
proceso. Gracias a la implicacion de sus miembros, hemos
ampliado nuestro alcance para asegurar nuestra participacion en
los debates importantes sobre cuestiones clave, como la revision
de la legislacion general farmacéutica de la Unidn o el nuevo
modelo nacional de evaluacion de tecnologias sanitarias.



No solo hemos intervenido en las distintas consultas publicas
abiertas a nivel autondmico, nacional y europeo, también
hemos participado en encuentros y jornadas formativas de
referencia que nos han dado la oportunidad de aportar
nuestra experiencia y mantener un dialogo fluido y
constructivo con expertos y autoridades para trabajar juntos
en la mejora de un marco legal y econdmico que promueva la
inversion en investigacion y desarrollo de nuevos tratamientos
y facilite el acceso vy la disponibilidad de los pacientes de una
gama mas completa de nuevas terapias.

Los esfuerzos para reducir los tiempos de acceso a los
medicamentos para tratar enfermedades poco frecuentes y
aumentar el nimero de tratamientos financiados se reflejan
en los datos del Informe Anual de Acceso a los Medicamentos
Huérfanos en Espana 2022 de AELMHU y en los informes
cuatrimestrales de 2023. Estos avances son el resultado
directo del compromiso y la colaboracion de todos los actores
involucrados y marcan el inicio de lo que esperamos sea una
tendencia positiva en la aprobacion de medicamentos
huérfanos.

Fruto de esta accidon desplegada por parte de la Asociacidn es
el refuerzo de nuestra posicién como interlocutor de
referencia en los distintos ambitos politico, econdmico y
social.

Esta labor de representacion se ha visto fortalecida, ademas,
con la incorporacion de cinco nuevos asociados, que nos
permite unir fuerzas y consolidar nuestra propia voz sectorial
dentro de la sanidad para seguir trabajando en beneficio de

En conclusion, 2023 ha sido un ejercicio exigente para todos,
pero también gratificante. En todo momento, hemos avanzado
con la conviccidn de que nuestros esfuerzos estan bien
respaldados por un conjunto amplio de actores que contribuyen
diariamente a ampliar el conocimiento sobre las patologias
minoritarias en nuestro pais.

Por eso, en nombre de todas las companias que forman parte
de AELMHU, queremos expresar nuestro mas sincero
agradecimiento a las asociaciones de pacientes, la comunidad
cientifica, las instituciones, los expertos y los medios de
comunicacion por su plena disposicion a contribuir en la
consecucidon de nuestros objetivos compartidos.

Finalmente, como presidenta, quiero expresar mi mas profundo
agradecimiento a cada uno de los asociados de AELMHU.
Vuestra dedicacion y entusiasmo a la hora de sumar esfuerzos
para impulsar las distintas iniciativas puestas en marcha han
sido fundamentales para alcanzar las metas de este ano y
seguir avanzando en nuestros objetivos.

Mirando al futuro, reafirmamos nuestro compromiso de
contribuir a mejorar la salud y la calidad de vida de las personas
afectadas por enfermedades raras, dando visibilidad a las
patologias y poniendo en valor la investigacion que realiza el
sector para descubrir y desarrollar nuevos tratamientos.

Maria José Sanchez Losada
Presidenta de AELMHU
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Organos de Gobicrno
2.y Representacion

2.1 ORGANO de

La Asamblea General es el 6rgano de gobierno de la
Asociacion, integrado por los asociados por derecho
propio y en igualdad absoluta, que adopta sus acuerdos
por el principio mayoritario o de democracia interna.



Reuniones del Organo
de Gobierno

CONVOCATORIA
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La Asamblea celebrd 2 reuniones de actualizacion y 2
asambleas a lo largo de 2023, para tratar los asuntos de
interés para el sector y los stakeholders, hacer
seguimiento del plan de accion y de la actividad de los
grupos de trabajo, asi como para abordar todos los temas
que podian afectar a la organizacion y sus asociados.

TEMAS TRATADOS FORMATO

- Reunion
- actualizacidn

Asamblea

30 Mayo General

- Reunidn
- actualizacion

....................................................................................

- Asamblea

30  Noviemb
i oviembre - General

..............................................................................................................................

Actualizacion trimestral trabajo de la Asociacion Online

Memoria actividades 2022
Aprobacion de cuentas 2022
Actualizacidn Presupuesto 2023
Actualizacidn actividades
Cuotas 2024

Hibrido

Actualizacion trabajo
Proyecto reflexion estratégica




Nuevos asociados

Durante el 2023, AELMHU incorporé 5 nuevos asociados,
llegando a un total de 26 miembros, lo que supone un
incremento del 22,7 % del niumero de socios respecto al
afno anterior.

A lo largo del ano se integraron las siguientes empresas,
por orden alfabético:

— ARGENX, compania global de inmunologia que
desarrolla medicamentos basados en anticuerpos
para pacientes que sufren de enfermedades
autoinmunes graves y cancer.

— BIOGEN, empresa biotecnoldgica lider a nivel
global que se dedica a la investigacion y desarrollo
de productos para tratar enfermedades complejas
y devastadoras. Su enfoque abarca areas como la
neurologia, neuropsiquiatria, inmunologia
especializada y enfermedades raras.

&
argenx: jy HORIZON

..
Biogen
IMMUNOCORE

WGRUPO ITALFARMACO

— HORIZON THERAPEUTICS, una compania de

biotecnologia que se esfuerza por ofrecer
medicamentos innovadores a los pacientes,
comprendiendo los desafios que enfrentan. Su
enfoque se centra en investigar, desarrollar y
comercializar medicamentos que aborden
necesidades criticas para personas afectadas por
enfermedades raras y reumaticas.

IMMUNOCORE, compania de biotecnologia comercial
a nivel global, con sede en Oxfordshire, que investiga
y desarrolla medicamentos bioldgicos utilizando la
tecnologia de receptores de células T solubles.

ITALFARMACO, laboratorio farmacéutico
internacional fundado en Milan en 1938. Su objetivo
es cubrir con la maxima eficiencia las necesidades de
farmacos para mejorar la salud. A través de la
innovacion y el talento farmacéutico, Italfarmaco se
esfuerza por ofrecer soluciones médicas eficientes y
mejorar la calidad de vida de las personas.



2°2 ORGAN O de ’ El organo de representacion de la
REPRESENTACION Asociacion es la Junta Directiva, un

organo colegiado formado durante
el 2023 por las siguientes personas:

M? José José Luis Beatriz Sergio
Sanchez Moreno Perales Bullon
Losada Sanchez Zamorano Avendano
PRESIDENTA VICEPRESIDENTE  SECRETARIAY TESOREROY

VOCAL VOCAL
Directora Director general Directora de Director general
general de CSL de Ultragenyx Acceso al de Alnylam
Behring en en Espanay Mercado, Pharmaceuticals
Espanay Portugal Relaciones en Espana
Portugal Institucionales y

Comunicacion
para Sobi Iberia*

* Beatriz Perales ejerce como secretaria de AELMHU.



Durante este ejercicio, la Junta Directiva de AELMHU,
liderada por Maria José Sanchez, se ha enfocado en
contribuir a mejorar la salud y la calidad de vida de
las personas afectadas por enfermedades raras/poco
frecuentes. Para ello, ha centrado su plan de accidn en
dar visibilidad a estas patologias, poner en valor

la investigacion y facilitar el acceso a los nuevos
tratamientos.

La Asociacion colabora con las asociaciones de pacientes,
las administraciones publicas y otros agentes del sector
con el objetivo de trasladar su conocimiento y experiencia
sobre estas enfermedades minoritarias. Uno de sus fines es
formar e informar sobre el valor que aportan los
medicamentos huérfanos, concienciando asi a la sociedad
sobre estas enfermedades vy visibilizando el impacto que
los nuevos tratamientos tienen en la mejora de los
resultados en salud. Juntos contribuimos a mejorar la salud
y calidad de vida de los pacientes.
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3.1

AELMHU tiene como mision contribuir a mejorar la salud y
la calidad de vida de las personas afectadas por
enfermedades poco frecuentes, dando visibilidad social a
estas patologias y poniendo en valor la investigacion vy el
acceso rapido a los nuevos tratamientos. Con este objetivo,
la Asociacion promueve la generacion y difusion de
informacion precisa, veraz y objetiva, que permita realizar
un seguimiento periodico de los avances registrados en
torno a la investigacion de nuevas alternativas
terapéuticas, asi como analizar las barreras que existen
para mejorar el acceso de los pacientes a medicamentos
mas eficaces.

En el afio 2023, la Asociacidn tuvo una actividad destacada
y extensa en el ambito de la informacion al promover
cuatro informes: el Informe Anual de Acceso de los
Medicamentos Huérfanos de 2022, los informes del primer
y segundo cuatrimestre de 2023 y el Informe de Ensayos
Clinicos 2022.

Estas fuentes de informacion se han convertido en
documentos fundamentales para entender la evolucion de
las enfermedades raras vy la situacion de los medicamentos
huérfanos en nuestro pais.
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Informes de Acceso

AELMHU presenta, de manera regular, el Informe de
Acceso a los Medicamentos Huérfanos en Espana. Este
analisis es en la actualidad un referente en el sector
farmacéutico y en el ambito de las enfermedades raras.

El informe sobre terapias huérfanas en Espana se centra en
el nimero de tratamientos, los tiempos de aprobacion y
su financiacion en nuestro pais, como objetivo principal del
estudio. Los datos de este analisis se nutren de fuentes
publicas de la Unidn Europea y del Ministerio de Sanidad
del Gobierno de Espana.

Estas actualizaciones sobre la situacion de los
medicamentos huérfanos ofrecen una vision detallada
sobre el acceso a tratamientos huérfanos en el

pais. Aunque se observan mejoras en el ambito
comunitario, como el notable aumento en el nimero de
designaciones huérfanas y de autorizaciones de
comercializacion en la Unidn Europea, subyacen desafios
importantes dentro de la gestion nacional, tal y como pone
en evidencia la disminucion de las solicitudes registradas
de Cdodigo Nacional y del numero de nuevos tratamientos
financiados.
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Esta informacion revela la necesidad de acortar los
tiempos de espera para la resolucidn sobre el precio y
reembolso por parte del Sistema Nacional de Salud (SNS).

Las publicaciones realizadas por parte de la Asociacion
sobre esta tematica han generado un gran interés entre
los expertos, lideres de opinion, comunidad cientifica,
asociaciones e instituciones de diferentes ambitos, ademas
de obtener una notable repercusion a través de los medios
de comunicacion que ha contribuido a posicionar a
AELMHU como un actor fundamental en al ambito de las
enfermedades raras y los medicamentos huérfanos.
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Informe de Ensayos
Clinicos (EE.CC.)

El Informe de Ensayos Clinicos sobre Enfermedades Raras
en Espana refleja un compromiso firme y continuo de la
industria farmacéutica en la investigacion de
enfermedades raras, evidenciando un claro impulso hacia
la innovacion, el conocimiento y la busqueda de soluciones
terapéuticas en este campo.

Uno de cada cuatro ensayos clinicos autorizados en Espana
en 2022 se centré en enfermedades raras. En total se
alcanzo un maximo histérico de 233 ensayos sobre estas
patologias minoritarias, segun el informe presentado por la
Asociacion.

Aunque se haya registrado un descenso del 8% en el
numero de ensayos clinicos totales autorizados en Espafa,
la investigacidn en el ambito de las enfermedades raras
experimento un repunte del 3%.

La participacion de pacientes en ensayos centrados en
EE.RR. se redujo, en cambio, un 5%, hasta representar el
9% del total de participantes.

/




los medicamentos
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En el ambito terapéutico, la investigacidn en oncologia,
sistema nervioso, hematologia y sistema inmunitario fue
destacada. Es resenable también el aumento del 30% en
las investigaciones de fendmenos genéticos, con 10
ensayos clinicos en esta area terapéutica.

EL97% de los ensayos clinicos fueron promovidos por la
industria farmacéutica, en un fiel reflejo del esfuerzo
invertido por el sector para disponer de nuevos
tratamientos en enfermedades poco frecuentes.

Con la publicacidn de este informe, AELMHU promueve la
necesidad de seguir impulsando la innovacion en Espafa
en el ambito especifico de los analisis clinicos y subraya el
firme compromiso de los miembros de la Asociacion con la
investigacion y el desarrollo de nuevos tratamientos.



3.2 APORTACIONES
al de

La colaboracion entre la industria farmacéutica, las
autoridades reguladoras y los profesionales de la salud
resulta fundamental para garantizar el acceso oportuno y
seguro a los tratamientos innovadores para enfermedades
raras y minoritarias en Espana.

El proceso de aprobacion de medicamentos refleja este
objetivo compartido al comenzar con la decisidn positiva
del Comité de Medicamentos de Uso Humano (CHMP), que
insta a las companiias farmacéuticas a comunicar su
decision de comercializacidn en Espana a la Agencia
Espanola de Medicamentos y Productos Sanitarios
(AEMPS).

En este contexto, el ano 2023 estuvo marcado por la
expectativa de la publicacion de dos Reales Decretos en
Espana relacionados con el Precio y Financiacidon y la
Evaluacion de Tecnologias Sanitarias. Estos decretos
buscan establecer un marco regulatorio que promueva un
acceso adecuado a los medicamentos huérfanos (MM.HH.).
Para lograr este objetivo, la Asociacidn propuso
recomendaciones estructuradas en torno a guias, criterios y
procesos.




Una de las propuestas presentadas fue la sugerencia de
desarrollar guias oficiales especificas para estudios de
evaluacion econdmica y de impacto presupuestario
relacionadas con MM.HH.

La creacidn de una comision mixta entre la Administracion
y la industria farmacéutica respalda dicha contribucion para
desarrollar modelos de evaluacion especificos para
enfermedades raras.

También se recomendd el uso de metodologias que tengan
en cuenta la singularidad de estos farmacos, como la
evaluacion de ensayos clinicos de un solo brazo, donde
todos los pacientes reciben el tratamiento experimental,
asi como el empleo de evidencia generada a partir de datos
del mundo real en Espana.

Otra propuesta planteada en esta misma linea es
diferenciar la evaluacion de la incertidumbre clinica y
financiera, teniendo en cuenta las limitaciones en la
generacion de evidencia debido a la disponibilidad limitada
de pacientes en los estudios clinicos.

La visibilizacidn del procedimiento del protocolo
farmacoclinico, especialmente para estos medicamentos de
baja prevalencia, y la inclusion de la posibilidad de crear
grupos de expertos ad-hoc fueron otras conclusiones
validas, segun el criterio de los expertos.

lgualmente, se propuso evaluar un limite anual de impacto
presupuestario y establecer una nueva categoria de
medicamentos en situacidon temporal de financiacion,
cuando la autorizacion tenga caracter condicional. Todo
ello con el fin de recopilar datos en vida real durante este
periodo para la toma de decisiones sobre el precio
definitivo.

Para mejorar el proceso de precio y financiacion de los
farmacos huérfanos, se sugirid establecer un proceso de
dialogo temprano y continuo entre la Administracion
Publica y las companias farmacéuticas que desarrollan
estos tratamientos.

Asimismo, se planted el uso de analisis de decision
multicriterio, la inclusidn de la perspectiva del paciente en
el proceso de decisidn y el desarrollo del Registro Estatal

de Enfermedades Raras (ReeR).




3.3 ENCUENTROS

Durante este ano se han organizado un total de nueve
Encuentros, cinco de ellos presenciales y cuatro en formato
online. Dichas reuniones han permitido promover el
dialogo entre los agentes del sector e intercambiar
opiniones y experiencias sobre cuestiones de actualidad
que afectan al futuro del sector y que han sido previamente
analizadas por los distintos grupos de trabajo de la
Asociacion. Una muestra del interés generado por estas
sesiones ha sido la alta participacidn registrada al reunir a

mas de 200 asistentes, miembros de los grupos de trabajo
de AELMHU.

Los encuentros celebrados han sido:

Marzo: Raquel Ballesteros (abogada), José Javier
Castrodeza (exsecretario general de Sanidad y
Consumo) y Jorge Mestre (economista de la salud).

Abril: Ilgor Beitia, senior director de Market Access
Southern Europe Region PTC.

Dos encuentros en mayo:
Margarita de la Pisa, eurodiputada de Vox.

Elena Casaus, jefa de Division de la Unidad de
Terapias Avanzadas de la Comunidad de Madrid.

Julio: Carlos Martin Saborido, vocal asesor de la
Direccidn General de Cartera Comun de Servicios del
SNS y Farmacia del Ministerio de Sanidad.

Octubre: Despacho Faus & Moliner, con Lluis Alcover y
Joan Carles Bailach, abogados especializados en
Derecho Farmacéutico.

Dos encuentros en noviembre:

Antonio Blazquez, jefe del Departamento de
Medicamentos de Uso Humano de la AEMPS.

Sol Ruiz, jefa de Division de Bioldgicos,
Biotecnologia y Terapias Avanzadas de la AEMPS.

Diciembre: Daniel de Vicente, miembro de la Junta
Directiva de EURORDIS y miembro de la Junta Directiva
de FEDER.






3.4 “El

futuro de las
terapias avanzadas
para enfermedades
raras’

Impulsada por el grupo de Terapias Avanzadas de
AELMHU, con el respaldo de Bioinnova, la jornada “El
futuro de las Terapias Avanzadas en Enfermedades Raras”
contd con una alta asistencia de stakeholders del sector
sanitario. Miembros destacados de la Administracion
Publica, las asociaciones nacionales, las patronales,
profesionales de la salud y representantes de los medios
de comunicacion participaron en la sesidn celebrada en la
Universidad Carlos Ill de Madrid, donde se destacd la
necesidad de adoptar un enfoque colaborativo para
abordar los desafios regulatorios y econdmicos que limitan
el acceso a tratamientos innovadores.

Los ponentes de la jornada coincidieron en la necesidad de

acometer una mayor inversion en investigacion, dotarse de
una regulacion mas eficiente y flexible, adoptar politicas de
compra que garanticen precios accesibles y considerar los
factores no econdmicos en la evaluacion de estas terapias.
También se hizo patente la urgencia de establecer
Mmecanismos gue aseguren un acceso equitativo y
sostenible a los tratamientos para los pacientes que los
necesitan, promoviendo la colaboracidn entre los actores
del sistema sanitario para alcanzar este objetivo
compartido.
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La presencia de reconocidos expertos y lideres en el
ambito de la salud ofrecioé una gran proyeccion al
encuentro. Entre ellos, participaron Cesar Hernandez,
Director General de Cartera Comun de Servicios del SNS y
Farmacia del Ministerio de Sanidad; Eva Bermejo, directora
del Instituto de Investigacion de Enfermedades Raras, del
Instituto de Salud Carlos lll; Maria Luz de los Martires,
Directora General de Investigacion y Docencia de la
Comunidad de Madrid; Sol Ruiz, jefa de la Division de
Productos Bioldgicos, Terapias Avanzadas y Biotecnologia
de la Agencia Espanola de Medicamentos y Productos
Sanitarios; Andrés Nascimiento, coordinador de la Unidad
de Patologia Neuromuscular del Hospital Sant Joan de
Déu; Elena Casaus, jefa de Division de la Unidad de
Terapias Avanzadas de la Comunidad de Madrid; Nekane
Murga, coordinadora del Area de Medicina Personalizada
de Precision y Terapias Avanzadas de Osakidetza; José Luis
Poveda, coordinador del Grupo de Terapias Avanzadas y
del Grupo de Enfermedades Raras de la Sociedad Espanola
de Farmacia Hospitalaria (SEFH) y jefe del servicio de
Farmacia del H.U.P. La Fe de Valencia; entre otros.



SESION FORMATIVA ACCESO : LOS
MEDICAMENTOS HUE RFANO

3.0 ACTIVIDADLES de

Ccon

Durante el ano 2023, desde AELMHU se llevaron a cabo 4
acciones formativas junto a FEDER, divididas en dos
tematicas:

— Tres sesiones de formacion orientadas a ayudar al
movimiento asociativo a entender el proceso que deben
seguir los medicamentos para las enfermedades raras; se
expuso un overview del transcurso de acciones de estos
medicamentos, desde su desarrollo clinico, la designacion
de huérfano, la autorizacion de comercializacion a nivel
europeo y nacional, hasta la decision de precio-
reembolso y su final con la puesta en el mercado.

Estas sesiones se desarrollaron de forma separada y
especifica con el equipo técnico de FEDER en primer
lugar, después con representantes del movimiento
asociativo y una ultima con la Junta Directiva y Direccion
de FEDER.



La cuarta accion estuvo centrada en el desarrollo de
competencias para portavoces de la federacion. EL
objetivo de esta sesion fue la de proporcionar
habilidades necesarias de comunicacion, a un grupo
integrado por miembros de la Junta Directiva,
representantes del movimiento asociativo y la
direccion de FEDER, para ejercer la labor de
portavoz.

La iniciativa de estas acciones de formacidn tiene su
origen en el convenio de colaboracion que desde hace
anos se mantiene con FEDER y que, en esta ocasidn,
liderd el grupo de trabajo de Cocreacion de Pacientes.

De esta manera, AELMHU afianza su compromiso con el
fomento de la concienciacion vy visibilizacion de las
enfermedades raras y el acceso a sus tratamientos, asi
como la colaboracidn estrecha y cercana con las
asociaciones de pacientes con estas patologias.




3.6 PREMIOS

Los Premios AELMHU son el resultado del trabajo La celebracion anual de los Premios refleja el compromiso
desarrollado por la Asociacion durante el afio para de AELMHU con la promocion del conocimiento sobre
distinguir los mejores proyectos asistenciales, enfermedades raras y medicamentos huérfanos, asi como
trayectorias profesionales, divulgacion y sensibilizacion reconoce el trabajo excepcional de profesionales y

sobre las patologias minoritarias. La ceremonia de entrega organizaciones en este ambito de tanta relevancia social y
es el colofdon de un proceso donde se dedican los mejores sanitaria.

esfuerzos para garantizar el éxito de estos galardones.
Durante este camino, se evaluan cuidadosamente las
candidaturas, se selecciona a los ganadores y se coordinan

los detalles logisticos de la ceremonia.
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En la edicion de 2023 se establecieron las siguientes
categorias:

— Mejor Proyecto Asistencial sobre Enfermedades Raras.

— Mejor Trayectoria Profesional en el Campo de las
Enfermedades Raras.

— Mejor Labor de Divulgacion, Difusion y/o
Sensibilizacion sobre Enfermedades Raras.

— Premio Honorifico AELMHU por su Labor o
Contribucion para Mejorar la Vida de Personas con
Enfermedades Raras.

La participacion estuvo abierta a personas fisicas y juridicas
dedicadas a la investigacion, divulgacion o sensibilizacion
sobre este tipo de enfermedades, con residencia o
actividad en Espana.

Ademas de la distincidn, los ganadores tuvieron la
oportunidad de seleccionar una entidad beneficiaria publica
o privada sin animo de lucro a la que destinar una donacién
econodmica para proyectos de investigacion en
enfermedades raras y/o medicamentos huérfanos.

La entrega de estos premios sirve para mejorar el
conocimiento y conciencia sobre las enfermedades raras,
ademas de distinguir el trabajo destacado en este ambito

durante el ano.




La V Edicion contd con un jurado externo e independiente,
formado por los siguientes profesionales de reconocido
prestigio en la investigacion de estas enfermedades, en el
ambito de la salud y de la comunicacion:

— D. Jesus Aaguilar, presidente del Consejo General
de Colegios Farmacéuticos (CGCF).

— Dna. Eva Bermejo, directora del Instituto de
Investigacion de Enfermedades Raras del Instituto
de Salud Carlos Il (ISCIII).

— D. Emilio de Benito, vicepresidente de la Junta
Directiva de la Asociacion Nacional de
Informadores de la Salud (ANIS).

— D. Javier Garcia, presidente de la Federacidn de
Asociaciones Cientifico Médicas Espanolas
(FACME).

— D. Antoni Gilabert, director de Innovacién y
Partenariado en el Consorcio de Salud y Social de

Cataluna.

Dna. Maria Esperanza Marcos, presidenta de Seccion de
Derecho Sanitario del llustre Colegio de Abogados de
Madrid.

D. Jorge Mestre, economista de la salud.

D. José Maria Millan, vocal de la Asociacion Espanola de
Genética Humana (AEGH).

D. Jordi Nicolas, vicepresidente de la Sociedad Espafiola
de Farmacia Hospitalaria (SEFH).

D. Manuel Pérez, presidente de la Fundacién
Medicamentos Huérfanos y Enfermedades Raras (Mehuer).

Dna. Marian Corral, directora de AELMHU (sin voto).

La reunion para el fallo de jurado tuvo lugar el 27 de
septiembre vy, tras hacer publicos los ganadores, se
comenzo a trabajar en la organizacidn de la ceremonia de
entrega.




Ceremonia de
Entrega

La periodista Maria Rey fue la encargada de conducir la
ceremonia de entrega de premios el dia 7 de noviembre
en el Espacio Bertelsmann de Madrid.

En la inauguracion, Maria José Sanchez Losada, presidenta
de AELMHU, aprovecho para agradecer el alto grado de
participacion, asi como la labor desempenada por el
jurado. Ademas, reconociod y valord positivamente el papel
de los asociados durante el ano 2023 y resalto la
necesidad de centrar la atencion publica y sanitaria en las
enfermedades raras. Finalmente destaco la importancia de
las reformas legislativas que han de ser acometidas en los
niveles europeo, nacional y autondémico.




De explicar el proceso de evaluacion y eleccion de los
premiados se encargo Eva Bermejo, directora del Instituto
de Investigacion de Enfermedades Raras del Instituto de
Salud Carlos Il (ISCIll), en representacion del jurado.
Durante su intervencion aprovechd para felicitar a los
premiados por la calidad de los proyectos, instandoles a
seguir dando el maximo en la investigacion para mejorar la
vida de los pacientes.

La V Edicion de los Premios AELMHU reconocio las
siguientes iniciativas:

— En la categoria de Mejor Proyecto Asistencial sobre
enfermedades raras, la Asociacion Duchenne Parent
Project Espana fue galardonada por el servicio de
Atencion Integral Telematica a las personas afectadas
de Distrofia Muscular de Duchenne y Becker. Este
proyecto, dirigido a enfermos, familiares,
profesionales e instituciones publicas y privadas,
ofrece respuesta a las demandas sanitarias,
educativas, juridico-administrativas y sociales
derivadas de la enfermedad, mejorando la inclusion
social, autonomia y calidad de vida de los pacientes.
Eva Bermejo y Emilio de Benito, miembros del
jurado, hicieron entrega del premio a la Directora de
la Asociacion, Esther Sabando.



— Dravet Foundation (delegacion Espana) fue
distinguida por RetoDravet de Syndrome, como Mejor
proyecto de divulgacidén, difusion y/o sensibilizacién
sobre Enfermedades Raras. RetoDravet es una
plataforma solidaria que nacidé con la vocacion de
difundir, sensibilizar y visibilizar el Sindrome de
Dravet en la sociedad a través del deporte solidario y
de otros eventos culturales y sociales impulsados y
apoyados por las propias familias de la Fundacion. El
premio lo recogieron Luis Enrique Villanueva y
Magali Sanchez en nombre de la delegacidn
espanola, de manos de Maria Esperanza Marcos y
Antoni Gilabert, miembros del jurado.




— El doctor Angel Maria Carracedo Alvarez obtuvo el
reconocimiento a la Mejor trayectoria profesional en
el campo de las Enfermedades Raras. El doctor
Carracedo es, entre otros cargos, director de la
Fundacion Publica Galega de Medicina Xendmica,
coordinador del Grupo de Medicina Gendmica de la
Universidad de Santiago de Compostela (USC),
catedratico de Medicina Legal de la Universidad de
Santiago de Compostela y presidente de la
International Academy of Legal Medicine (IALM).
Maria Jesus Lamas, directora de la Agencia Espanola
de Medicamentos y Productos Sanitarios, entregé el
premio junto a Manuel Pérez presidente de Mehuer,
tras rendir un sentido homenaje a la trayectoria, tanto
profesional como personal, del Dr. Carracedo.
Ademas, sus companeros quisieron unirse desde
Galicia a la felicitacion por el reconocimiento a su
trayectoria profesional a través de un video
proyectado en ese momento de la ceremonia.



— Por ultimo, el Premio honorifico 2023, a titulo
postumo, se entrego a D. Julio Sanchez Fierro, por su
dedicacion, compromiso y contribucidon para mejorar
la vida de las personas con enfermedades raras.
César Hernandez, Director General de Cartera Comun
de Servicios del Sistema Nacional de Salud y
Farmacia, acompanado de la Junta Directiva de
AELMHU, en nombre de todos sus asociados, entrego
el Premio a Raquel Sanchez, hija de D. Julio Sanchez
Fierro. Durante la entrega de este premio honorifico
tuvo nuevamente lugar la proyeccion de un video, en
el que companeros y amigos de Sanchez Fierro
compartieron diversas anécdotas con él y recordaron
su labor en favor de la mejora de la calidad de vida de
las personas con enfermedades minoritarias. Para
finalizar, Raquel Sanchez quiso agradecer en su
nombre y el de su familia el homenaje realizado a su
padre y recordd los valores que él mismo transmitia:
honor, lucha, compromiso y vida.




Los galardonados coincidieron en la necesidad de
seguir impulsando la investigacidn en materia de
enfermedades raras y colaborar para avanzar en el
ambito de las enfermedades minoritarias y los
medicamentos huérfanos, reafirmando el compromiso
de la comunidad médica vy cientifica con estas
importantes causas

César Hernandez clausuro el acto recalcando el
compromiso social de todas las partes implicadas con
las personas que sufren enfermedades raras. ELl
Director General de Cartera Comun de Servicios del
SNS y de Farmacia destacd que el Ministerio de
Sanidad trabaja para incorporar los nuevos
medicamentos con mayor celeridad a la cartera publica
y facilitar asi su acceso a los pacientes, si bien
reconocid desafios pendientes, como el diagndstico y
cribado de estas enfermedades, asi como la mejora de
la atencion asistencial a estas personas.



Para finalizar el evento, el atleta Alex Roca compartio
su experiencia personal en una intervencion titulada El
limite te lo pones tu. Repaso los principales hitos de su
vida y de su trayectoria profesional, desde que los
meédicos les comunicaron a sus padres cuando apenas
tenia seis meses que, de sobrevivir, quedaria postrado
en una cama toda su vida, hasta que consiguio
completar la maraton en menos de seis horas. A través
de su historia de superacion,

Alex Roca trata de concienciar a quiénes lo escuchan
de que vivir con una discapacidad o una enfermedad
minoritaria no implica necesariamente dejar de cumplir
los retos que una persona se propone. Con su
testimonio, Roca transmitid a los asistentes la
necesidad de perseverar en los objetivos y las metas,
de que los limites los ponga uno mismo, a través del
trabajo duro y la constancia, un mensaje de esperanza
para los pacientes con enfermedades raras y sus

familias.



https://www.youtube.com/watch?v=dq8mtqrbKtY













Grupos de

En el ano 2020, AELMHU cre6 los grupos de trabajo cuyo
objetivo es dinamizar la actividad de la Asociacion,
teniendo en cuenta tanto los desarrollos del sector
sanitario como los distintos avances politicos e
institucionales que sean de interés para los asociados.

Durante 2023, AELMHU ha mantenido activos cuatro
grupos de trabajo:

— Acceso
— Terapias Avanzadas
— Asuntos Politicos y Agenda Legislativa

— Cocreacion con las Asociaciones de Pacientes de
EE.RR.

Cada grupo de trabajo dispone de un portavoz, salvo el
grupo de Acceso, que cuenta con dos. Dentro de su
actividad, se celebran reuniones mensuales para definir
estrategias y compartir informacion que permita impulsar
distintos proyectos y elaborar los documentos que se
difunden a lo largo del ano.

Durante este periodo, se ha confirmado el interés de las
companias por formar parte de estos grupos de trabajo,
que se han visto reforzados con la entrada de 16 nuevos
miembros, hasta sumar un total de 53 integrantes.




A través de los distintos grupos de trabajo se han
desarrollado diferentes documentos, como las
Recomendaciones sobre el Acceso y Evaluacion de los
Medicamentos Huérfanos, Recomendaciones para un
Acceso Temprano a estos medicamentos o retos y
oportunidades para las Terapias Avanzadas con
designacion huérfana. Igualmente, se han puesto en
marcha actividades como la primera Jornada en Madrid
sobre este tipo de tratamientos o la actualizacion de los
mensajes clave institucionales que han definido la
posicion de la organizacion en los eventos y reuniones
institucionales donde han participado los miembros de
la Asociacion.
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Gracias al impulso de estas iniciativas, se mantuvieron
encuentros con miembros de las administraciones
publicas especializados en el ambito de las Terapias
Avanzadas, con representantes del Ministerio de
Sanidad y el Parlamento Europeo. Dichas reuniones
permitieron transmitir las propuestas de AELMHU a
los principales partidos politicos de cara a las distintas
elecciones celebradas durante 2023.

Asimismo, a través de varios grupos se desarrollaron y
consensuaron documentos de recomendaciones para
poder participar en consultas y audiencias publicas, en
los ambitos autondmico, nacional y europeo.

De otro grupo de trabajo nacié el acuerdo alcanzado
con la Federacidon Espafola de Enfermedades Raras
(FEDER), un marco de colaboracion para poner en
marcha varias actividades de formacion para su equipo
técnico, junta directiva y movimiento asociativo, asi
como mantener reuniones trimestrales entre ambas
organizaciones y celebrar el encuentro con EURORDIS.



En este sentido, y gracias al impulso y desarrollo
de nuevas iniciativas, documentos, eventos y
colaboraciones que se han desarrollado en los
distintos grupos de trabajo, AELMHU ha
continuado su labor de concienciar a las
administraciones publicas de la importancia de
seguir investigando en las enfermedades raras,
conseguir un diagndstico y acceso, tanto rapido
como equitativo a los medicamentos huérfanos.

También, ha colaborado con otras asociaciones
para extender el conocimiento general sobre
estas enfermedades minoritarias, mejorando asi
la calidad de vida de los pacientes y sus
familiares. Por todo esto, y visto el interés que
generan las iniciativas desarrolladas en los
distintos grupos de trabajo, la Asociacion seguira
impulsando y dando visibilidad a la actividad
desarrollada en el seno de estos grupos, que se
han convertido en una referencia dentro y fuera
de la organizacion por su alto nivel y grado de
conocimiento.
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Reuniones

AELMHU ha contribuido, de forma significativa, a
sensibilizar sobre la realidad de la investigacion de las
enfermedades poco frecuentes y la importancia de facilitar
el acceso a los nuevos tratamientos disponibles y mejorar
el diagndstico precoz, como eje de una politica sanitaria
integradora, capaz de atender las necesidades de todos los
pacientes.

En 2023, la Asociacion consolido las relaciones
institucionales con los actores claves de las distintas
administraciones publicas, como portavoz principal y
cualificado del sector y de los intereses que representa.

El principal cometido de este trabajo institucional fue
asegurar que la Asociacion desempenara un papel crucial
en los procesos de toma de decisiones.

Con este objetivo, y teniendo en cuenta el nuevo contexto
politico surgido de las urnas, AELMHU intensificd su
agenda politica para conocer las prioridades y lineas de
accion marcadas por los nuevos equipos de gobierno, tanto
de la administracion central como autondmica, dar
continuidad a los trabajos y proyectos iniciados, asi como
buscar nuevos espacios de colaboracidn institucional que
redunden en el beneficio de los pacientes y familias

afectadas por enfermedades raras.
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5.1 PARTICIPACION
PUBLICA en

En este sentido, la Asociacion participo en
diversas consultas y audiencias publicas a
nivel autonomico, nacional y europeo.



Memoria
ANUAL

aelmhu

A U tO n O, m iC as. Desde la Asociacion se recomendaba:

— La participacion efectiva de los actores
involucrados, incluyendo la industria farmacéutica,

Observatorio de

con el objetivo de permitir una colaboracion

Farmacoeconoml'a de la institucional abierta y efectiva, integrando las
perspectivas de las asociaciones de pacientes e

COmunidad de Madrid industria, de modo que nos permita situar al paciente
en el centro de las decisiones a corto, medio y largo

En el mes de abril, AELMHU participd en la Consulta Pl

publica del Proyecto de Orden de la Consejeria de Sanidad — Realizar un analisis econdmico — financiero

por la que se crea el Observatorio de Farmacoeconomia de especifico para MM.HH., en el cual se tuviera en

la Comunidad de Madrid y constato el interés de este cuenta las particularidades de los MM.HH. y se

nuevo ente en el acceso a la innovacion. incorporasen parametros multicriterio en la

evaluacidn de los nuevos tratamientos, como la
mejora en la calidad de vida de los pacientes o la
necesidad clinica real, entre otros. Ademas, se sugirid
P ARTICIPAC[(')N establecer plazos definidos para la presentacion de
qe resultados y seguimientos, incrementando asi la

a la : transparencia y posibilitando la implementacion de

PﬁBLlCA mejoras necesarias.
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Cribado Neonatal de

A principios del mes de junio, Castilla La Mancha sacé a
Consulta Publica el Proyecto de Orden por el que se
regulaban las enfermedades congénitas endocrinas y
metabdlicas objeto de deteccidn precoz neonatal. La
consulta tenia a juicio de AELMHU, potencial para mejorar
la calidad de vida de los pacientes y el cribado neonatal de
enfermedades raras.

Asi, desde la Asociacion se recomendo:

— Reconocer los esfuerzos de Castilla - La Mancha -

en esta area de diagndstico y explicar los beneficios
que conlleva la extensidn del cribado neonatal al
mayor numero de EE.RR.

Solicitar la inclusidon del mayor numero posible de
EE.RR. en el programa de cribado neonatal,
priorizando la incorporacidn de todas aquellas
patologias que dispongan de una técnica de cribado
segura, que sea coste-efectiva y cuente con un
tratamiento aprobado e incluido en la Cartera Comun
Basica del Sistema Nacional de Salud.

Reivindicar el reconocimiento de la especialidad de
Genética Clinica, para alinearse con Europa, al ser
Espafia es el Unico pais de la UE que no cuenta con
esta especialidad y acelerar asi el acceso a los
pacientes.



Cribado Neonatal
de las

A mediados de junio, la Consejeria de Sanidad de Baleares
saco a Consulta Publica el Proyecto de Decreto por el que
se establecia la prestacion sanitaria complementaria del
programa de cribado neonatal de enfermedades
endocrino-metabdlicas de las Islas Baleares a la hora de
ampliar el cribado neonatal al mayor numero de EE.RR.
posibles y contribuir asi a mejorar la calidad de vida de los
pacientes.

Por ello, desde AELMHU se recomendaba:

Soluciones regulatorias:

— Incluir el mayor numero posible de EE.RR. en el

programa de cribado neonatal como herramienta
comun de deteccion temprana y accesible, priorizando
la incorporacidn de todas aquellas patologias que
dispongan de una técnica de cribado segura y efectiva
y cuenten con un tratamiento aprobado e incluido en
la Cartera Comun Basica del SNS.

Reconocer la especialidad de Genética Clinica para
alinearse con Europa y acelerar el acceso a los
pacientes.

Soluciones no regulatorias:

— Promover el ambito de la salud preventiva como

herramienta de deteccion temprana de patologias que
posibilite un pronto y mejor tratamiento que redunde
en una mejora de la calidad y nivel de vida de la
ciudadania.



Comision Cribado Neonatal
de

Durante el mes de diciembre, Andalucia sacé a Consulta
Publica el Proyecto de Decreto por el que se crea la
Comision Autondmica de Cribados Poblacionales y
Actividades Preventivas de Deteccidon Precoz y se regulan
las propuestas relativas a las mismas. AELMHU celebré
qgue Andalucia quisiera crear dicha Comision Autondmica
con el objetivo de llevar a cabo una mejora de la
coordinacion administrativa eficaz en aras a la toma de
decisiones estratégicas sobre cribados poblacionales y
actividades preventivas de deteccidn precoz, para
conseguir un buen balance entre los beneficios y los
efectos adversos a nivel poblacional, asi como para evitar
problemas de equidad.

Entre las recomendaciones, AELMHU propuso:

Reconocer los esfuerzos de Andalucia en el ambito
de salud preventiva y su compromiso por mejorar la
eficacia y equidad en el diagndstico temprano.

Poner a Andalucia como ejemplo de buenas
practicas para otras comunidades auténomas.

Que todos los agentes involucrados, como las
sociedades cientificas, las asociaciones de pacientes y
la industria, participen con voz y voto, o
subsidiariamente con una sola voz, en el desarrollo de
esta Comisidn.

Que la Comision se funde y sustente su
funcionamiento bajo un proceso de transparencia en
su composicion, reuniones y cualesquiera otras
actividades de importancia para todos los agentes
involucrados.



Nacionales:

Consulta publica previa del

por
el que se regula

La Asociacion Espanola de Medicamentos Huérfanos y
Ultrahuérfanos (AELMHU) participd en la consulta publica
previa del Proyecto de Real Decreto que regula la
evaluacion de las tecnologias sanitarias. El proceso abierto
fue una oportunidad de extraordinaria importancia para
visibilizar las enfermedades raras (EE.RR.) y ultrarraras,
educar sobre el valor de los medicamentos huérfanos
(MM.HH.) y ultrahuérfanos, colaborar con diversas
entidades para mejorar el tratamiento de EE.RR. y
respaldar la investigacion para lanzar nuevos MM.HH. al
mercado.

AELMHU reconocio la importancia de los procesos de
Evaluacion de Tecnologias Sanitarias (ETS) para garantizar
tratamientos eficaces y abogd por un sistema mas justo y
flexible que involucre a todas las partes relevantes,
incluidos los pacientes con enfermedades raras y sus
familias. También apoyod la iniciativa de fortalecer la
legislacion actual y mostro su disposicion para colaborar en
la construccion de un proceso de ETS moderno.

La Asociacion ademas propuso la creacion de un Consejo
Nacional para abordar, de forma conjunta, los desafios del
sector contando con el consenso de los agentes
implicados.

Igualmente, subrayod la necesidad de asignar recursos
adecuados, tanto econdmicos como humanos, para
implementar un sistema de ETS eficaz en Espana.

Finalmente, enfatizd la importancia de una gobernanza
clara para evitar duplicidades y establecer plazos de
evaluacion concretos en el contexto de la implementacion
del Reglamento Europeo de ETS.

Constato que el actual marco de Evaluacion de Tecnologias
Sanitarias presenta limitaciones al evaluar Medicamentos
Huérfanos, al ignorar sus particularidades, como el tamano
de la poblacion objetivo, o sus desafios en la recopilacidon
de datos y la magnitud de la innovacion.



Tampoco se consideran los beneficios sociales y
econdmicos que estos medicamentos aportan, lo que
impacta en el acceso limitado o con retraso a los mismos.

A pesar de las mejoras introducidas en la financiacidn de
MM.HH., el tiempo promedio de espera para la inclusion en
el Sistema Nacional de Salud es de 23 meses, segun datos
de AELMHU. Por tanto, es crucial considerar estos
aspectos en el desarrollo del marco regulatorio actual para
mejorar la situacion.

Recomendaciones

A. Guias

El Proyecto de Real Decreto destaco la imperiosa
necesidad de establecer una guia metodoldgica para la
evaluacidon adecuada de los MM.HH.

Ante esta premisa, AELMHU planted la creacidon de una
Comision Mixta, integrada por representantes
gubernamentales y del sector farmacéutico, para
desarrollar estas guias de una forma colaborativa y
consensuada.

La Asociacion propuso:

__ Abordar las particularidades de los MM.HH., como el
tamano de la poblacidn objetivo, los desafios
inherentes a la recoleccion de datos y la magnitud de
la innovacion, en la evaluacion de estos tratamientos.

Emplear metodologias que permitan una evaluacion
integral de los beneficios de los medicamentos, asi
como la consideracion de aspectos especificos como
los estudios clinicos de un solo brazo y la utilizacidon
de Datos de Vida Real (Real World Evidence o RWE).

Recopilar datos de la practica clinica habitual,
especialmente en Centros, Servicios y Unidades de
Referencia del Sistema Nacional de Salud (CSUR),
para asegurar la objetividad y transparencia del
proceso de evaluacion.

Desarrollar y sistematizar el Registro Estatal de
Enfermedades Raras (ReeR) para recopilar
informacion y generar evidencia clinica, asi como para
precisar el numero de pacientes.

Incluir todas las enfermedades raras conocidas o
aprobadas en Europa, con participacion de las
comunidades auténomas.



— Utilizar metodologias pragmaticas en la evaluacion de Segun la experiencia de distintos asociados, los criterios

la evidencia disponible, considerando las dificultades mas utilizados para decisiones de financiacion en
en la investigacidn de enfermedades raras y las medicamentos huérfanos son el terapéutico-social y el
limitaciones en el disefio de ensayos clinicos. impacto presupuestario.

— Diferenciar la evaluacion de la incertidumbre clinica y En este contexto, AELMHU planted una serie de
financiera por parte de los técnicos ministeriales, recomendaciones para desarrollar un marco de evaluacion
teniendo en cuenta las limitaciones en la generacidn colaborativa, que incluye:

de evidencia debido al reducido niumero de pacientes
P — atributos mas alla del coste-efectividad:

disponibles.

— criterios adicionales, como amenaza para la vida o

— Garantizar la transparencia en el desarrollo del capacidad de modificar la enfermedad:

protocolo farmacoclinico, especialmente en la

definicidn de criterios de inclusién y en el uso como — consideraciones de impacto clinico, etico y social, asi
herramienta de financiacién, sobre todo para MM.HH. como reconocimiento de la innovacion terapeutica; y
con baja prevalencia. — aplicacién de criterios no tradicionales de evaluacién.

B. Criterios
El articulo 92 del texto refundido de la Ley de garantias y @ @
uso racional de los medicamentos y productos sanitarios
establece criterios para la financiacidn selectiva de nuevos
medicamentos, resaltando la gravedad de las patologias, i
las necesidades especificas de ciertos colectivos, el valor ’ :"“;me;\d’
terapéutico y social, la relacidn coste-efectividad, la
racionalizacion del gasto publico y el grado de innovacion. s
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C. Procesos

El proceso para evaluar los medicamentos huérfanos debe
ser agil, evitar duplicidades y fomentar el didlogo entre
todos los agentes involucrados.

Ante esta situacion, AELMHU propuso:

Establecer un dialogo temprano y continuo entre la
Administracion y las companias, con reuniones
presenciales para intercambiar informacion.

Formar un proceso de horizon scanning para
identificar avances en |+D y priorizar innovaciones.

Incorporar la visidn del paciente y expertos clinicos,
asi como considerar el uso de analisis de decision
multi-criterio.

Importancia de reevaluar en caso de nuevas
evidencias cientificas.

Memoria

ANUAL

aelmhu

D. Terapias Avanzadas

Las terapias avanzadas, como las celulares y genéticas,
representan un cambio significativo en el tratamiento de
enfermedades, especialmente las raras. Sin embargo,
enfrentan desafios Unicos, como la dificultad para obtener
datos a largo plazo debido a la naturaleza potencialmente
curativa y la incertidumbre en su valor.

Por lo tanto, el marco de evaluacion tradicional no es

adecuado para capturar su valor completo.

AELMHU propuso:

— Incluir elementos adicionales de valor.

— Reconocer los desafios en la realizacion de ensayos
clinicos y adoptar enfoques flexibles en la evaluacion
de pruebas disponibles.

— Adoptar una vision pragmatica en la recopilacion de
datos de vida real para abordar las incertidumbres a
largo plazo, minimizando la carga administrativa.

& Aportaciones AELMHU Consulta Publica
previa proyecto de RD ETS


https://aelmhu.es/wp-content/uploads/2023/11/Aportaciones-AELMHU-Consulta-Publica-previa-proyecto-de-RD-ETS.pdf
https://aelmhu.es/wp-content/uploads/2023/11/Aportaciones-AELMHU-Consulta-Publica-previa-proyecto-de-RD-ETS.pdf
https://aelmhu.es/wp-content/uploads/2023/11/Aportaciones-AELMHU-Consulta-Publica-previa-proyecto-de-RD-ETS.pdf

Europa:

Reforma de la legislacion
de la

A principios de noviembre AELMHU participd en la revision
de la Legislacion Farmacéutica de la UE, donde expresd su
compromiso con la mejora continua y agradecio la
oportunidad de participar en la consulta para abordar estos
desafios y asegurar un futuro mas prometedor para los
pacientes con enfermedades raras.

En estos momentos, la legislacion comunitaria parte de los
siguientes puntos clave:

— La distincion entre necesidades médicas no
satisfechas (UMN) y necesidades médicas no
satisfechas importantes (HUMN) genera inquietudes
sobre la definicidn restrictiva y la incertidumbre en la
innovacion, afectando la investigacion en
enfermedades raras.

Los cambios propuestos en la proteccion comercial,
tanto en el periodo de exclusividad como en las
indicaciones terapéuticas, podrian desincentivar la
investigacion y desarrollo de tratamientos para
enfermedades raras al imponer requisitos mas
estrictos y limitar la exclusividad.

La busqueda de equidad en el acceso e innovacion
entre los Estados miembros supone un reto debido a
la complejidad de los mercados y los plazos poco
realistas establecidos, lo que podria dificultar aun
mas el acceso a tratamientos para enfermedades
raras.

Las modificaciones en la proteccion de datos, con
periodos reducidos vy criterios poco flexibles, podrian
obstaculizar la investigacion y desarrollo de
tratamientos para enfermedades poco frecuentes al
no considerar sus caracteristicas unicas.

Aunque se busca agilizar los tiempos de acceso a los
medicamentos huérfanos, es fundamental abordar
también los procesos de evaluacion y financiacion a
nivel nacional para garantizar un acceso oportuno a
los tratamientos, especialmente para los pacientes
con enfermedades raras.



La Asociacion se comprometio a colaborar con la Comision
Europea y otras instituciones para garantizar que estas
sugerencias se tengan en cuenta durante la revision del
proceso de aprobacidn.

En este sentido, AELMHU propuso:

— Consensuar una definicidon amplia y equilibrada de
necesidades médicas no satisfechas (UMN) y
necesidades médicas no satisfechas importantes
(HUMN), elaborada por un comité con la participacion
de todas las partes interesadas, que considere las
particularidades de cada patologia.

— Desvincular la obtencion de incentivos del
cumplimiento de conceptos ambiguos como UMN y
HUMN, especialmente cuando son la Unica forma de
mantener los incentivos del marco actual.

— Mantener un periodo de exclusividad de diez anos,
con la opcidn de extenderlo segun diferentes criterios,
sin reducirlo inicialmente.

— Eliminar la reduccion del periodo de exclusividad
relacionado con el principio activo para mantener el
incentivo de explorar el potencial de una molécula.

Incorporar criterios flexibles al evaluar el
cumplimiento de distribucion continua con la cadena
de suministro, considerando las barreras existentes,
los tiempos de acceso y las caracteristicas de los
pacientes con enfermedades raras.

Mantener o extender el periodo de proteccion
normativa de datos a ocho anos, con la posibilidad de
ampliacion bajo diferentes criterios, sin condicionarlo
al acceso en todos los Estados miembros.

Considerar las diferencias entre los Estados
miembros al implementar criterios comunes,
adaptados a los medicamentos huérfanos, mediante
un dialogo entre las agencias de medicamentos y
todas las partes involucradas en el proceso.

Asegurar un dialogo activo con todos los
interesados en areas donde la Agencia Europea del
Medicamento emita guias cientificas para considerar
todos los factores en torno a la aplicacion del
Reglamento y la Directiva.


https://aelmhu.es/wp-content/uploads/2023/11/CONSULTA-PUBLICA-EUROPEA_APORTACIONES_ASOCIACION_ESPANOLA_DE_LABORATORIOS_DE_MEDICAMENTOS_HUERFANOS_Y_ULTRAHUERFANOS_AELMHU.pdf
https://aelmhu.es/wp-content/uploads/2023/11/CONSULTA-PUBLICA-EUROPEA_APORTACIONES_ASOCIACION_ESPANOLA_DE_LABORATORIOS_DE_MEDICAMENTOS_HUERFANOS_Y_ULTRAHUERFANOS_AELMHU.pdf

5.2 REUNIONES

A largo de 2023, AELMHU mantuvo numerosos encuentros de
trabajo con diferentes representantes institucionales, tanto del
ambito ejecutivo como parlamentario a nivel nacional:

— EL Director General de Cartera Comun de Servicios del
SNS y Farmacia del Ministerio de Sanidad, César
Hernandez.

— La Secretaria General de Investigacion del Ministerio de
Ciencia, Raquel Yotti.

— Portavoces del Grupo Parlamentario Republicano, Xavier
Eritja y del Grupo Parlamentario Popular del Congreso de
los Diputados, Elvira Velasco y Ana Pastor.

A nivel autondmico:

— ELl Director General de Prestaciones y Farmacia de la
Consejeria de Salud de Islas Baleares, Joan Simonet.

— La Directora General de Planificaciéon, Ordenacion e
Inspeccion Sanitaria y Farmacia de la Consejeria de
Sanidad de Castilla — La Mancha, Carmen Encinas.

— EL Director General de Planificacion, Farmacia e
Investigacion Farmacéutica de la Consejeria de Sanidad
de Murcia, Jesus Canavate.

— La Directora General de Farmacia de la Conselleria de
Sanidad de la Generalitat Valenciana, Elena Gras.

— La Subdirectora de Farmacia y Productos Sanitarios, de la
Consejeria de Sanidad de la Comunidad de Madrid,
Maria José Calvo

— Y el Consejero de Sanidad de Aragon, José Luis
Bancalero.




Igualmente, se han mantenido algunas reuniones con las
principales asociaciones y federaciones (2) de la industria
farmacéutica, como Farmaindustria y la Federacion de
Asociaciones Cientifico Médicas Espanolas.

El objetivo de dichos encuentros fue el de dar a conocer la
labor de AELMHU, la posicion y los retos a los que se
enfrenta, compartiendo los diferentes proyectos
desarrollados por la Asociacion, como el informe de acceso a
los medicamentos huérfanos y el de ensayos clinicos de
enfermedades raras en Espana. Igualmente, en estos
encuentros institucionales se compartieron propuestas de
mejora sobre distintos desarrollos politicos, legislativos e
institucionales de interés en el ambito de las
enfermedades raras y los medicamentos huérfanos, ademas
de promover la colaboracion con los distintos agentes que
componen la cadena de valor del sector sanitario con el
objetivo de incrementar la llegada de la innovacion y mejorar
entre todos la calidad de vida de los pacientes con
enfermedades raras.




en
6. Eventos Externos

Gracias al trabajo desarrollado en los ultimos 12 anos por
la Asociacion y al conocimiento, promocion y avance en los
tratamientos para enfermedades raras, AELMHU ha
conseguido una mayor participacion, involucracion y
proyeccion en los principales foros y eventos organizados
en el sector sanitario.




6.1 EVENTOS con
de

Durante este ano, la Asociacion participd en un total de 22
encuentros, nueve mas que en 2022, que han ayudado a
fortalecer su posicion como lider en el ambito de los
medicamentos huérfanos. Desde la Hoja de Ruta hasta su
participacion destacada en el XVI Congreso Internacional
de Enfermedades Raras, AELMHU contribuyd a avanzar en
la mejor comprension y el tratamiento de estas
enfermedades, asi como acercar la realidad de los

pacientes y de sus familias.

Hoja de Ruta en

Enfermedades Raras
(17/01/2023)

De forma presencial, la directora de nuestra organizacion,
Marian Corral, intervino en el segundo encuentro de la
Hoja de Ruta en Enfermedades Raras. Impulsado por la
companfia Takeda, contd con la nutrida presencia de lideres
del sector. Ademas de destacar los avances, los logros y
desafios del sector, ofrecio distintas claves para mejorar el
acceso a los nuevos tratamientos y potenciar la
investigacion, en un afo marcado por elecciones, cambios
legislativos y la Presidencia espanola de la UE. En la mesa
de debate posterior intervinieron personalidades como
Jorge Aboal Vinas, ex director general de Asistencia
Sanitaria del Servicio Gallego de Salud; Cristina Ruiz,
subdirectora General de Planificacion y Organizacion
Asistencial de la Consejeria de Sanidad Universal y Salud
Publica de la Comunidad Valenciana; o Carolina Rodriguez
Gay, jefa de Area de Informacién y Atencién al Paciente de
la Consejeria de Sanidad de la Comunidad de Madrid



Europe Rare Disease
Summit 2023

(15/02/2023)

La presidenta de AELMHU, Maria José Sanchez Losada,
participd en el Europe Rare Disease Summit 2023.
Celebrado de forma presencial en Madrid, este acto reunid
a representantes de la Administracion, la Unidn Europea, la
industria farmacéutica, las asociaciones de pacientes e
investigadores. Se abordaron los cambios legislativos, el
acceso y financiacidon de los medicamentos huérfanos, la
innovacion o el papel de los pacientes con enfermedades,

entre otros temas.
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Maria José Sanchez Losada presentd los datos del ultimo
Informe Anual de Acceso de los Medicamentos Huérfanos
en Espana, elaborado por AELMHU, y compartio algunas
de las propuestas remitidas al Ministerio de Sanidad para
mejorar y afrontar los retos de acceso a los medicamentos
huérfanos ante los cambios legislativos inminentes en la
Ley General de Garantias y Uso Racional de los
Medicamentos y el Real Decreto de financiacion y precio de
los medicamentos.

3 Bamberes




Jornada de

Enfermedades Raras
(23/02/2023)

En el debate online organizado por el diario IM Médico bajo
el titulo Enfermedades raras: diagnosticos mas afinados,
tratamientos mas especificos, la Asociacion estuvo
representada por su secretaria y vocal, Beatriz Perales.

Durante su intervencidn, destacé la labor de AELMHU en
la investigacion, desarrollo y comercializacion de terapias
innovadoras para mejorar la calidad de vida de pacientes
con enfermedades raras y ultrarraras. También se refirid a
los datos recientes del Informe Anual de Acceso de los
Medicamentos Huérfanos en Espana 2022, que sirvieron
de marco para analizar, junto con los demas ponentes, los
desafios actuales de la investigacion, el diagndstico, la
regulacion y el acceso a tratamientos.

Puso de relieve la necesidad de afrontar estos desafios,
de manera colaborativa y urgente, para garantizar un
diagndstico temprano y un acceso rapido a los tratamientos
para los pacientes con enfermedades raras.
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I Foro de Terapia

Génica en Hemofilia
(24/02/2023)

La directora de nuestra organizacion, Marian Corral,
participd en el | Foro de Terapia Génica en Hemofilia, que
organizo CSL Behring en Madrid. En este encuentro se
expusieron cuestiones relacionadas con las necesidades no
cubiertas, la perspectiva de especialistas y la investigacion
clinica de la hemofilia.

AELMHU estuvo presente en el panel final sobre acceso a
financiacion para terapias avanzadas, en el que se trataron
los modelos de financiacion y los retos en el acceso.

Marian Corral ofrecié las claves del Informe Anual de
Acceso de los Medicamentos Huérfanos en Espana
centradas en los principales retos que afectan a la
financiacion de terapias avanzadas en enfermedades
raras, ademas de los aspectos regulatorios, de gestidon y
formacion sanitaria.




Dia Mundial de las

Enfermedades Raras
(28/02/2023)
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Durante la Il Jornada de Enfermedades Minoritarias del
Hospital 12 de Octubre de Madrid, AELMHU estuvo
representada por Marian Corral, quien hizo balance de los
datos de acceso y destaco la importancia de 2023 para la
industria farmacéutica en Espafa a través del desarrollo y
revision de normas clave para el sector como la Ley de
Garantias y Uso Racional de los Medicamentos, el
Reglamento Europeo de Medicamentos Huérfanos o la
Presidencia espanola del Consejo de la UE.

Varias asociaciones de pacientes tuvieron la oportunidad
de compartir su experiencia y ofrecer propuestas de mejora
para garantizar la continuidad asistencial de los pacientes.



Prioridades en
evaluacion y
financiacion de
medicamentos y
productos sanitarios

en Espana
(21/03/2023)

Beatriz Perales, secretaria de AELMHU, participd de forma
presencial en una nueva edicion de la jornada Post Ispor
2023 y Diariofarma, titulada en esta ocasion Prioridades
en evaluacion y financiacion de medicamentos y productos
sanitarios en Espana.

Los ponentes incidieron en aspectos clave de la evaluacion
y financiacion de medicamentos, en un encuentro que
conto con la intervencidn del Director General de Cartera
Comun de Servicios del SNS y Farmacia, César Hernandez.




Marian Corral asistio en representacion de AELMHU a las
Il Jornadas sobre Enfermedades Raras, con el fin de
visibilizarlas y demandar mas investigacion.

Celebradas en Jaén, los ponentes coincidieron en reclamar
una vision mas humanitaria de las enfermedades de baja
prevalencia, ademas de solicitar mas esfuerzos en

investigacion, recursos y atencion multidisciplinar al

Il Jornada Mds

Durante la jornada, los expertos y profesionales trataron la

) ) ] ) z ' ,
‘/ lSlbleS investigacion y acceso a los medicamentos huérfanos, la

visibilidad de las enfermedades raras, la atencion psico-

(24/03/2023) social y los cuidados paliativos.




]Ornada . . CO/mO Va a Beatriz Perales, secretaria de AELMHU, intervino en la
° <

jornada de reflexion ;Como va a afectar a los

medicamentos huérfanos la Estrategia Farmacéutica
afectar a los

Europea?

medicamen tOS Organizada por Biolnnova Consulting, la secretaria de la

Asociacion manifestd sus inquietudes sobre de la

huérfanos la ES tra tegia propuesta de la Comision Europea que, en su opinion, no

favorece la innovacion ni la competitividad de la industria

Farmaceu tlca Europea.p farmazéuti;a. Hizo hincafpié en la g!eftién de la L
(11/09/2023) Incertidumbre como un factor crucial para atraer la

inversion de las companias en Espana y destaco los plazos
como el principal desafio del nuevo marco regulatorio
europeo.

Asimismo, puso de relieve la importancia de definir
claramente las necesidades médicas no cubiertas dentro
de la regulacion del periodo de proteccion de datos.
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Cursos de Verano de la
Universidad de Castilla
La Mancha

(20/09/2023)

Un afio mas, la Asociacion participd en el curso de verano
organizado por la Universidad de Castilla—La Mancha con
la colaboracion de la Fundacion Weber. Este ano Marian
Corral represento a la Asociacion en la mesa Estrategias
europeas, nacionales y regionales: hacia un sistema
equitativo y sostenible. La directora destacd los cambios
que afectan a los medicamentos huérfanos y coincidio en la
necesidad de entablar un didlogo y llegar a acuerdos que
incluyan a todos los actores implicados, en un acto que
contd con la participacion del Ministerio de Sanidad y de la
Comunidad de Madrid. La directora estuvo acompanada
por Cristina Gonzalez del Yerro Valdes, subdirectora
General de Cartera de Servicios del Sistema Nacional de
Salud y Fondos de Compensacion de la Direccion General
de Cartera Comun de Servicios del Sistema Nacional de
Salud y Farmacia; Carolina Rodriguez Gay, jefa de area de
Informacién y Atencién al paciente; Maria Angeles Gémez
Mateos, Subdireccion General de Humanizacion de la
Asistencia, Bioética e Informacidn y Atencion al Paciente de
la Consejeria de Sanidad de la Comunidad de Madrid y
Roberto Saldana, representante de la Academia Europea
de Pacientes (EUPATI).



IV Simposio del
Observatorio de la
Sanidad EL IV Simposio del Observatorio de la Sanidad, organizado

por El Espaniol e Invertia contd con la participacion de

(03/10/2023) destacados lideres del sector sanitario y representantes

gubernamentales. En la mesa redonda sobre las
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Np— -— T necesidades y aportaciones de la industria farmacéutica,

\ accentur AELMHU estuvo representada por su presidenta, Maria

e T José Sanchez, quien destacd los desafios en el acceso a
- medicamentos huérfanos en Espana y la necesidad de

acelerar su aprobacidn para beneficiar a los pacientes.

El evento abordd los retos mas urgentes del Sistema
Nacional de Salud, incluidos la financiacion de las
innovaciones de la industria v la digitalizacion del sector.
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Congreso Retina

Murcia
(06/10/2023)

Marian Corral representd a la Asociacion en el Congreso
Retina Murcia, dentro de la mesa “Orphanet y los
medicamentos huérfanos”. La directora ofrecidé una vision
detallada de la situacion actual de estas enfermedades,
incluyendo datos sobre su impacto en la sociedad y los
desafios que enfrentan quienes las padecen. El enfoque se
centrd en los medicamentos huérfanos, su relevancia en la
industria farmacéutica y la investigacion en curso. Se
profundizod en el proceso de aprobacion y comercializacion
de estos medicamentos, asi como en los retos asociados al
acceso a ellos vy la regulacidon que los rodea.

Para concluir, AELMHU identifico los principales desafios y
necesidades del sistema sanitario espanol en relacion con
las enfermedades raras y los medicamentos huérfanos,
proporcionando una vision integral de la situacidn vy las
areas de mejora. El Congreso impulso las mejores practicas
profesionales disponibles que relacionan el diagndstico, el
tratamiento de los defectos y las enfermedades del
aparato de la vision, con el conocimiento y la visidon que los
propios pacientes y las entidades de pacientes pudieran
ofrecer al respecto.
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XVI C Marian Corral, en representacion de AELMHU, participd en
OngreSO el XVI Congreso Internacional sobre Enfermedades Raras,
que organizan la Universidad Catdlica de Murcia y la

In ternaCional de Asociaciéon D’'Genes.
Enferm edades RaraS El evento reunid a las asociaciones de pacientes, los

investigadores y a distintos representantes de la
(25/10/2023) administracion publica. La directora resalto el avance
registrado en la investigacion de enfermedades raras en
Espana como resultado del aumento del nimero de
ensayos clinicos autorizados en nuestro pais y manifestd la
importancia de aprovechar esta oportunidad para mejorar
la eficiencia y el atractivo del pais en la investigacion de
enfermedades raras.
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Asociacion
Congquistando

Escalones
(27/10/2023)

La Asociacion Conquistando Escalones organizo el
Congreso Vila-real por la ciencia y la innovacion: la
investigacion como cura para millones, junto con el
Ayuntamiento de Vila-real, en el Auditori Municipal.

El evento abordd la investigacion clinica en enfermedades
neuromusculares, la terapia genéca y el acceso a
medicamentos huérfanos.

Por parte de AELMHU, Marian Corral destaco la necesidad
de introducir cambios en la evaluacion y financiacion de
medicamentos para mejorar el acceso temprano a los
tratamientos.

José Alcami, Juan Vilchez, Rubén Artero o Maria Jesus
Vicent participaron, entre otros expertos reconocidos y
figuras destacadas fuera del ambito sanitario, como el
atleta Alex Roca y el exentrenador de futbol Juan Carlos
Unzué.
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Evento de
Enfermedades
Raras en el
Congreso de los
Diputados

(20/11/2023)

Maria José Sanchez, presidenta de la Asociacidon Espanola
de Laboratorios de Medicamentos Huérfanos y
Ultrahuérfanos (AELMHU), traslado en este acto
organizado por FEDER Hacia un plan europeo integral de
las enfermedades raras: la participacion de Espana, la
perspectiva y situacion de estos tratamientos en nuestro
pais. David Sanchez, portavoz de la Vocalia de Accidn
Internacional de FEDER, completd esta vision haciendo
hincapié en la necesidad de ampliar y adaptar la
participacion efectiva de los pacientes en todos los
procesos que les afectan. El encuentro, inaugurado por la
presidenta del Congreso de los Diputados, Francina
Armengol, es el resultado de la alianza de FEDER con
EURORDIS y RPP Group, junto con Farmaindustria y
AELMHU.



Encuentro
medico-cientifico
sobre EE.RR.

(21/11/2023)

AELMHU, representada por la directora Marian Corral,
clausurd la jornada El futuro del acceso a los
medicamentos huérfanos: humanizando las enfermedades

raras, que se celebro en la Sede Central del Instituto
Cervantes de Madrid.

Coordinado por la Fundacion Tedfilo Hernando, el evento
explord el acceso a los tratamientos para enfermedades
poco frecuentes y su impacto humano. La directora de
AELMHU resalté el momento normativo crucial que
atraviesa el sector farmacéutico y la importancia del
trabajo conjunto para beneficiar a los pacientes con nuevos
tratamientos.

Expertos como Marta Trapero, Gloria Palomo y Antoni
Gilabert analizaron el futuro del acceso a medicamentos
huérfanos, mientras que Mdnica Rodriguez, Julio Zarco
Rodriguez y Concepcion Martinez discutieron otros
aspectos relevantes en el encuentro.




Congreso de
Enfermedades

Raras en Elche
(14/12/2023)

Elche acogio en 2023 el Il Congreso de Enfermedades
Raras para debatir y formar a la comunidad sanitaria y
educativa. Las ponencias se enfocaron en la necesidad de
formar a docentes y sanitarios, con el fin de adquirir un
mayor conocimiento y sensibilizacidn para alcanzar una

sociedad mas inclusiva y justa

La directora de AELMHU, Marian Corral abordo la
situacion de los medicamentos y ensayos clinicos en
Espana, destacando un incremento constante en la
investigacion de enfermedades raras y medicamentos
huérfanos.

Basandose en datos del Informe Anual de Acceso, destaco
la necesidad de definir un modelo especifico para evaluar
y financiar medicamentos huérfanos, de modo que
simplifique los procesos y ofrezca certidumbre, agilidad y
transparencia en los procesos. Compartio las propuestas
de la Asociacidon remitidas al Ministerio de Sanidad sobre
un nuevo modelo de acceso temprano para los
tratamientos que permita una colaboracidn agil, la
participacion de pacientes y clinicos, asi como la
financiacion en base a resultados elementos todos ellos
cruciales para mejorar la disponibilidad de medicamentos
vitales.

Los expertos coincidieron en la importancia de enfocarse
en mejorar la empatia social mediante el conocimiento y la
difusion de informacidn, bajo el lema Juntos Sumaremos.

El Congreso hizo un llamamiento a la necesidad de ofrecer
apoyo y ayudas a las familias cuyos hijos son
diagnosticados de una enfermedad poco comun, tanto en
los procesos burocraticos o médicos, como en el dia a dia
del tratamiento.



— Master Universidad Camilo José Cela.

OtrOS even tOS Con — Enfermedades Raras, organizado por Canal Sanitario.
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parthlpaClon de — Talento en Enfermedades Raras, organizado por Hays.
AELMHU — Hemoglobinopatias en Espafia, organizado por Vertex

Pharmaceuticals.

— Master en Enfermedades Raras y Medicamentos Huérfanos.
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OBSERVATORIO LEGISLATIVO DE ENFERMEDADES
RARAS Y MEDICAMENTOS HUERFANOS

Enfermedades raras y medicamentos
huérfanos ante la Ley de Garantias:

6.2 OTROS EVENTOS
del

necesarias

La Asociacion Espafiola de Laboratorios de Medicamentos
Huérfanos y Ultrahuérfanos reforzé su presencia en los
eventos y encuentros relevantes sobre enfermedades raras

..........

con una participacion en 25 actos en 2023.

La presencia activa de la Asociacion en estos actos es una
prueba del compromiso y el apoyo ofrecido a los pacientes
afectados por enfermedades raras y ultrarraras. AELMHU
asistido también a distintos encuentros con expertos y
autoridades sanitarias para conocer los desarrollos
legislativos que estan marcando la agenda del sector.

La Junta Directiva y la Direccion de AELMHU estuvieron
presentes en los siguientes eventos durante los primeros
meses de 2023: el Observatorio Legislativo, organizado
por Alexion el 31 de enero; la Estrategia Farmacéutica
Europea, organizado por Diariofarma el 6 de febrero;
Abordaje y tratamiento de la hemofilia, organizado por
Sobi el 21 de febrero; Jornada en el Congreso de los
Diputados sobre Epilepsia, organizada por la Federacion
Espanola de Epilepsia el 30 de marzo; y campanas con
motivo del Dia Mundial de las Enfermedades Raras (22 y
29 de febrero, 15y 16 de marzo).
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En el mes de mayo la directora de AELMHU, Marian Corral,
asistid a un evento organizado por Bioinnova sobre la
legislacion europea de los medicamentos huérfanos.
También participd en varios encuentros online: como el
Seminario FUNCAS, celebrado el 31 de mayo; un evento
sobre Ensayos Clinicos organizado por la Plataforma de
Organizaciones de Pacientes el 14 de junio; y el Encuentro
de Expertos en Enfermedades Raras, que tuvo lugar el 15
de junio.

A lo largo de junio vy julio, la Asociacion participd en un
desayuno con César Hernandez, organizado por Executive
Forum el 20 de junio; un evento organizado por el
Despacho Faus & Moliner en Madrid el 29 de junio; y en la
Jornada Post ISPOR 2023, organizada por ISPOR Spain
Chapter y Diariofarma el 7 de julio, bajo el titulo
Prioridades en evaluacion y financiacion de medicamentos
y productos sanitarios en Espana.



AELMHU también estuvo representada durante el mes
de septiembre en los cursos de verano de la UIMP de
Santander y de la Universidad de Castilla-La Mancha,
centrados en las nuevas estrategias y tendencias en el
manejo de enfermedades raras, asi como en el Primer
Curso Nacional de Terapia Génica para Enfermedades
Raras, celebrado entre el 22 y el 23 de septiembre.
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Entre el 10y el 11 de octubre, se organizé en Bilbao una
conferencia sobre Enfermedades raras y las Redes
Europeas de Referencia, que contod con la presencia de
Marian Corral. A finales del mismo mes, Executive Forum
organizé un Desayuno Informativo con el consejero de
Salud de Cantabria, César Pascual, el 18 de octubre, donde
también estuvo representada la Asociacion.
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Aniversario Federacion ASEM (el 17 de noviembre), los

Premios ASEDEF (27 de noviembre) y la jornada
organizada por Biogen sobre Esclerosis multiple (29 de
noviembre). Ademas, José Luis Moreno, vicepresidente de
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AELMHU, participo en la presentacion del nuevo
Reglamento de Evaluacion de Tecnologias Sanitarias, en un
evento organizado por la Comisidon Europea en Sevilla, el
22 de noviembre.
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La comunicacion sigue siendo una pieza fundamental en la
interaccidon con el resto de los agentes del sector. Desde la
Asociacion se ha continuado con las iniciativas de
elaboracion de contenidos que contribuyan a dar a conocer
nuestro compromiso con la investigacion, el desarrollo e
impulso en la comercializacion de terapias innovadoras que
mejoren la vida de pacientes y familiares.

Esta estrategia de generar una informacion periddica de
alto valor anadido nos ha permitido reforzar la confianza
de los principales interlocutores del sector y seguir siendo
una referencia informativa y formativa consistente para los
medios de comunicacion, en un entorno marcado por la
creciente complejidad, la volatilidad y la desinformacion.

Durante el ano 2023, AELMHU ha mantenido un perfil alto
de comunicacion a través de la difusion de comunicados de
prensa, la presencia activa en las redes sociales o la
actualizacion de los contenidos de la pagina web.

Igualmente, los portavoces de la Asociacion han mostrado
una actitud abierta y proactiva en sus relaciones con los
medios para atender los distintos requerimientos
informativos, lo que ha servido para ganar en cercania con
la sociedad.
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/.1 AELMHU en los
MEDIOS de

A lo largo de este ano, gracias al lanzamiento de distintas
notas de prensa, la distribucion de los informes, eventos
en los que AELMHU ha participado o asistido y a la
proactividad de los medios en hablar sobre los temas que
impactan directamente, se han logrado un total de 229
impactos, repartidos entre medios generalistas y
especializados.

;Cual es r}uestra

MISION?

Desde la Asociacion se han lanzado cuatro notas de
prensa que, en un contexto mediatico que no favorece la
publicacion de este tipo de contenidos, han tenido buena
acogida.

— Presentacion del Informe Anual de Acceso: la
publicacion de los resultados se realizé en dos
impactos, lo que multiplico la acogida de la nota de
prensa.

— Informe de Ensayos Clinicos en Enfermedades
Raras.

— Ceremonia de entrega de Premios AELMHU 2023.



AELMHU ha aparecido en mas de 100 medios distintos, Aunque el sector de la comunicacidn se ha vuelto complejo

tanto a nivel nacional como regional, predominando sobre y cada vez es mas necesario reforzar la confianza de los
todo el formato digital. Por tipo de medios, predomina el lectores, AELMHU sigue generando interés en los medios
entorno generalista, con impactos en El Mundo, Cadena a distintos niveles, lo que indica que la sociedad percibe a
SER o La Razdén; los medios especializados en salud la Asociacion como un buen interlocutor, experto en el
abarcan el 47%, con impactos en Consalud, Redaccién ambito de las enfermedades raras y los medicamentos
Médica o Diariofarma, entre otros. También se han huérfanos.

generado impactos en medios econdmicos y agencias de

noticias como EFE o Servimedia. =

ell ¢ i
= “nomisty,,,

ADOS y
o CoTizaciongs IBEX35
4 o -CONTINUO




farma

Gestion
. Julio Sanchez Fierro, a titulo postumo, y
) (‘U“O“\\S“den AIlgel Carlvaced - 3 ’
, o, premios Aelmhu 2023

ONTI? oo
|BEX 35 M.C ! gos proyectos, uno de la Asociacion Duchenne Parent Project Espafia y otro
e Dravet Syndome Foundation Espafia, han completado las cuatro ‘

| COTIZACIONES
salud categorias de este afio

TGS

—en g AMINY

GSan,'da d

[F=

A 4. 20231

ACHO
OR LAURA CAMAC! \
¥ ACTUALIDA

\‘lQU:lﬁ,QF\FJIﬂE‘_‘_\\U

—

) 3
e e b lws I—

wie U
B M5

or o Jos farmaco? huérfan
‘adﬁnancia el 4370 de los | - farma
A PROFESION TERAPEUTICA GESTION orIrION FARNACIA ASISTENTIAL FARMACIA HOSPITALARIA %MENTOS
Gestion §
. " fin?"ciarTn
El acceso a medicamentos huérfanos en huérfan,
~ * 4 °., /7 L u
Espafia mejora, pero aull se sittia lejos dela alde Ace
. n
media europea S22 el temp
PUblica g ,COS .

El Segundo informe cuatrimestral de acceso alos medicamentos huér €sdesq - 1ed
Ses

en 2023 de Aelmhu indica que siguen sin financiarse 49 medicament
aprobados por la EMA y la espera media supera los dos anos 2 Seencro ge

v | | la
f \,- Bl ultimo informe de

Wi estia
— Ae\mhu) mu
(c\'\spon'\b'\\\c\ad de

rodavialentd

estas terapia



: farma

PR()FESI()N ERAPEUTI A GES“ON OPINIG N FARMAC A ASISTE NCIAL
C
\ |

f Terapéutica

- Aelmhu urge 3 «

FARMACIA HOSPT4

/1.2

Durante 2023, AELMHU continud proyectando el trabajo
del sector a través de los medios de comunicacion, con un
total de 19 entrevistas registradas.

Entre las contribuciones mas destacadas, se incluyen
apariciones en medios de ambito nacional, como la
publicacion de una entrevista en la agencia de noticias EFE
y la registrada en el diario digital El Espanol.

Asimismo, nuestra presencia se ha consolidado en
diversos diarios especializados, entre los que se
encuentran Redaccion Médica e IM Médico, con multiples
menciones, ademas de apariciones periodicas en
Diariofarma, Diario Médico o Consalud, entre otros.
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La Asociacion ha consolidado su presencia en las distintas
plataformas de redes sociales, segmentando y adaptando
sus contenidos a los distintos publicos. Desde que inicio su
incursion en Twitter en 2017 vy en LinkedIln en 2019, ha
mostrado su disposicion a difundir contenidos de valor
propio relacionados con su ambito de actuacion, ganando
asi un espacio de relevancia en el ambito de la
comunicacion digital.

Este logro ha sido posible gracias a una estrategia
enfocada en la expansion y difusidon de informacidn de
calidad, asi como a la modernizacion en la manera de
compartir contenidos, adaptandose a las nuevas
tendencias informativas y haciendo mas atractiva su
propuesta para los usuarios.

El objetivo primordial de AELMHU no es otro que seguir
incrementando su visibilidad y notoriedad entre las
companias y expertos con los que interactua la Asociacion,
con el fomento del dialogo con los distintos grupos de
interés. De esta forma, se busca promover conversaciones
relevantes tanto para las sociedades cientificas como para
la sociedad en general.
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AELMHU logro elevar hasta los 9.760 su cifra de
seguidores en X en 2023, un 18% mas respecto al ano
anterior. La cifra de impresiones de tuits paso de 3,5M
impresiones a 3,7M en 2023.

Este crecimiento se vio también reflejado en LinkedIn,
canal donde la Asociacion incrementd sus seguidores en

3.700.000
792, un 40%, hasta alcanzar los 2.753 en 2023.

9.760
8.460

2.753

2.065 127.320

seqguidores interaccion Impresiones



3.

Todo nuestro trabajo no habria sido posible sin el respaldo,
compromiso y dedicacion de nuestros asociados, cuya
colaboracion e impulso son fundamentales para lograr los
objetivos que nos hemos marcado.

ACExion JAinylam  AMRYT argenx: biogeryst — Biogen

PHARMA

SIOMARIN  (3Chiesi  CSLBehring GenSight 2 ferrer

Biotherapies for Life™ BIOLOGICS for good

Il HORIZON.

MMUNOcORE  Tnsmed  GIPSEN  #erupo matearmaco () Jazz Pharmaceuticals

ovation for patient care

QYOwaKIRIN U PTC) sanofi

NOVARTIS / THERAPEUTICS AV,

Inspired by patients.

r o
"% Driven by science. UITFOQE‘I’ ]V/{ VERTEX

por vuestro apoyo e involucracion

PDSODI @




Igualmente, queremos expresar nuestra mas profunda gratitud a todas las entidades,
personalidades e instituciones que han colaborado y sumado esfuerzos con nosotros para
contribuir a mejorar la salud y la calidad de vida de las personas afectadas por enfermedades
raras, conseguir dar visibilidad y acercar los tratamientos a los pacientes que los necesitan.
Nos gustaria hacer una mencion especial a la Federacion Espanola de Enfermedades Raras
(FEDER), que representa y encarna la voz de los pacientes, nuestra auténtica razon de ser.
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