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Tabla 2. MMHH no oncoldgicos no comercializados en 2016 en Espafna

INTRODUCCION Y OBJETIVOS

Los medicamentos huérfanos (MMHH) se destinan al diagnostico, prevencion y tratamiento
de las enfermedades raras (EERR) que en la Union Europea (UE) son aguellas con

Autorizacion
EMA

Nombre

. Enfermedad rara
comercial

Principio activo CN-AEMPS Tiempo

prevalencia inferior a 5 casos por cada 10.000 habitantes!2. GLYBERA AIipogenl tiparvovec 25/10/2012 | 10/10/2014 23,5 meses Hiperlipoprote?nemi.a tipo |
_ ., _ _ _ . REVESTIVE  Teduglutida 30/08/2012 | 28/05/2013 | 8,9 meses |Sindrome del intestino corto
0 La legislacion europea actual y estrategias existentes constituyen las bases para facilitar el PLENADREN Hidrocortisona 03/11/2011 | 07/05/2014 30,1 meses Insuficiencia suprarenal
. L, 34 ,
desarrollo y la puesta a disposicion de los MMHH"%. FIRDAPSE  Amifampridina 23/12/2009 | 03/02/2015 61,4 meses Sindrome miasténico de Lambert-Eaton
0 Las politicas de acceso a los MMHH son competencia de cada pais lo que da lugar a STRENSIQ  Asfotasa alfa 28/08/2015 | 15/10/2015 | 1,6 meses Hipofosfatasia
situaciones de inequidad y diferencias en el acceso y precios dentro de la UE>. KANUMA Sebelipasa alfa 28/08/2015 | 08/01/2016 | 4,4 meses Deficiencia de lipasa acida lisosomal
5 La repercusion econémica de su comercializacion no se espera desproporcionada®. HOLOCLAR  [Ceélulas del epitelio corneal | 17/02/2015 | 16/09/2015 | 6,9 meses [Deficiencia de células madre limbares
£l obietivo d Ji | I3 sit ., tual del | 4o d TRANSLARNA Ataluren 31/07/2014 | 01/12/2014 | 4,0 meses |Distrofia muscular de Duchenne
- | objetivo de estg eStP 0 €5 evaluar alls.l dacion actua , €l acteso a merccc';l,o Ie VIMIZIM Elosulfasa alfa 28/04/2014 | 23/03/2015 10,8 mesesMucopolisacaridosis tipo VA
05 MMI_II_H en Splana junto con e ¢ ”T‘paCtO econom_lcl_o C?ue Slgpon | fa 1a GRANUPAS  Acido para-aminosalicilico | 07/04/2014 | 13/06/2014 | 2,2 meses Tuberculosis multirresistente
comerqlalza0|on C,Ie _OS MMHH no oncologicos no comercializados sobre el gasto SIRTURO Bedaquilina 05/03/2014 | 18/09/2014 | 6,5 meses [Tuberculosis multirresistente
sanitario y farmaceutico. WAKIX Pitolisant 31/03/2016 | 03/08/2016 | 4,1 meses Narcolepsia
METODOS ALPROLIX  Eftrenonacog alfa 12/05/2016 | 23/06/2016 | 1,4 meses [Hemofilia B
| | | | IDELVION Albutrepenonacog alfa 11/05/2016 | 30/08/2016 | 3,6 meses Hemofilia B
o Para evaluar la situacién actual se analizaron los MMHH autorizados en la UE’, cuantos BRONCHITOL Manitol 13/04/2012 | 15/07/2016 |51,1 meses Fibrosis quistica
fueron financiados en Espafa entre 2002-2016%° y el tiempo transcurrido hasta su GALAFOLD  Migalastat 26/05/2016 | 29/08/2016 | 3,1 meses Enfermedad de Fabry

comercializacion.

La totalidad del periodo transcurrido desde la autorizacion de la EMA hasta la obtencion del CN no es
atribuible a la AEMPS sino a la fecha de solicitud por parte de la compafiia.

0 Se localizaron 16 MMHH no oncologicos no comercializados en Espafna en 2016 (Tabla 2).
En promedio, transcurrieron 14 meses desde su autorizacion hasta la obtencion del CN.

0 Para evaluar el impacto econdmico de los MMHH no oncologicos no comercializados en
2016 en Espana:

* se identificd su indicacion, epidemiologia, poblacion tributaria maxima, cronicidad,
posologia, estatus de comercializacion y precio en Reino Unido, Italia, Francia, y
existencia de alternativas terapéuticas®-18, -

0 12 de estos 16 MMHH (75% del total) son destinados al tratamiento a largo plazo/cronico.

Considerando los 15 MMHH (de los 16 anteriores) que representan moléculas nuevas, se
estima que en total habria como maximo 4.300 pacientes candidatos a los tratamientos de

* se aproximo el coste anual a partir del precio unitario por envase menor en los tres CERR

paises evaluados, los envases anuales necesarios y los pacientes tributarios maximos.

0 De estos 16 MMHH, Reino Unido comercializo 13, Italia 6 y Francia 8 MMHH (Figura 3).

« se evalud el impacto sobre el gasto total sanitario publico (GTSP)!® y sobre el gasto
farmacéutico hospitalario (GFH) asociado al primer afio tras su comercializacion4°.

Figura 3. Situacion de comercializacion en Reino Unido, Italiay Francia de los 16 MMHH

RESULTADOS

0 Entre 2002 y 2016, la Agencia Europea del Medicamento (EMA) ha autorizado 94 MMHH
con designacion huérfana todavia vigente, para los que la Agencia Espanola de
Medicamentos y Productos Sanitarios (AEMPS) ha otorgado 77 codigos nacionales (CN) v,
finalmente, solo se han comercializado 49 MMHH (Figura 1).

o El tilempo medio transcurrido entre la autorizacion de la EMA y la comercializacion fue de
19,2 meses y desde la obtencion del CN-AEMPS a la comercializacion de 12,6 meses.

m Comercializado
No Comercializado

38%

Figura 1. MMHH autorizados por la EMA y comercializacion en Espana en 2002-2016*

MMHH autorizados por la EMA MMHH con aprobacion CN AEMPS
94 17

Tiempo medio transcurrido desde
aprobacion CN AEMPS hasta
comercializacion en Espana

REINO UNIDO ITALIA FRANCIA

0 La comercializacion de 13 de los 16 MMHH no oncologicos representaria un 0,07% del
GTSP y un 0,75% del GFH en el primer ano tras su comercializacion, considerando una
introduccion del 8%-49% en la poblacion maxima tributaria (Figura 4).

MMHH comercializados en Espafia

49

i Figura 4. Impacto® de la introduccién de 13 MMHH no oncolégicos no comercializados

; 12,6 meses
| | . » ) - 46.614.890 € 46.614.890 €
Tiempo medio transcurrido desde aprobacion EMA hasta comercializacion en Espana (0,07%)* 0.75%
| 19,2 meses ! ’ )
0 19,2

*Excluye aquellos MMHH que han perdido la designacion de orfandad entre 2002-2016. La totalidad del
periodo transcurrido desde la autorizacion de la EMA hasta la obtencion del CN no es atribuible a la AEMPS
sino a la fecha de solicitud por parte de g Ni

0 En comparacion con el periodo 2(
39,7% el niumero de MMHH que
reembolso (P&R) en Espana (Tabla 1).

45.354.819 €
(0,07%)*

= Gasto MMHH crénicos

m Gasto total MMHH (incluidos cronicos)
*Porcentaje sobre gasto sanitario publico total

(66.614 M €)

| Gasto farmacéutico hospitalario
(6.230 M €)

m Coste MMHH

(@) E| precio utilizado en el analisis es el minimo hallado en bases de datos publicas en los paises en los que
han comercializado el MMHH. No se ha podido realizar el analisis con los 16 MMHH por no estar disponible el

Periodo 2002-2011*  Periodo 2012-2016 precio de 2 de ellos y se ha descartado 1 MMHH que no representaba una molécula nueva. Los precios
MMHH autorizados por la EMA con designacion huérfana vigente 42 58 utilizados son los precios de lista sin descuentos adicionales que puedan estar definidos en cada pais.
MMHH autorizados con P&R en Espania 38 (90,9%) 18 (31,0%) CONCLUSIONES
MMHH que no han solicitado CN en Espafia 0 17 (29,3%) > _ -
MMHH pendientes de P&R 4(9.5%) 23" (39.7%) Solo el 52% de los MMHH autorizados por la EMA estan

comercializados en Espana. Se espera que la comercializacion
de los MMHH no oncoldgicos en proceso de P&R tenga un bajo
iImpacto en el gasto farmaceutico y sanitario.

REFERENCIAS

*Incluye MMHH que han perdido la designacion de orfandad en la actualidad. La totalidad del periodo
transcurrido desde la autorizacion de la EMA hasta la obtencion del CN no es atribuible a la AEMPS sino a la
fecha de solicitud por parte de la compaiia. *Para 11 (48%) de estos MMHH ha sido denegada la
financiacion acorde con los IPTY disponibles a fecha de 31/7/2017.

0 Los MMHH ya comercializados en Espaina representan aproximadamente un 4% del gasto

farmaceéutico total y un 10% sobre el GFH (Figura 2).
Figura 2. Relacion entre los MMHH comercializados en Espafay el gasto farmacéutico 1.
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