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O 1 Cal‘ta de la

Presidenta

2021 ha sido, para muchos espanoles, el ano del reencuentro.
Reencuentro, paulatino, entre familias, amigos y companeros.
Reencuentro en nuestras tareas, en nuestras agendas, planes y
trabajos. Reencuentro, en definitiva, en los proyectos que son
compartidos, y que se habian visto paralizados durante las
fases mas duras de la pandemia debido a las duras exigencias
de salud publica que han modificado nuestra forma de vivir,
trabajar y desarrollarnos.

Para AELMHU, el ano 2021 ha sido, ademas, el ano en el que
por fin se han cristalizado muchos de los proyectos que, con
enorme ilusion, fraguamos en los ultimos compases de 2020.
La creacion de los grupos de trabajo, la busqueda de nuevos
canales y formatos de comunicacion con las instituciones y la
sociedad, el impulso a las nuevas ideas y propuestas para el
dialogo, la renovacion de nuestra imagen como Asociacion y
nuestra forma de proyectarnos al mundo, entre muchos otros,
se han hecho realidad en un ano que ha sido particularmente
intenso y fructifero.

Como presidenta de AELMHU, y en nombre de las veinte
empresas farmacéuticas y biotecnoldgicas que integran

nuestra Asociacion, quiero felicitar a todos los que han hecho
posible cada uno de los pasos que hemos dado este ano:

A aquellos que sufren una enfermedad rara y quieren saber
mas sobre los tratamientos que podrian cambiar sus vidas.

A tantos y tantos investigadores, laboratorios, empresas y
emprendedores; valientes que han tomado la decision de
descubrir un tratamiento y cambiar el mundo y buscan en
nuestra asociacion el calor y la compania de quien defiende un
noble objetivo comun.

A los decisores publicos y las administraciones, las
asociaciones de pacientes y las sociedades cientificas, que se
han acercado a AELMHU para encontrar la verdad de los datos,
gque nos han invitado a participar en sus encuentros,
convencidos de gue esa es la mejor forma de transformar las
cosas y mejorar la vida de los demas.

A los profesionales que cada dia se enfrentan, cara a cara, con
la enfermedad y han decidido ser parte de la solucion,
participando en nuestros trabajos para conocer los ultimos
procesos y entender las inquietudes de quien los descubrey
desarrolla.

Y, por supuesto, a nuestros asociados, quienes han dado
contenido y alma a todos estos proyectos, y que cada dia
participan de una manera mas activa en el crecimiento de
nuestra asociacion.
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Esta memoria es una extraordinaria muestra de lo que somos y
de lo que, juntos, hemos sido y seremos capaces de hacer,
formando parte de la gran familia de AELMHU.

De hecho, asi quedo reflejado con el grato y magnifico evento
gue puso un broche de oro a nuestro ano 2021: la gala de
entrega de los premios del X Aniversario de AELMHU. Un acto
Cuya organizacion supuso meses de gran esfuerzo e incansable
trabajo de recopilacion de documentacion; de busqueda de
localizaciones; de estudio y analisis de datos; de nuevos
disenos, con un logotipo especifico, por ejemplo; y una
organizacion excelente que dio como resultado una agradable
jornada de celebracion a la que asistieron figuras muy
relevantes y significativas del sector farmacéutico y sanitario,
asi como de asociaciones de pacientes o representantes
politicos, entre otros muchos.

De este modo, con estos galardones la Asociacion quiso
contribuir, tras haber cumplido una década desde su fundacion,
a un mejor conocimiento de las enfermedades raras y los
medicamentos huérfanos, asi como a una mayor difusion de la
problematica de las personas afectadas, del reconocimiento de
sus patologias, de sus circunstancias especiales y del valor
terapéutico y social de los medicamentos huérfanos.

En definitiva, 2021 ha sido un ano magnifico para AELMHU y
nuestro objetivo es continuar en esa senda de avance y
superacion, enfocados en mejorar la situacion de los pacientes
con enfermedades raras en Espana. Porque, como bien dijo la
ex ministra de Sanidad y vicepresidenta segunda del Congreso
en sus palabras de clausura de ese acto, “tenemos el deber de
demostrar juntos un liderazgo colectivo. Merece la pena”.

Por los pacientes, por todos. Desde AELMHU, seguimos.

Maria José Sanchez Losada
Presidenta de AELMHU
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O 2 ()r al l () S Sin duda, una direccion compuesta por profesionales con una

dilatada trayectoria en la industria farmacéutica,

]
especializados en el sector de los MM.HH., y que representan a
( : () 1( :r I l () empresas innovadoras y de vanguardia que apuestan, de forma
clara y contundente, por el desarrollo de la investigacion y los

Jl | |\| TA tratamientos para pacientes con enfermedades poco

DIRECTIV ‘ frecuentes, en aras de mejorar su calidad de vida y bienestar.
Con este cambio, la organizacion logré asegurar la

En el mes de abril de 2021 se produjo un cambio en la continuidad en el proyecto iniciado en 2020 y que tiene como

presidencia de AELMHU. Maria José Sanchez Losada mision contribuir a mejorar la situacion de las personas y

directora general en Espafia y Portugal de CSL Behring, familias afectadas por enfermedades raras o poco

asumi6 la presidencia de la Asociacién, sustituyendo asi a frecuentes, impulsando el conocimiento de sus patologias y el

Jorge Capapey, director general de Alnylam en Espana. reconocimiento del valor terapéutico y social de los

medicamentos huérfanos.
Por su parte, Jorge Capapey, paso a ocupar una de las tres

vicepresidencias de AELMHU, junto a Leticia Beleta, directora
general de Alexion en Espana y Portugal, y David Moreno,
director general de PTC Therapeutics en Espana. Este ultimo,
ademas, ejerce como Secretario.

“CON ESTE CAMBIO, LA ORGANIZACION LOGRO
ASEGURAR LA CONTINUIDAD EN EL PROYECTO
INICIADO EN 2020 Y QUE TIENE COMO MISION
CONTRIBUIR A MEJORAR LA SITUACION DE LAS
PERSONAS Y FAMILIAS AFECTADAS POR
ENFERMEDADES RARAS O POCO FRECUENTES
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CAMBIOS EN
LOS ORGANOS

BI .................. .>
Durante el 2021 Jorge Capapey paso a ser vicepresidente y CJorge M? José
apape )
M? José Sanchez Losada presidenta. El cambio fue aprobado PapPey Sﬁ,r;%iz

por la Asamblea el 29 de abril de 2021.

ACTUALMENTE, LAS PERSONAS QUE FORMAN
LA JUNTA DIRECTIVA SON;

M? José Sanchez Jorge David Leticia
Losada Capapey Moreno Beleta
PRESIDENTA \VVICEPRESIDENTE VICEPRESIDENTE VICEPRESIDENTA
Y
SECRETARIO
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REUNIONES DEL
ORGANO DE
GOBIERNO

FORMATO
REUNION

TIPO REUNION CONVOCATORIA

- Reunidn informativa para actualizar

11 de marzo de 2021 Actualizacion trabajo todos los trabajos, reuniones y estado
: de los proyectos On line
) - Aprobacién cuentas, cambio junta y
29 de abril de 2021 12 Asamblea 2021 : 5 .
. estatutos - On line
: - Reunion informativa para actualizar
17 de junio de 2021 Actualizacion trabajo todos los trabajos, reuniones y estado
: - de los proyectos - On line
: Reunion informativa para actualizar
23 de septiembre de 2021 - Actualizaion trabajo - todos los trabajos, reuniones y estado
' - de los proyectos - On line
16 de noviembre de 2021 2° Asamblea Revision plan estratégico Mixta

21 de diciembre de 2021 - 32 Asamblea - Aprobacién cambios Estatutos - 0n line



NUEVOS
ASOCIADOS

Es el 6rgano supremo de gobierno de AELMHU, donde se
integran veinte asociados con derecho propio y cuya
representatividad es absolutamente igualitaria.

En este sentido, y pese a haber sido un ano complicado debido
a la pandemia, AELMHU ha seguido creciendo gracias a la
incorporacion de la compania farmacéutica Insmed.

De origen estadounidense y con sede central en Bridgewater,
Nueva Jersey, Insmed esta especializada en enfermedades
inflamatorias por neutrofilos y trastornos pulmonares raros, y
cuenta mas de seiscientos empleados repartidos por todas sus
oficinas, incluido en Europa y Japon.

De esta forma, la Asociacion consolida su compromiso con el
refuerzo y la puesta en marcha de iniciativas, tanto publicas
como privadas, que ayudan a la divulgacion, debate e impulso
de los Medicamentos Huérfanos (MM.HH.), sobre todo, en
Espana.

“LA ASOCIACION CONSOLIDA SU COMPROMISO
CON EL REFUERZO Y LA PUESTA EN MARCHA DE
INICIATIVAS, TANTO PUBLICAS COMO PRIVADAS,
QUE AYUDAN A LA DIVULGACION, DEBATE E
IMPULSO DE Los MM.HH.”

@'DN ) Alnylam
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ESTATUTOS

En aras de impulsar y mejorar los modelos de gestion de
AELMHU, durante el ano 2021 se modificaron dos veces los
estatutos. Estos cambios se inscribieron en el Registro
Nacional de Asociaciones del Ministerio del Interior. Asimismo,
los estatutos se publicaron en la web de la Asociacion en la

seccion Transparencia.
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https://aelmhu.es/estatutos/

Memoria

ANUAL
2021

aelmhu

-

REFERENTE EN OFRECE UN ANALISIS

INFORMACION Y DATOS COMPARATIVO DEL ESTADO
rO e C () S DE INTERES ACERCA DE LOS PRODUCTOS CON

DE LA SITUACION DE NOMBRE CO,MERCI'AL Y

Los MMLHH. ex DESIGNACION HUERFANA

NUESTRO PAIS. POSITIVA POR PARTE DE LA

AGENCIA EUROPEA DE
INFORMES DE MemoAEToS

ACCESO N

I n fO rm ES SE DESCRIBE LA
A lo largo del 2021, AELMHU ha publicado tres informes de de SITUACION EN FLSeaia N
acceso a los medicamentos huérfanos en Espana, uno anual y acceso AS{ COMO LOS TIEMPOS
dos cuatrimestrales. DE APROBACION Y
., - : . FINANCIACION EN
Desde su creacion, y con el objetivo de mejorar y agilizar la K NUESTRO PAfS.
disponibilidad de la innovacion farmacéutica para todos los /

pacientes con EE.RR. en Espana, la Asociacion ha pretendido, a

través de estos informes, convertirse en un referente en

. . . . . . . A través de este analisis, se describe la situacion en Espana
informacion y datos de interés acerca de la situacion de los

. en comparacion con la Union Europea (UE), asi como los
MM.HH. en nuestro pas. P pea (UE)

tiempos de aprobacion y financiacion en nuestro pais.

Los informes son documentos practicos y utiles que ofrecen

- : En este sentido, en 2021 el informe ha evolucionado
un analisis comparativo del estado de los productos con

. . . ) L significativamente incluyendo novedades sobre la
nombre comercial y designacion huérfana positiva por parte de

: : . informacion detallada sobre la variacién de los indicadores,
la Agencia Europea de Medicamentos (EMA), por sus siglas en

. : . . tanto a nivel europeo como nacional y las condiciones
inglés), los que han conseguido autorizacion comercial, los

. L ) especiales de autorizacion de la EMA, que comprenden los
productos que han solicitado Cédigo Nacional (CN) y los que P ; P

. . medicamentos aprobados bajo circunstancias excepcionales,
estan actualmente financiados por el SNS.

aprobacion condicional, evaluacion acelerada o que cuentan
con seguimiento adicional.
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Ademas, se analizan los criterios y las condiciones de financiacion de los
medicamentos huérfanos que han obtenido precio y reembolso durante
cada cuatrimestre en base a la informacion publicada en los acuerdos
de la Comision Interministerial de Precios de los Medicamentos (CIPM).

01

SE RENOVO EL ESTILO Y
FORMATO DEL INFORME,
CREANDO ADEMAS UNA
INFOGRAF{A MAS VISUAL, CON UN

ESTILO MAS MODERNO Y FRESCO,
Y CON UN CONTENIDO
ESPECIFICO, EN LENGUAJE MAS

COLOQUIAL Y CERCANO.
TAMBIEN DISPONIBLE EN INGLES.

"0

CON ELLO, SE DIFERENCIARON
LOS MENSAJES EN FUNCION
DEL TIPO DE PUBLICO Y LOS
CONTENIDOS Y SE INTENSIFICO
NUESTRA RELACION CON LOS
MEDIOS DE COMUNICACION Y

NUESTRA PRESENCIA EN
RR.SS.

Por otro lado, cabe destacar también que:

02

AELMHU HA AMPLIADO EN
2021 EL PUBLICO INSTITUCIONAL
OBJETIVO AL QUE DIRIGIA SUS
INFORMES Y DATOS,
ESTRECHANDO EL CONTACTO
FLUIDO CON INSTITUCIONES EN
LOS TRES NIVELES DE LA
ADMINISTRACION, EL
PARLAMENTO Y, TAMBIEN, EN LAS
INSTITUCIONES EUROPEAS.

05

TAMBIEN SE REDEFINIERON LOS
CONTENIDOS DE NUESTROS
INFORMES Y LA IMAGEN DE SU

PRESENTACION PARA HACER DE
LA INFORMACION SOBRE EL
ACCESO UN PRODUCTO MAS
VISUAL Y COMPRENSIBLE PARA
TODOS LOS PUBLICOS.

03

ADEMAS, LA ASOCIACION
EXTENDIO SU BASE DE DATOS,
ACTUALIZANDO Y SEGMENTANDO
SU ACERVO DE STAKEHOLDERS EN
LOS AMBITOS POLITICO,
ECONOMICO, SANITARIO,
CIENTIFICO, PROFESIONAL, LA
PRENSA Y LAS ASOCIACIONES DE
PACIENTES.

06

Por priMERA VEZ, AELMHU
ELABORA UN RESUMEN
EJECUTIVO DE SU INFORME
ANUAL DE ACCESO QUE
DESARROLLA UN RELATO
INNOVADOR PARA GENERAR

UNA MAYOR DIFUSION. /
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INFORME DE

ENSAYOS e
CLINICOS EN B
ENFERMEDADES als

Por otro lado, con motivo del Dia Mundial del Ensayo Clinico, -
AELMHU publicé un nuevo informe sobre los ensayos
clinicos que se han puesto en marcha en nuestro pais, \ «
poniendo el foco en aquellos que se han autorizado para 2 s
enfermedades raras, basandose en fuentes publicas y los N\ 7

datos que se recogen en el Registro Espanol de Estudios _
Clinicos de la AEMPS.

El objetivo de este trabajo, que se realizara con caracter anual,
es dar a conocer la investigacion llevada a cabo en Espana,
desde enero de 2016 a diciembre de 2020, en el area de las
EE.RR. y poner en valor los esfuerzos que realizan los
laboratorios en I+D+i. En este caso, de nuevo, AELMHU elabord
y difundio una nota de prensa y una infografia al respecto y
cred nuevo contenido digital, instaurando una seccion nueva
en la pagina web.
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ENCUENTROS ’
AELMHU

A lo largo de 2021, desde la Asociacion se han organizado un
total de tres encuentros, de manera digital, entre
representantes relevantes del sector sanitario y biotecnologico
y nuestros asociados.

El objetivo es celebrar estos eventos con periodicidad para
ofrecer un contexto de dialogo, compartir conocimientos e
intercambiar opiniones sobre un area o tema especifico
relevante para nuestros asociados.

Durante el ano 2021 se realizaron encuentros con:

O César Hernandez, jefe del Departamento de
Medicamentos de Uso Humano de la Agencia Espanola
de Medicamentos y Productos Sanitarios (AEMPS).

(O~ Jordi Faus, abogado especialista en derecho
farmacéutico y asuntos legales propios del sector de “life
sciences”.

O— Elena Casaus, jefa de Division de la Unidad responsable
de Terapias Avanzadas en la Consejeria de Sanidad de la
Comunidad de Madrid.




04 Grupos de

Trabajo

En el ano 2020, AELMHU cre6 cinco grupos de trabajo para
dinamizar la Asociacion e involucrar a los asociados en los
proyectos asociativos. Actualmente, estan involucradas mas de
mas de 35 personas.

El objetivo de estos grupos es actualizar los mensajes y el
posicionamiento de la Asociacion en funcién de los
desarrollos politicos e institucionales que se vayan
produciendo.

A lo largo del ano 2021, los grupos de trabajo han dado impulso
y nuevos contenidos a la trayectoria de AELMHU con mas de 15
reuniones de las que han nacido iniciativas claves para la
asociacion.

“EN EL ARNO 2020, AELMHU cRrEO cINCO
GRUPOS DE TRABAJO PARA DINAMIZAR LA
ASOCIACION E INVOLUCRAR A LOS MIEMBROS EN
LOS PROYECTOS ASOCIATIVOS. ACTUALMENTE,
ESTAN INVOLUCRADAS MAS DE 35 PERSONAS

Durante el ano, los grupos han trabajado de forma individual
para poder abordar temas o problematicas concretas:

(O~ Consultas publicas.
(O~ Contenidos para las asociaciones de pacientes.

(O— Documentos de divulgacidn, prestaciones en eventos.

Ademas, han tenido la oportunidad de trabajar conjuntamente
para, por ejemplo, evaluar la situacion de los medicamentos
huérfanos en la UE, el diseno y eleccion de las categorias,
candidaturas de los premios AELMHU 2021 por el X Aniversario
de la Asociacion o la elaboracion de un documento de
propuestas para mejorar el acceso de los medicamentos
huérfanos en Espana.

Un documento que recoge iniciativas consensuadas por los
asociados para entablar un didlogo constructivo con el
Ministerio de Sanidad, y que se presento a la Directora
General de Cartera Comun de Servicios del SNS y Farmacia, en
el primer cuatrimestre del ano 2021.
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En relacion al documento de propuestas destaca la propuesta
presentada para conseguir una mayor certeza, agilidad y
trasparencia en los procedimientos, basandola en tres grandes
gjes:

/01 02

F1JACION DE PRECIOS IPT's (DIGITALIZACION,
(PREDICTIBILIDAD, MAYOR PARTICIPACION

INTERCAMBIO DE DE LA INDUSTRIA'Y

INFORMACION Y TRANSPARENCIA).
FINANCIACION LIGADA A

RESULTADOS).

El objetivo de las propuestas es lograr un entorno
en el que las companias que investigany
desarrollan los tratamientos especificos para las
personas con EE.RR. puedan seguir aportando
beneficio y calidad de vida a los pacientes,
manteniendo nuestro compromiso con la 1+D+i y
con la introduccion de medicamentos en un
mercado que ha sido, es y queremos que siga
siendo referencia de la innovacion sanitaria en el
mundo, como es el mercado espanol.

03

ACTUALIZACION DE LA
ESTRATEGIA DE EE. RR.
(INCLUSION DE LA
INDUSTRIA EN EL COMITE

TEceNICO DE
EVALUACION).
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05 Relaciones
Institucionales

En AELMHU somos conscientes de la importancia de estar al
tanto de la situacion politica del pais, asi como de conocer
todos los desarrollos socioeconémicos y regulatorios que
nos afectan, particularmente en el ambito sanitario.

Desde nuestra Asociacion, estamos convencidos de que la
mejora en el acceso a la innovacion en un campo tan
complejo y especifico como son las EE.RR. exige un esfuerzo
compartido en el que todos -industria, pacientes,
profesionales e instituciones- debemos contribuir con
nuestras aportaciones y trabajo.

En este sentido, a lo largo de todo 2021, y superados los
peores momentos de la pandemia, AELMHU ha apostado
por desarrollar y reforzar las relaciones con todos los
agentes implicados en ese gran objetivo, retomando con
impulso renovado nuestra agenda institucional, asi como la
interlocucion con nuevos actores politicos en otros
ambitos y con terceras partes, a fin de ampliar nuestra
presencia en la toma de decisiones, presentandonos como
un agente representativo, relevante y fiable.

Entre las principales acciones desarrolladas en este campo,
destacan:

APORTACIONES A LA CONSULTA PUBLICA PREVIA SOBRE EL
PROYECTO DE REAL DECRETO POR EL QUE SE REGULA LA
DISPONIBILIDAD DE MEDICAMENTOS EN SITUACIONES
ESPECIALES

A principios del mes de enero la asociacion envio a la AEMPS
una serie de aportaciones sobre el proyecto del RD sobre
medicamentos en situaciones especiales, que previamente
se habian trabajado y discutido con los grupos de trabajo en
diciembre de 2020.
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Para contribuir a materializar el impulso que este 02

Ejecutivo quiere dar a las enfermedades raras, conforme Que las diferenciaciones y

al citado compromiso en el acuerdo de Gobiernoy en las clarificaciones conforme a los
prioridades establecidas en materia de Sanidad para supuestos establecidos en la consulta
esta legislatura, en la revisién que se haga del Real previa se hagan para beneficiar a los

pacientes y no supongan un paso atras,
evitando que se les niegue acceso a
tratamientos que pudieran estar
disponibles en otros Estados miembro
de la UE y a los tratamientos de los que
01 ya se estén beneficiado gracias al

Que se mantenga el espiritu de las siguientes normas, actual Real Decreto.

algunas de ellas sobre las que se desarrollo el Real
Decreto:

Decreto 1015/2009 desde AELMHU recomendamos:

O— Real Decreto Legislativo 1/2015, de 24 de julio, 03
por el que se aprueba el texto refundido de la
Ley de garantias y uso racional de los
medicamentos y productos sanitarios procedimientos y criterios, éstos sean claros,

objetivos y con unas reglas de juego

Que en caso de establecerse nuevos

(O— ELReglamento 726/2004 que garantiza que todos . =
los ciudadanos europeos tienen derecho al homogeneas y equilibradas para todos [os

acceso por igual una vez el medicamento recibe actores que participan en el ambito de las
la autorizacion por parte de la EMA. enfermedades raras. Ademas, se deberian

tener en cuenta los procesos existentes a
nivel europeo y evitar nuevos procesos
complejos y cargas burocraticas, pudiendo
contribuir a garantizar una mayor equidad
entre las Comunidades Auténomas.

O— El Reglamento CE 141/2000 sobre medicamentos
huérfanos.

(O Elarticulo 35 de la Carta de los Derechos
Fundamentales de la UE.




04

Que los cambios normativos que se
produzcan reflejen y acomoden los
programas de acceso precoz y se reconozca
el esfuerzo que hacen los laboratorios
farmacéuticos para proporcionar estas
medicinas, en muchas ocasiones sin coste
para el Sistema Nacional de Salud y, en
udltima instancia, no realizar cambios en la
norma que pudiera desincentivar a los
laboratorios el hacer disponible estos
programas globales en nuestro territorio.

05

Por ultimo, con respecto a la recogida de datos
clinicos en el contexto de pacientes o cohortes de
pacientes que reciben su medicacion a través de
la via de MSE, AELMHU tiene una posicion
constructiva y expectante al respecto. Cabe
recordar que en las experiencias europeas en este
sentido (Francia - ATU Cohort) hay un acuerdo
entre las partes en relacion a las variables a
medir, que el laboratorio actia como espoénsor del
estudio y que los medicamentos suponen un
coste para el sistema de salud. De nuevo, el no
contar en la norma con la aquiescencia de los
laboratorios farmacéuticos puede poner en riesgo
el acceso precoz a medicamentos en nuestro pais.
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La Comision Europea ha marcado recientemente como meta
PA CTO DE para 2030 que los Estados Miembros inviertan en total, entre
ESTADO POR LA i v, i dl P Oy o s s
publica represente el 1,25%. En 2018, ultimo dato consolidado,
CIENCIA ésta fue en Espafa del 0,52% del PIB.

Desde el 15 de junio de 2021, AELMHU forma parte del Pacto de “SU PROPOSITO ES INCREMENTAR LA INVERSION
Estado por la Ciencia, un documento suscrito por mas de 86 PUBLICA, TANTO EN CIENCIA COMO EN
organizaciones representativas del ambito cientifico, la INNOVACION, PARA ALCANZAR LA MEDIA DE
universidad, la empresa y los trabajadores, que contempla INVERSION DE LA UE N [+D+17

medidas para aumentar los recursos, reforzar el papel de las
agencias financiadoras y atraer y retener el talento
investigador en Espana.

Con esta adhesion, la Asociacion reafirma su compromiso con
el fortalecimiento de la innovacion farmacéutica en nuestro
pais y reivindica el acceso rapido y equitativo de todos los
pacientes espanoles a las nuevas terapias en el ambito de las
enfermedades minoritarias.

Este pacto contempla los aspectos basicos y evaluables que ha
de asumir la accion politica en cuanto a recursos, organizacion
del sistema y personas. Su propdsito es incrementar la
inversion publica, tanto, en ciencia como en innovacion, para
alcanzar la media de inversion de la UE en [+D+i.




CONSULTA
PUBLICA
ABIERTA SOBRE
LA REVISION DE
LAS NORMAS DE
LA UE SOBRE
MEDICAMENTOS
PARA NINOS Y
ENFERMEDADES
RARAS

Como uno de los resultados de la labor de los grupos de
trabajo, desde AELMHU reconocemos el avance que han
supuesto todas las iniciativas politicas, institucionales y
regulatorias que se han venido aprobando a lo largo de los
anos en el ambito de las EE.RR. con el objetivo de mejorar la

equidad y el acceso a los tratamientos huérfanos en Espana.

Sin embargo, pese al trabajo realizado, la necesidad médica no
cubierta en las EE.RR. sigue siendo unos de los mayores retos
de los sistemas sanitarios. Se calcula que en la actualidad
hay 30 millones de pacientes europeos afectados por
alrededor de 6.000 enfermedades raras, de las que un 95%
aun no tienen tratamiento, segun datos de la Comision
Europea.

El desarrollo de tratamientos para el abordaje de este tipo
de patologias es, por tanto, una apuesta compleja que
implica importantes esfuerzos cientificos y economicos, asi
Como una serie de riesgos que, hoy en dia, son asumidos
integramente por el sector privado.

Desde que, en el ano 2000, el Parlamento Europeo y el Consejo
de la UE dictaminaran que los pacientes afectados por EE.RR.
debian tener derecho a la misma calidad de tratamiento que
el resto de pacientes y establecieran incentivos para
promover la investigacion y la innovacion, la situacion de los
medicamentos huérfanos en el ambito comunitario ha
cambiado muchisimo.

A dia de hoy, tal y como han ido demostrando los informes de
acceso AELMHU a lo largo de los anos, la investigacion en el
ambito europeo vive un momento extraordinario. Sin embargo,
la evolucion del acceso en los diferentes Estados miembro
no ha sido equitativa, siendo Espana uno de los paises mas
perjudicados.
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Por ello, transcurridas dos décadas desde aquel primer
impulso transformador, desde la UE se ha decidido renovar
el marco normativo de los medicamentos huérfanos y
AELMHU, como agente fundamental y representante de la
industria en nuestro pais, ha contribuido con sus

02

La oportunidad de aprender las lecciones que nos ha dejado
la pandemia del Covid19 y que podrian contribuir a:

aportaciones a estos cambios.

Entre los principales mensajes presentados por nuestra - S
(O Agilizar el proceso de autorizacién y de

comercializacion, tal y como se ha hecho con las
vacunas en una situacion de alto impacto.

Asociacion a las instituciones comunitarias en la consulta
publica abierta durante el verano de 2021, destacan:

O— Poner en valor la importante contribucion que pueden
hacer las herramientas digitales para acelerar el
desarrollo y mejorar la atencion en toda la UE,
dando mas flexibilidad en el uso de soluciones
digitales para ensayos clinicos, presentaciones
regulatorias y atencion domiciliaria, entre otros.

01

La necesidad de fomentar un dialogo

cientifico a nivel europeo, que retina a

expertos del sector publico y privado para O_
explorar qué enfermedades pueden ser

tratables con las tecnologias existentes y

desarrollar un enfoque pragmatico sobre

Impulsar la colaboracion publico-privada en la
mejora de la accesibilidad a los medicamentos, que
ha demostrado ser una herramienta muy util para
mejorar la calidad de vida de los pacientes, sobre
todo, en casos de interrupcion de sus tratamientos

como financiar la investigacion y el como consecuencia de la pandemia.

desarrollo de los tratamientos, asi como de
mitigar las desigualdades entre Estados
miembro.
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LEY DE y constructivo que cuente inexcusablemente con la
14
COHESIO P | industria, y en el que se aborde el acuciante problema de los
tiempos de acceso, asi como otras cuestiones especificas

sobre los MM.HH. como la evaluacion, el modelo de

El Ministerio de Sanidad abrid en noviembre de 2021 el tramite financiacién o la equidad en métodos de diagnéstico.

de aportaciones de la Consulta Publica del Anteproyecto de Ley

por la que se modifican diversas normas para consolidar la “DE LLAS TEMATICAS INCLUIDAS EN ESTE
equidad, universalidad y cohesion del Sistema Nacional de ANTEPROYECTO DE LEY, LA MAS RELEVANTE
Salud. DESDE LA (,,’)PTI(]A DE LAS ENFERMEDADES RARAS

ES LA DE FORTALECER LA COHESION Y EQUIDAD

De las tematicas incluidas en este anteproyecto de ley, la mas . o
Proy y EN EL SISTEMA NACIONAL DE SALUD (SNS)

relevante desde la Optica de las enfermedades raras es la de

fortalecer la cohesion y equidad en el SNS, facilitando la

viabilidad de desarrollo reglamentario del Fondo de Garantia Ademas, propusimos que se incluyera de forma expresa la

Asistencial (FOGA). dispensacion de tratamientos para las EE.RR. y MM.HH. con

cargo al FOGA. También es necesario aplicar las

Desde AELMHU consideramos que este es un asunto que nos recomendaciones cientificas y clinicas de los Informes de

interpela a todos y, por ello, participamos exponiendo un Posicionamiento Terapéutico en todos los ambitos de la

analisis y proponiendo recomendaciones al Gobierno de gestion sanitaria (estatal y autondémica) y que sea vinculante

Espana. La Asociacion considera que es imprescindible abrir en la toma de decisiones de las Comunidades Auténomas

una reflexion mas general sobre la inequidad en el ambito para evitar desigualdades no justificadas.

de las enfermedades raras mediante un dialogo amplio



Memoria

ANUAL

2021

aelmhu

REUNIONES INSTITUCIONALES: 02

En el ambito de la innovacion, la Asociacion mantuvo

varios encuentros con el Ministerio de Ciencia e

Innovacion. En ellos, AELMHU abogé por asegurar la

representantes institucionales, del ambito politicoy equidad en el diagnéstico y en el acceso al

parlamentario entre los que destacan: tratamiento de los pacientes espanoles; desarrollar
un proceso agil y claro que permita reducir los plazos
para la financiacion y contar con una mayor

Asimismo, AELMHU ha mantenido a lo largo de 2021
numerosos encuentros de trabajo con diferentes

certidumbre y consenso en las evaluaciones para
mejorar la situacion. También, puso de manifiesto la
01 importancia de la innovacion farmacéutica sobre la
mesa; dio a conocer los problemas de acceso de los
. . . , medicamentos huérfanos en Espana; y reclamo una
reunion, en abril de 2021, con el Ministerio de P y

Sanidad. En ese encuentro AELMHU trasladé sus mayor colaboracion entre instituciones y
preocupaciones e inquietudes para que la organismos, publicos y privado, en materia de
innovacién llegue a los pacientes con EE.RR. de Enfermedades Raras.

nuestro pais y para que Espana siga siendo un

mercado atractivo para la llegada de la

innovacion. Ademas, la Asociacion presento una

serie de propuestas para mejorar el proceso

actual de evaluacion de los medicamentos 03

huérfanos e iniciar un didlogo constructivo con
el Ministerio que nos permitiese trabajar

En el ambito sanitario nacional, destacamos la

En el ambito sanitario autondmico, destacan los

conjuntamente en la blisqueda de soluciones encuentros con diferentes representantes de comunidades
efectivas en el ambito de las EE.RR. y los auténomas, y del mismo modo, con diferentes agentes de
pacientes.

interés en el ambito de la industria, los pacientes y las
sociedades cientificas, con el fin de entablar un didlogo
constructivo gue mejore la situacion del acceso de los
pacientes con EE.RR. a las dltimas innovaciones.



06 Eventos
Externos

AELMHU ha tenido el placer de poder participar varios eventos
a lo largo del ano, invitada por su papel en el sector y su
contribucion al conocimiento y desarrollo de las
enfermedades raras y los medicamentos huérfanos.

Destacamos:

Ci1cLo “SALIENDO DE LA CRISIS DEL
CORONAVIRUS ENFERMEDADES RARAS ¢LAS
MAS BENEFICIADAS?

El por aquel entonces presidente de AELMHU, Jorge Capapey,
formo parte de este ciclo informativo, organizado por la
Fundacion Bamberg y celebrado de forma on line. El evento
conto con la colaboracion y presencia de clinicos, gestores e
investigadores con el fin de avanzar y evaluar el compromiso
de todos para el perfeccionamiento de nuestro Sistema
sanitario.
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EVENTO “POSICIONAMIENTO DE ESPANA EN 3
LA ACTUALIZACION DE LA LEGISLACION ENCUENTRO “EL ABORDAJE DE LAS
EUROPEA DE MEDICAMENTOS HUERFANOS™ ENFERMEDADES RARAS HEMATOLOGIGAS: LaS
FRONTERAS DE LA INVESTIGACION
AELMHU, representada por su presidente Jorge Capapey,
participo en el encuentro virtual: “Posicionamiento de Espana En este encuentro de la Fundacién Bamberg, en el que Jorge
en la actualizacion de la legislacion europea de Medicamentos Capapey estuvo presente, se hablo de las EE.RR. en su conjunto
Huérfanos”. Un foro de debate para hablar sobre los futuros y, particularmente, de la hemofilia. Ademas, se debati6 sobre la
cambios que la Comision Europea tiene previsto hacer en la naturaleza de los medicamentos para estas enfermedades y
legislacion sobre enfermedades raras. El acto estuvo los modelos de gestion de farmacos de alto impacto con el fin
organizado por Biolnnova Consulting. de mostrar las necesidades no cubiertas en este tipo de

patologias, conocer el estado de la investigacion sobre las
enfermedades raras hematoldgicas y la defensa de los
incentivos a los MM.HH.




ANIVERSARIO SYMPOSIUM SOBRE ~ACCESO Y
USO DE MEDICAMENTOS EN SITUACIONES
ESPECIALES

Liderado por la Asociacion Espanola de Farmacéuticos de la
Industria (AEFI), este evento conté con la participacion de la
presidenta de AELMHU, Maria José Sanchez, de forma virtual
en la mesa de debate sobre los medicamentos en situaciones
especiales y los cambios en el Real Decreto 1015/2009, de 19
de junio, por el que se regula la disponibilidad de
medicamentos en situaciones especiales, que el Gobierno tiene

m |

en marcha.
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PonENCIA: “EFECTOS DE LA PANDEMIA EN EL
ACCESO A LA INNOVACION Y SITUACION EN
OTROS PAISES EUROPEOS

La presidenta de AELMHU, Maria José Sanchez, participd en el
encuentro, organizado de forma virtual por Vertex
Pharmaceuticals, en el que se abordo la nueva normalidad
tras la pandemia y la importancia de la innovacion en las
enfermedades raras respiratorias.




(CURSO DE VERANO * LA ATENCION A
PACIENTES CON ENFERMEDADES RARAS Y EL
ACCESO A MEDICAMENTOS HUERFANOS TRAS
LA PANDEMIA POR COVID-19”

La Universidad de Castilla-La Mancha (UCLM) en Toledo
celebro este curso, al que acudio la directora de AELMHU,
Marian Corral, dirigido a profesionales y gestores sanitarios,
estudiantes, responsables de organizaciones de pacientesy
agentes sociales. El objetivo del acto fue generar un espacio de
encuentro, analisis y debate multidisciplinar sobre el impacto
de la Covid-19 en los pacientes con enfermedades raras, cual
fue su situacion después de la pandemia, como afecto la
misma al diagnostico, a su asistencia sanitaria, e investigacion
de medicamentos huérfanos.

DEBATE EN “EN VOZ RARA” DE LA
FunpACION MEHUER

La presidenta de AELMHU, Maria José Sachez, también formo
parte del panel de expertos de la webinar: “En voz rara” junto a
otros representantes de la industria farmacéutica, para debatir
sobre la situacion actual de los MM.HH. y sus retos futuros.
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Manuel Pérez Alvaro Lavandeira
Presidente de Abogado en IFSA
Fundacion Mehuer Salud

J. Luis Poveda
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César Hernandez
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EVvENTO “EVALUACION Y COMERCIALIZACION
DE MEDICAMENTOS HUERFANOS: SITUACION EN
EspaNA”

El encuentro fue organizado por la Sociedad Espanola de
Neurologia (SEN), de forma virtual y la representacién de
AELMHU corrid a cargo de la Vicepresidenta Leticia Beleta.
Durante su intervencion pudo exponer los principales datos de
acceso a los medicamentos huérfanos en Espana y compartir
propuestas para mejorar el sistema actual de evaluacion de los
medicamentos huérfanos en nuestro pais.
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PONENCIA SOBRE “DIFICULTADES EN EL
ACCESO A MEDICAMENTOS HUERFANOS. RETOS
DE FUTURO  EN EL XIV CONGRESO
INTERNACIONAL DE D " GENES

La presidenta de ALEMHU, Maria José Sanchez, intervino en
esta ponencia telematica dentro del marco del XIV Congreso
Internacional de D’Genes en el que se hablo sobre la situacion
de los medicamentos huéerfanos en Espana.
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ForO “ENFERMEDADES RARAS, UN RETO DE
TODOS  DE LA FUNDACION CaAJA CANARIAS
SALUD Y BIENESTAR

La directora de AELMHU, Marian Corral, viajo hasta Canarias
para participar en este espacio de dialogo con el objetivo de dar
a conocer las enfermedades raras, sus particularidades, las
dificultades a las que se enfrentan los pacientes y la situacion
actual de acceso a los tratamientos para estas patologias.

AECFUNDACION
F@ACANARIAS

JORNADA “ENFERMEDADES RARAS Y ENFERMEDADES RARAS,
, , : ;QUE DEBEMOS SABER?
MEDICAMENTOS HUERFANOS: PROBLEMATICA | ——

- MARIAN CORRAL

ACTUAL Y PROPUESTAS PARA EL DEBATE : 4.

La directora de la Asociacién estuvo en Granada en el mes de
noviembre, para intervenir en esta jornada organizada por la
Escuela Andaluza de Salud Publica, sobre las EE.RR. y su
problematica actual para hablar sobre los retos futuros en el
abordaje de las enfermedades raras y los medicamentos
huérfanos.




INVEST N
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PrEMIO CORAZONES SOLIDARIOS

Asimismo, en el marco de la campana solidaria ante la crisis de
Covid-19, AELMHU recibi6 el premio “Espana en el corazon”
promovido por la Asociacion Espanola de Derecho
Farmacéutico (ASEDEF) y TAQ DISTINCIONES que reconoce el
compromiso constante de nuestra organizacion por mejorar la
salud y la calidad de vida de los pacientes con enfermedades
minoritarias.

Sin duda, una distincion que pone en valor el gran trabajo que
desarrolla tanto la asociacion como las companias asociadas
Un galardon que, ademas, invita y anima a todos los asociados
a sequir en la misma senda, velando y luchando por nuestra
razon de ser: el cuidado de los pacientes con enfermedades
poco frecuentes y sus familias.
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07 Comunicacion

Como parte importante, estratégica y de difusion, la
comunicacion es un pilar fundamental para AELMHU como
medio o canal de divulgacion de nuestras acciones y cometidos,
tanto en el dia a dia como en un largo plazo.

“DESDE LA ASOCIACION INTENTAMOS HACER EL
MEJOR USO POSIBLE DE ESTAS HERRAMIENTAS
CON EL OBJETIVO DE QUE CUALQUIER PERSONA

PUEDA OBTENER INFORMACION, SI ASI .LO DESEA,
ACERCA DE LAS EE.RR. Yy Los MM.HH.”

La poblacion, en general, y los pacientes, en particular, han de
sentirse respaldados, protegidos y amparados por la industria
farmacéutica y las empresas especializadas en biotecnologia.
De ahi, la relevancia de mantener un contacto directo,
accesible, util y estrecho con ellos y su entorno, a través de los
distintos medios de comunicacion y las diferentes plataformas

DI
AN

sociales.

Por eso, desde la Asociacion intentamos hacer el mejor uso
posible de estas herramientas con el objetivo de que cualquier
persona pueda obtener informacion, si asi lo desea, acerca de
las EE.RR. y los MM.HH.




aelmhu

asociacion espanola de laboratorios de
medicamentos huérfanos y ultrahuérfanos

DELA IMAGEN
CORPORATIVA CON L1

ENFERMEDADES
RARAS

Durante el ano 2021 se ha elaborado un nuevo manual de
identidad corporativa que incluia el cambio del logotipo, algo
en lo que ya se empez0 a trabajar en 2020.

Asi, la elaboracion del actual logotipo de AELMHU se baso en
un diseno mas actualizado, acorde no solo a una imagen mas
visual, sino como medio de soporte adaptable a las multiples

exigencias actuales, tanto online y offline, las redes sociales y rT+U

la pagina web.

Asimismo, este diseno conllevo la creacion de un isotipo, un
simbolo en diseno grafico, como estandarte que toma especial
protagonismo en redes sociales.

El manual de identidad contiene también la definicion de
tipografias corporativas, su uso y desarrollo, la direccion de
arte y las distintas aplicaciones, tanto para disenos digitales o
impresos (tarjetas, papeleria, banners, etc.).
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ASOCIACION ESPANOLA DE LABORATORIOS DE
MEDICAMENTOS HUERFANOS Y ULTRAHUERFANOS
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PAGINA
WEB

Por otro lado, durante el ano 2021 también se ha estado
trabajando en el desarrollo de una nueva pagina web.

La propuesta finalmente aprobada se centraba en crear una
web mas amigable, elegante, grafica e intuitiva, sin dejar a un
lado la calidad y el rigor de los contenidos, redactados por
profesionales de reconocido prestigio.

Para conseguirlo se realizé un diseno completo de la web y
un nuevo arbol de contenidos mas sencillo en el que se
reorganizaban los textos y se anadian nuevas secciones, en
aras de facilitar y dar una mayor accesibilidad en la
navegacion de los usuarios. Como ejemplos, caben destacar la
seccion de Transparencia, Nuestros proyectos o Comunicacion
donde se recopilaran todas las noticas de la Asociacion,
entrevistas, articulos y notas de prensa.

De este modo, y aprovechando la celebracion del X Aniversario
de AELMHU, la nueva web se activo desde el 18 de noviembre
de 2021.

DISTI

Somos una asociacién sin dnimo de lucro constituida por
empresas farmacéuticas especializadas en enfermedades raras
que tienen un firme compromiso por descubrir, investigar,
desarrollar y comercializar terapias innovadoras que mejoren
la vida de los pacientes y sus familias

INVESTIGACION

y COMPROMISO :

con las ASOCIATE
enfermedades raras ot

]

.Qué esun

MM.HH.

Los medicamentos huérfanos son
medic i dores, muchos de ellos
de origen biotecnoldgico, destinados a
establecer un diagnéstico, prevenir o tratar a
pacientes con enfermedades raras o
minoritarias que carecen de alternativa
terapéutica

Informe de acceso

Desde AELMHU elaboramos, de forma cuatrimestral y anual,
informes de acceso de los medicamentos huérfanos en Espana

ltim: izacién

aelmhu

INVES]

ACTUALIDAD

CON LAF Tt A C

N NOTICIAS

AELMHU secon; i1 resiso “ESpASa iy 11 c08
PROMON w ASEDEF v TAQ nisriverones. Ex 1

El galardén reconce el compromiso
constante de AELMHU por mejorar la
salud y la calidad de vida de los
pacientes con enfermedades
minoritarias

&

Memoria

ANUAL
2021

aelmhu



e

instrumentos terapéuticos U L

EL proceso de desarrollo de un medicamento huérfano es més largo, Costoso
y complicado que el caracteristico de otros medicamentos, siendo 05

ensayos clinicos en en(ermedades raras punto capitat en el proceso de

desarrollo de medicamentos huérfanos.

Es fundamental. ademas, sU papel clave en la actua\izacién del
0

conncimienlo y las evidencias terapéuticas en estas pamlugias poc
frecuentes Y SU contribucion decisivaa 13 mejora de \a esperanzay calidad

de vida de 105 pacientes yala mitigacion del impacto social de as

enfermedades raras.

“Fg fundamental,
ademas, su pap 1 clave

Dia mllﬂdl:cll.dﬁl enla actualizacio de
Ensayo Clinico conocimientoy las
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evidencias terapéut ~_
Con motivo det Dfa Mundial del gnsayo Clinico AELMHU analiza anualmente en estas patolo gias , ) h
|os datos sobre L0s ensayos clinicos @ nivel nacional, cuya informacion se q el.mh
recoge en el Registro gspafiol de Estudios Clinicos de la AEMPS. ()C() frecuentes y < U
o 5.7 .
EL objetivo de este trabajo es dar a conocer (& investigacion \levada a cabo Contflbuclon declf
en Espana en el area de las enfermedades poco frecuentes Y poner en valor .
\os esfuerzos que realizan 0S \aboratorios en 1+D. 13 me]ofa de a
Los resultados recopilados s& organizany analizan en pase a l0s paréma\rus espﬁl'aﬂZa Y C 1
de mayor interés: namero de ensayos, numero de pamcipames. evolucion s d 2
i presencia de las Vl a

anual, efecto de \a pandemia, enfermedades investigadas,
enfermedades minoritarias enla actividad clinica en gspafia, etc.

La informacion obtenida s€ jlustra en una infograffay difunde en und nota

de prensa. el da 20 de mayo, Dfa Mundial del Ensay0 Clinico.

[nforme anual
Fnsayos clinicos €t

FE.RR. 2020 N

Con motivo del Dfa mundial del Ensayo Clinico, & Asociacion gspanola de
érfanos Y Ultrahuérfanos (AELMH\J)
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Pese a que es necesario tener en cuenta que el entorno
farmacéutico y biotecndlogo es un sector relativamente
complicado a la hora de hacerlo lo mas mediatico posible,

PRENSA desde AELMHU se han logrado alcanzar cifras muy positivas

gracias, entre otras cosas, a la publicacion de seis notas de

prensa.

aelmh,, Entre las mas significativas del ano 2021 destacan la de la
presentacion del Informe Anual de Acceso 2020 vy la ceremonia

NACIo, DEL . P
de entrega de los Premios honorificos AELMHU.

ADE
PAND};AMﬁ:S CRECE N . . . .
NO Obstante, también se enviaron varias comunicaciones sobre

histgy;
iiosautcoiig: #MS3Y05 clinjcos e 9 o 2 ~ .
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En cuanto a la aparicion y realizacion de entrevistas o tribunas
de opinion en los diferentes medios, los miembros de AELMHU
participaron en cinco medios, sobre todo especializados en

ENTREVISTAS

ENTREVISTAS CON vALOR
s Y

El Dr. Gui i
r. Guillem Pintos entrevistg aJorge Ca
Presidente de AELMHU 2l

El desarrollo deunMm

AL edicacmen
INtimamente relacion e o

[, los expertos clinicos

it A

AEcom&sooEDAo
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DIGITAL

La presencia de AELMHU en redes sociales se remonta al ano
2017 en Twitter, y en LinkedIn al ano 2019. Desde entonces, la
repercusion y relevancia que ha adquirido la Asociacion en el
entorno digital ha sido cada vez mas importante, gracias a la
difusion de contenidos propios, de calidad, y a la publicacion
de contenidos interesantes para la comunidad de AELMHU en
redes sociales.

La evolucion positiva de la presencia de AELMHU en redes
en los ultimos anos se debe a la estrategia de modernizacion
y expansion de la organizacion, cuyos principales objetivos
eran aumentar su visibilidad y notoriedad en territorios afines
y generar interaccion y conversacion con grupos de interés,
fomentando didlogos relevantes para las sociedades cientificas
y la sociedad civil.




mru

De este modo, caben destacar los
siguientes datos:

01

Desde el inicio del 2021, el perfil de
AELMHU en Twitter crecié en mas de 917
seguidores, gracias a los contenidos
publicados y a la inversion en campanas
de sequidores. En LinkedIn, AELMHU
consiguio 400 nuevos seguidores.
Destacan seguidores del ambito
farmacéutico, el entorno politico,
asociaciones de pacientes o periodistas
del sector.

03

Desde el inicio del 2021, el
perfil de AELMHU en Twitter
generd mas de 48.000, un 56%
mas que en 2020, gracias a los

contenidos publicados. En
LinkedIn, se han generado 7.354
interacciones.
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Durante el ano 2021, AELMHU generd
mas de 4,9 millones de impresiones
en Twitter, un 36% mas que en el ano
anterior. En LinkedIn se generaron
107.600 impresiones, un 72% mas que
en ano 2020. La conversacion de
AELMHU durante el ano 2021 ha
reflejado los siguientes picos de
alcance:

Informe acceso
MM.HH. 2020/

800.000 Dia Mundial
EE.RR
2° Informe
1° Informe cuatrimestral
cuatrimestral AIVCI(Ii/ﬁOHa
Acceso a HH.
600.000 Infograffa de MM.HH. ;
AELMHU Premios
T AELMHU 2022
—
400.000
200.000 A ‘ ‘
. A
Enero 21 Feb 21 Mar 21 Abril 21 May 21 Jun 21 Jul21 Ago 21 Sep 21 Oct 21 Nov 21 Dic 21

ﬁ
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Tal y como menciona la presidenta de AELMHU en su saludo
inicial, en 2021 la Asociacion Espaiola de Medicamentos
Huérfanos y Ultra huérfanos (AELMHU) cumplié diez afos
desde su fundacion.

Por ese motivo, AELMHU recupero6 sus Premios con una
edicion especial y honorifica celebrada en Madrid.

El objetivo de estos galardones no es otro que contribuir a
un mejor conocimiento de las enfermedades raras y los
medicamentos huérfanos, asi como a una mayor difusién
de la problematica de las personas afectadas, del
reconocimiento de sus patologias, sus especiales
circunstancias y del valor terapéutico y social de los

medicamentos huérfanos.
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Asi, se reconocieron las mejores trayectorias en
investigacion, en clinica y en difusion:

01

CiSAR HERNANDEZ, JEFE DE

MEebicameNnTOs DE Uso O 2

Humano pE LA AEMPS,
PREMIO POR SU CONTRIBUCION Y EL PREMIO A UNA ORGANIZACION,

APOYO A LA ASOCIACION. CENTRO O INSTITUCION POR SU

INVESTIGACION EN EE.RR.
RECAYO EN EL. CENTRO DE
INVESTIGACION BIOMEDICA EN
RED EN ENFERMEDADES RARAS
DEL INsTITUTO DE SALUD CARLOS

INVOLUCRACION EN EL FOMENTO Y
LA PROMOCION DE LA \

[T (CIBERER).

04

[.0S GALARDONADOS CON EL

PREMIO A UNA ENTIDAD 0 5

TERRITORIAL POR SU COMPROMISO

coN LAS EE.RR. FUERON A PARAR A Y, POR ULTIMO, Y PARA CERRAR
LAS COMUNIDADES DE ANDALUCIA Y LA ENTREGA DE GALARDONES,
EXTREMADURA, POR SER LAS LAS ASOCIACION ENTREGO UNA
PIONERAS EN EL DESARROLLAR UNA DISTINCION A LOS FUNDADORES
ESTRATEGIA FN ENFERMEDADES pE AELMHU: Jorpi CasaLs,

RARAS EN ESPANA. JuaN FERRERO Y JORrDI LEAL
POR SU DEDICACION, TRABAJO E
INVOLUCRACION EN LA PUESTA
EN MARCHA DE LA ASOCIACION.

03

LA GUIA DE LAS ENFERMEDADES
RaArAs” DE Javier CaNo, PEDRO
LENDINEZ Y SON1A MARTIN.
RECIBIO EL PREMIO COMO MEJOR
PROYECTO DE DIVULGACION Y
DIFUSION DE LAS ENFERMEDADES
RARAS Y LOS MEDICAMENTOS
HUERFANOS.
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La ceremonia de entrega de los premios estuvo presidida por la
ex ministra de Sanidad y vicepresidenta Segunda del
Congreso, Ana Pastor, y presentada por la periodista Silvia
Jato.

Ademas, logro reunir a una amplia representacion de sus
companias farmacéuticas asociadas y numerosos
representantes del ambito farmacéutico y sanitario,
asociaciones de pacientes o representantes de la
Administracion publica o del entorno politico, como el
vicepresidente Segundo y consejero de Sanidad y Servicios
Sociales extremeno, José Maria Vergeles, la directora de la
AMPS, M? Jesus Lamas o Juan Carrion y Fide Miron,
presidente y vicepresidenta de FEDER, entre muchos otros.

En definitiva, esta edicion de los Premios AELMHU 2021 fue el
colofén a un magnifico ano. Un ano en el que la Asociacion
materializ6 una serie de cambios y progresos, encaminados
reforzar la necesidad de contribuir a mejorar la situacion de
las personas afectadas por enfermedades raras o poco
frecuentes y sus familias. Lo que es, sin duda, nuestra razén
de ser.
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Nuestro
AGRADECIMIENTO

Todo esto no habria sido posible sin el apoyo, compromiso e implicacion de nuestros asociados*:

iMuchas gracias!
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*Asociados de AELMHU a lo largo de 2021
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