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Cuando apenas habiamos recuperado la sensacidn de
cierta normalidad tras la pandemia, 2022 se ha revelado
como un ano lleno de sobresaltos y cambios que han
requerido de nuevos esfuerzos de adaptacion. Guerra de
Ucrania, crisis e inflacion, entre otros, han contribuido a
generar un clima generalizado de incertidumbre con el que
hemos tenido que aprender a convivir. Un ano complejo
para todos que, sin embargo, nos ha permitido en AELMHU
avanzar de forma muy significativa en los grandes retos de
transformacion y mejora que nos habiamos marcado.

De hecho, el afno 2022 se ha saldado con un balance
netamente positivo en la mayoria de los terrenos.
Especialmente porque hemos avanzado en cohesion,
apoyos y colaboracion con diferentes entidades que
comparten con nosotros el objetivo de mejorar la calidad
de vida de pacientes con patologias raras y ultrarraras y
sus familias.

Hemos conseguido consolidar proyectos e iniciativas que
han reforzado alin mas nuestra posicion como entidad de
referencia respecto a la evolucidn de los Medicamentos
Huérfanos (MM.HH.) en nuestro pais. La publicacion y
difusion del Informe Anual de Acceso a los Medicamentos
Huérfanos en Espana 2022 de AELMHU nos ha permitido
afianzar nuestra posicion y nuestra capacidad de
interlocucidn con los diferentes expertos, agentes y
decisores clave.



A este informe central, que constituye ya una referencia
sobre la evolucion de estos farmacos en nuestro pais, se
han sumado nuevos proyectos como la elaboracidn del
primer Analisis de los Informes de Posicionamiento
Terapéutico de MM.HH. o los informes e indicadores sobre
ensayos clinicos que han permitido generar datos de
especial valor para fomentar el debate y favorecer el
desarrollo de un modelo cada vez mas eficaz enfocado en
poner la ciencia y la investigacion al servicio de los
pacientes.

La actividad desplegada en los Grupos de Trabajo, creados
hace apenas doce meses, también ha jugado un papel
relevante en el andlisis de tematicas y retos relevantes
para el sector, como las terapias avanzadas, la
participacion en consultas publicas de diferentes
desarrollos normativos tanto nacionales como europeos o
el analisis de los procesos de evaluacidn de los
medicamentos huérfanos en nuestro pais, que han
permitido compartir conocimientos y puntos de vista entre
expertos y los asociados de AELMHU, como formula para
enriquecer el debate.

En este sentido, durante el ano también se han celebrado
nuevos encuentros y actividades de formacion, como la
Jornada sobre ‘Enfermedades Raras en Espana: retos
comunes y proyecciones de futuro’ celebrada en Madrid
con el objetivo de seguir promoviendo el debate e

intercambio de posiciones con las instituciones y entidades
con las que compartimos objetivos de mejora.

Durante este ano, los resultados de los esfuerzos de
investigacion de las empresas farmacéuticas y
biotecnoldgicas han permitido seguir incrementando de
forma muy sustancial las posibilidades terapéuticas
disponibles en Europa en el terreno de las Enfermedades
Raras (EE.RR.) y ultrarraras, como reflejan los datos de
nuevas aprobaciones de la Agencia Europea del
Medicamento. La definitiva irrupcion de terapias avanzadas
y los nuevos desarrollos en diferentes areas terapéuticas
refuerzan una vision esperanzadora y positiva para
pacientes y familiares de este tipo de patologias.
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En el ambito nacional, AELMHU continuara aportando su
disposicidn, conocimientos y colaboracion para seguir
contribuyendo a mejorar un modelo que facilite y agilice, en
todo lo posible, la disponibilidad de estas innovaciones
para incrementar los recursos terapéuticos del colectivo
meédico frente a estas enfermedades.

En definitiva, 2022 ha sido un ano complejo y con
sobresaltos, pero globalmente positivo para la evolucion
de AELMHU. Se han generado datos que ayudan a
enriquecer el debate y las potenciales lineas de mejora. Se
ha incrementado la visibilidad y el debate en torno a las
enfermedades raras y sus necesidades. Se ha consolidado
la posicion de AELMHU como interlocutor de referencia en
este ambito especializado. Y se han consolidado iniciativas
y colaboraciones en un contexto realmente esperanzador
por los notables avances cientificos que se estan
consiguiendo.

Por eso, en nombre de todas las companias que forman
parte de AELMHU, es momento de trasladar también
nuestro agradecimiento a asociaciones de pacientes,
comunidad cientifica, instituciones y expertos por su
disposicion y colaboracion en los objetivos que
compartimos.

También quisiera aprovechar la oportunidad que me brinda
este espacio para, en nombre propio y en calidad de
presidenta, dar las gracias, de corazon, a todos y cada uno
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de los asociados de AELMHU que muestran, cada dia, su
compromiso con la Asociacion y trabajan con entusiasmo e
ilusion por impulsar el conocimiento sobre las patologias
minoritarias en nuestro pais.

Los retos, la rapidez con la que se suceden los cambios y
las aportaciones cientificas y la complejidad de un entorno
como las enfermedades raras y ultrarraras, exigen el
maximo esfuerzo por parte de todos los agentes y
entidades que participamos de este sector para
transformar las esperanzas en resultados concretos para
un colectivo tan vulnerable.

AELMHU cumple ya mas de una década de vida y con cada
nuevo ano, con cada nuevo balance, con cada nuevo
proyecto, seguiremos perseverando en este esfuerzo de
mejora continua en torno a la aportacion del valor
terapéutico y social de los medicamentos huérfanos en
Espana. Pero, sobre todo, continuaremos comprometidos
con la investigacion y el desarrollo de terapias innovadoras
para mejorar la calidad de vida de los pacientes que
padecen enfermedades raras y ultrarraras porque mejorar
su situacion y la de sus familias es nuestra verdadera razon
de ser.

Muchas gracias.
Maria José Sanchez Losada

Presidenta de AELMHU.
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1. CAMBIOS en
la ASOCIACION

La Junta Directiva

En mayo de 2022, la presidenta de AELMHU, Maria José
Sanchez Losada, fue reelegida para un nuevo mandato en
las elecciones celebradas tras finalizar los dos anos
regulares establecidos en los estatutos de la Asociacion.
Esta reeleccion supone el apoyo unanime por parte de la
Asamblea General a la gestidn desarrollada con
anterioridad a esta fecha y a las politicas impulsadas por la
Asociacion para contribuir a mejorar la situacion de las
personas y familias afectadas por enfermedades raras o
poco frecuentes, impulsando el conocimiento de sus
patologias y el reconocimiento del valor terapéutico y
social de los medicamentos huérfanos.




Con esta reeleccion, la Junta Directiva quedo

constituida de la siguiente forma:

M? José
Sanchez
Losada

PRESIDENTA

Directora
general de CSL
Behring en
Espanay
Portugal

-

N

\_’Q'

- )

José Luis
Moreno
Sanchez

VICEPRESIDENTE

Director general
de Ultragenyx en
Espanay
Portugal

*Dejo de ser miembro de la Junta en diciembre de 2022

David
Moreno
Alforcea

SECRETARIO Y
VOCAL

Director general
de PTC
Therapeutics en
Espana*

Sergio
Bullén
Avendano

TESORERO'Y
VOCAL

Director general
de Alnylam
Pharmaceuticals
en Espana

Jordi
Casals
Ferragut

VOCAL

Director general
de Amryt
Pharma en lberia

**Se incorpord a la Junta Directiva en sustitucion de Jordi Casals Ferragut tras la celebracion de la Asamblea ordinaria en septiembre de 2022.

Memoria
ANUAI

aelmhu

Beatriz
Perales
Zamorano

VOCAL

Directora de
Acceso al
Mercado,
Relaciones
Institucionales y
Comunicacion
para Sobi
Iberia**



El renovado proyecto impulsado por este equipo supuso
revalidar y fortalecer el plan estratégico iniciado dos
anos atras, contemplando el conocimiento, la innovacion
y la eficiencia como pilares esenciales, para seguir
promoviendo el reconocimiento del valor terapéutico y
social de los medicamentos huérfanos, en un entorno tan
especializado y complejo como son las enfermedades raras
y ultrarraras.

Por otro lado, también es necesario poner en valor y
agradecer la gran labor que hicieron los anteriores
miembros de la Junta Directiva. Este es el caso de Jorge
Capapey, actual director comercial CEMEA en Alnylam,
que ejercido como presidente y vicepresidente de la
Asociacion; y Leticia Beleta, directora general de Alexion
AstraZeneca Rare Disease en Espana, que también ocupo
una de las vicepresidencias.
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2. NUEVOS

Durante el afio 2022, AELMHU aumenté un 22% el
numero de asociados, alcanzando por primera vez la cifra
de 22 empresas asociadas.

Por orden cronoldgico, estas incorporaciones fueron
protagonizadas por Ferrer, multinacional farmacéutica
espafola especializada en la pulmonologia vascular, la
enfermedad intersticial y los desdrdenes neuroldgicos;
GenSight Biologics, compafia biofarmacéutica francesa
especializada en desarrollar terapias génicas para
enfermedades neurodegenerativas de la retina y
enfermedades del sistema nervioso central; UCB,
companfia biofarmacéutica belga focalizada, sobre todo, en
el campo de la neurologia y la inmunologia; y BioCryst,
empresa biotecnoldgica que, mediante la combinacion de
la biologia tradicional y la quimica médica, investiga las
proteinas diana asociadas a patologias concretas, sobre
todo, el angioedema hereditario.
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3. REUNIONES del
ORGANO de
GOBIERNO La Asamblea, organo de gobierno, celebro 4

reuniones a lo largo de 2022, tanto de forma
presencial como online, para tratar los asuntos
de interés y actualidad para la Asociacion:

DIA MES CONVOCATORIA TEMAS TRATADOS FORMATO

- Aprobacién cuentas, actualizaciéon

19 Mayo 1% Asamblea General © reglamento y elecciones Junta Mixto- P.resenaal
: : . . : en Madrid
g Directiva :

Actualizacion trimestral trabajo y

- Asamblea : . . : .
: : votacion nuevo miembro de la : Online

15 S tiemb :
§ eptiembre . Extraordinaria

: : Actualizacién anual trabajo,
29 - Noviembre - Asamblea Ordinaria . presupuesto y objetivos
: ' - estratégicos

: Mixto- Presencial
: en Barcelona
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°__° €€ La Asociacion, promueve la
O 3 ACthldade S elaboracion y difusion de
informacion util, veraz y objetiva
que refleja los datos de la
1- IN FORMES realidad que rodea y atarie a los
medicamentos huérfanos en

El firme compromiso de AELMHU por descubrir, investigar, varias vertientes ,,
desarrollar y comercializar terapias innovadoras que
mejoren la vida de los pacientes y sus familias es la razén
de su existencia. Y, para ello, la Asociacion, como no puede
ser de otra manera, promueve la elaboracion y difusidon de
informacion util, veraz y objetiva que refleja los datos de la
realidad que rodea y atane a los medicamentos huérfanos
en varias vertientes.

En este sentido, 2022 ha sido un ano muy activo y T‘vo
completo para la Asociacion ya que ha realizado un total anc“ —

de ocho informes. De ellos, cinco (acceso, ensayos clinicos —

e IPT) se han difundido a sus stakeholders a través de

diferentes canales, consolidandose como documentos de Accnso
referencia en el sector de las enfermedades raras. 2021
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Los informes a destacar son:

1.1 Informes de Acceso

Desde su origen, AELMHU ha mantenido como uno de sus
objetivos esenciales mejorar y agilizar la disponibilidad de
la innovacion farmacéutica para todos los pacientes con
EE.RR. en Espana, contribuyendo al desarrollo y mejora de
un sector tan sensible como especializado.

En este contexto, la generacion de informacion objetiva, la
aportacion de datos, el analisis de evolucion y las
referencias internacionales en diferentes aspectos
relacionados con el desarrollo de este sector, han
representado uno de los elementos mas relevantes de las
actividades de la Asociacion. Esta actividad se concreta en
el desarrollo de un informe anual de acceso, elaborado con
datos a 31 de diciembre de cada ano, complementado con
dos informes cuatrimestrales, que se han consolidado
como una referencia de la situacidon de los MM.HH. en
Espana, con indicadores comparativos respecto a la
evolucion en Europa, incluyendo variables clave como los
tiempos de aprobacion y financiacion nacionales.
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. Los informes recogen un analisis comparativo del estado
ng%?é%? de los productos con nombre comercial y designacion
PIAS AVANZADAS vesnerON p v desig

W huérfana positiva por parte de la Agencia Europea de

Medicamentos (EMA, por sus siglas en inglés), los que han
conseguido autorizacidn comercial, los productos que han
solicitado Cddigo Nacional (CN) y los que estan
actualmente financiados por el Sistema Nacional de Salud
(SNS).

Ademas de estos datos, este ano se han incorporado
nuevos indicadores y referencias sobre las condiciones
especiales de autorizacion de la EMA, incluyendo datos
sobre medicamentos aprobados bajo circunstancias
excepcionales, aprobacion condicional, evaluacion
acelerada o aguellos que cuentan con seguimiento
adicional.

La relevancia de este Proyecto se ha constatado alin mas
en 2022 experimentando un notable incremento de
descargas y de peticiones por parte de expertos, lideres
de opinion, comunidad cientifica, asociaciones e
instituciones de diferentes ambitos, incluyendo también
una gran repercusion a través de los medios de
comunicacion que ha contribuido a estimular un debate
necesario para seguir mejorando el modelo de acceso y la
operativa en el ambito nacional.
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Con este informe, basado en fuentes publicas y datos que
se recogen en el Registro Espanol de Estudios Clinicos de
la AEMPS, AELMHU quiere seguir activando el debate en

1.2 Informe de Ensayos torno a las necesidades y posibles lineas de mejora en este
;s e terreno especifico de analisis clinicos que permitan
Cllnlcos (EE°CC°) favorecer las dinamicas de innovacion en Espana,
destacando también el claro compromiso de los asociados

. o . : de AELMHU con la investigacion y el desarrollo de nuevos
Asimismo, por segundo ano consecutivo y con motivo de

la celebracion del Dia Mundial del Ensayo Clinico, el 20 de tratamientos, huerfanos y ultrahuerfanos.

mayo, AELMHU hizo publico el segundo Informe sobre
Ensayos Clinicos en Enfermedades Raras en Espana.

El analisis mantiene como objetivo esencial destacar la 3 IN lH ( )R M P \()l re

labor y esfuerzo investigador por parte de las companias EN S[\ ( )S
farmacéuticas, analizando la evolucion y condicionantes de ( Ll V ]( ( )S ‘

esta linea de actividad que se produce en la fase de . CI
evaluacion de los medicamentos. Un informe anual que

confirma la tendencia alcista de los ultimos anos en el

incremento de inversiones y esfuerzos de la industria en CIl L'S )dnd
la investigacidon en enfermedades raras, que alcanzo la

cifra récord de 225 EE.CC. autorizados en investigacion 2 02 1

de EE.RR. en 2021 y que volvid a batir maximos
historicos en el 2022, con 233 EE.CC. autorizados en
investigacion de EE.RR. y que supusieron uno de cada
cuatro ensayos en el pais.
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La investigacion de las enfermedades raras
por drea erapéutica
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1.3 Informe de IPT

Como novedad destacada en 2022, AELMHU publico en
julio su primer Informe de Posicionamiento Terapéutico
en Medicamentos Huérfanos en Espana, analizando la
evolucion de diferentes indicadores desde que se crearon
estos informes en 2013 hasta 2022. Un estudio pionero y
precursor realizado por primera vez en Espana que ha
permitido profundizar en la situacion de la evaluacion
terapéutica de los productos huérfanos y ultrahuérfanos
a lo largo de los ultimos 9 afos.

El Informe desarrolla datos comparativos respecto al total
de medicamentos, revisando diferentes parametros como
el area terapéutica, la fecha de inicio del expediente o el
promedio de tiempo en las diferentes fases de tramitacion.

El analisis ha permitido destacar los retrasos en la
evaluacion terapéutica de los medicamentos huérfanos
como uno de los factores que mas demoran el acceso a la
innovacion por parte de los pacientes espainoles de las
enfermedades poco frecuentes, a pesar de contar con una
eficacia ya acreditada por la EMA. Unos retrasos que, en
ocasiones, superan los 400 dias desde el inicio del tramite
del informe hasta su publicacion final y cuyos datos
contribuyen a seguir mejorando el modelo en Espana.

sobre los 11l
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1.4

Por otro lado, a través del Grupo de Trabajo de Terapias
Avanzadas (TT.AA.) de AELMHU y consciente de la
relevancia del desarrollo de este tipo de tratamientos en el
ambito de las EE.RR., se puso en marcha un exhaustivo
informe anual, de uso interno y de acceso limitado a los
asociados, sobre las terapias avanzadas con designacion
huérfana hasta 31 de diciembre de 2021.

Asimismo, este proyecto se complementd con dos analisis
semestrales en 2022 que recogian una detallada
recopilacion actualizada de informacidn, datos vy
referencias.

El objetivo de este proyecto se ha centrado en analizar la
evolucion de este tipo de tratamientos que abren nuevas
vias de investigacidn con potencial para aportar soluciones
capaces de mejorar la calidad de vida de pacientes que
actualmente cuentan con pocas, o incluso con ninguna,
alternativa terapéutica.
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2. ENCUENTROS
AELMHU

Dada su magnifica acogida en afios anteriores, en 2022 la
Asociacion incrementd notablemente la celebracidon de
encuentros especializados y exclusivos cuyo objetivo es
crear un espacio de debate con terceras partes relevantes
del sector sanitario y biotecnoldgico y nuestros asociados,
con el objetivo de promover el dialogo, compartir
conocimientos e intercambiar opiniones, experiencias e
ideas sobre un area o tema especifico relevante para el
sector.




Jaime Espin

Profesor en la
Escuela Andaluza
de Salud Publica
(EASP), experto en
politicas de precio y
reembolso de
medicamentos y
evaluacion
econdmica de
tecnologias
sanitarias.

Despacho Faus
& Moliner, con
Jordi Faus y
Lluis Alcover

Abogados
especializados en
Derecho
Farmacéutico.

Julio Sanchez
Fierro

Abogado
especialista en
Derecho Sanitario.
Doctor en Ciencias
de la Salud y ex
subsecretario de
Sanidad.

Elizabeth
Hernandez
Gonzalez

Directora general
de Programas
Asistenciales del
Servicio Canario de
la Salud, Consejeria
de Salud, Gobierno
de Canarias.

Casimiro
Jiménez
Guillen y
Joaquin
Palomar
Rodriguez

Subdirector General
de Farmacia e
Investigacion y jefe
del Servicio de
Planificacion y
Financiacion
Sanitaria,
Consejeria de Salud
de la Region de
Murcia.

Regién de Murcia
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Juan Carlos
Valenzuela

Jefe de Area de
Farmacia, Direccion
General de
Asistencia
Sanitaria. SESCAM
Consejeria de
Sanidad de Castilla
— La Mancha.




.JORNADA
FORMATIVA para

En septiembre de 2022, AELMHU organizé una jornada
formativa en colaboracion con la Asociacion Nacional de
Informadores de la Salud (ANIS), enfocada especificamente
a los profesionales de la comunicacion bajo el lema “Las
Enfermedades Raras en Espana: los retos comunes y las
proyecciones de futuro”.

El encuentro, que tuvo lugar en la emblematica Asociacion
de la Prensa de Madrid (APM), contdé con la participacion
de diversos agentes del sector cientifico-sanitario que, en
cada uno de sus campos o ambitos, ofrecieron una
perspectiva transversal.

Una Jornada que pretendié mejorar el conocimiento de este
tipo de patologias entre los periodistas para facilitar su
adecuada difusion y abordaje que superd todas las
expectativas tanto de asistencia como de divulgacion,
duplicando practicamente los resultados obtenidos en la
anterior edicidn organizada antes de 2019.
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La presidenta de AELMHU, Maria José Sanchez Losada
abrid la jornada explicando la definicion de medicamento
huérfano, su desarrollo y los ultimos datos de acceso a
este tipo de tratamientos en nuestro pais.

El economista de la salud y profesor
asociado de la Universidad Carlos lll, Jorge

Juan Carrién, presidente de FEDER, hablé Mestre, explico el sistema de evaluacion y
de las enfermedades raras desde la financiacion de los medicamentos
perspectiva del paciente y el movimiento huerfanos.

asociativo en Espana.

La investigadora del CIEMAT, Susana Navarro, compartid
su experiencia clinica y conocimiento cientifico sobre las
terapias avanzadas para enfermedades raras.
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Grupos de
04 Trabajo

En 2020, la Asociacion decidid crear varios grupos de

trabajo con el objetivo de dinamizar la labor de la entidad,

involucrando a sus asociados en la puesta en marchay
desarrollo de sus actividades con el objetivo de actualizar
sus lineas estrastégicas en funcion de los desarrollos
politicos, sociales e institucionales que se vayan
produciendo.

A lo largo de 2022 y desde su creacion, AELMHU ha
contado con 5 grupos de trabajo:

(O— Precio y Reembolso

(O— Acceso Temprano

(O— Terapias Avanzadas con designacién huérfana
(O— Asuntos Publicos y Agenda Legislativa

O— Co-creacion con las Asociaciones de Pacientes de
EE.RR.
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€€ 4 lo largo de 2022, mds de 40
profesionales han participado
activamente en estas reuniones
que cuentan con una
periodicidad ordinaria,
dependiendo de la tematica que
se trate, y que han dado lugar al
desarrollo de mas de 20 acciones 99

En total, estos Grupos han estado formados por mas de 40
personas. Todas ellas, miembros de las distintas
companias asociadas a AELMHU con una clara y decidida
apuesta por la evolucion y desarrollo de la Asociacion y un
compromiso firme con nuestra mision: mejorar la situacion
de las personas y familias afectadas por enfermedades
raras o poco frecuentes.

En este sentido, los grupos de trabajo han impulsado
nuevas iniciativas y han puesto en marcha diferentes
proyectos y colaboraciones con los stakeholders mas
relevantes, politicos y no politicos, en aras de seguir
trabajando por el objetivo principal: impulsar la
investigacion, el desarrollo y la comercializacion de
terapias innovadoras que mejoren la vida de los pacientes
gue sufren patologias minoritarias y sus familias.



Relaciones
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05 Institucionales

EL 2022 ha sido un ano distinguido por la sucesion de
numerosos cambios de cargos a nivel politico que lo han
caracterizado de intenso vy, en cierta medida, convulso en el

ambito institucional.

La salida de la crisis del Covi-19 pero la entrada en otras
como la crisis de los suministros, que ha impedido la
llegada de ciertos medicamentos a los hospitales y a los
pacientes, o la crisis de la inflacion, que ha encarecido los
costes de los medicamentos y productos sanitarios, en un
momento politico clave como el término del periodo
legislativo ordinario en la mayoria de las Comunidades
Autdnomas vy, en consecuencia, la cercania de las
elecciones autonomicas y regionales para mayo de 2023
han marcado, sin duda, alguno de los cambios y
desarrollos de la actualidad politica de Espana.

Esta situacion tan cambiante ha llevado a que AELMHU
haya redoblado e intensificado el nimero de reuniones
institucionales, haya tenido que retomar el contacto con
nuMerosos cargos, y se haya tenido que dar a conocer con
muchos otros de una forma mas concisa y relevante.
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Por tanto, siendo conscientes de la importancia que tienen
las politicas publicas en el ambito de la sanidad, AELMHU
ha trabajado para dar a conocer las problematicas de las
enfermedades raras a las distintas administraciones de
interés.

En este sentido, a lo largo de todo 2022, y en el ano de la
fase de consolidacion de Asociacion como referente
nacional en el ambito de las enfermedades raras y los
medicamentos huérfanos, AELMHU ha apostado por
desarrollar y reforzar las relaciones con todos los agentes
implicados. El objetivo, a través de la agenda institucional,
es ejercer de interlocutores con los representantes publicos
y con terceras partes, a fin de ampliar la presencia de la
Asociacion en la toma de decisiones, presentandose como
un agente representativo, relevante y fiable.




Entre las principales acciones desarrolladas en
este campo, destacan:

1. PARTICIPACION
en CONSULTAS

1. Aportaciones a la consulta
sobre un proyecto de Orden por la
que se modifican los anexos I, II,
IIT, VI y VII del Real Decreto
1030/2006, de 15 de septiembre,
por el que se establece la Cartera
de Servicios Comunes del Sistema
Nacional de Salud y el
procedimiento para su
actualizacion.
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En el mes de marzo, la Asociacion remitio al Ministerio de
Sanidad sus aportaciones para dar un impulso a la
deteccidn y diagndstico temprano de las enfermedades
raras a través de la actualizacion de la Cartera de Servicios
Comunes del SNS, en diferentes areas.

Para AELMHU las EE.RR. conllevan frecuentemente un
deterioro incremental de la salud de los pacientes, que
hace de la deteccidn temprana un factor determinante,
tanto para su abordaje y progresion como para la calidad
de vida del paciente y su entorno familiar, social y laboral.
El cribado neonatal unido a los avances que se estan
desarrollando en el ambito de la genética, se han revelado
como sistemas cada vez mas eficaces para avanzar en este
objetivo comun de deteccion temprana, especialmente en
el terreno de las enfermedades minoritarias.

Por ello, desde la Asociacion se recomendaba:

(O— Lainclusién del mayor nimero posible de EE.RR. en
el programa de cribado neonatal como herramienta
comun de deteccion temprana y que sea accesible de
forma equitativa indistintamente de la CC.AA. en la
que se encuentre el ciudadano.

(O— El reconocimiento de la especialidad en genética
clinica, tanto para alinearse con Europa al ser Espana
el Unico pais que no cuenta con esta especialidad,
como para acelerar el acceso a los pacientes.
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En el mes de agosto, la Asociacion hizo llegar al Ministerio

2. Aportaciones a la Consulta

de Sanidad sus aportaciones con el objetivo de seguir

Pliblica Previa SObl‘e el profundizando en numerosos aspectos como el

Anteproyecto de Ley que mOdl:fica reconocimiento del valor econdmico y social que aporta la
. investigacion farmacéutica sobre nuevos productos e

el TQXtO Reﬁlndldﬂ de la LC,V de indicaciones, la equidad en el acceso a esos tratamientos,

Garantl'asy Uso Racional de los la agilizacién de procesos burocréticos, la mejora del

proceso de evaluacidn, y dotar de mayor certidumbre,

Medlcamentosy PrOdHCtOS transparencia, y participacion a todo el tramite de
Sanitarios aprobacidn, entre otras cuestiones.

Desde La Asociacion, celebramos que el Ejecutivo
considere las EE.RR. una prioridad, manifestando en su
acuerdo de Gobierno su compromiso de “integrar las
necesidades de las enfermedades minoritarias en la
planificacion global de la cobertura universal,
garantizando el acceso a diagndstico y tratamiento de
todas las personas, independientemente de dénde vivan
y la patologia con la que convivan”.




Asi, desde la Asociacion se recomendaba:

(O— La financiacidn y fijaciéon de precios de los MM.HH. y su
inclusion en la prestacion farmaceéutica del SNS, con el fin
de aportar certeza, agilidad y una mayor trasparencia en
los procesos.

O—El proceso de evaluacidn de los productos, proponiendo
una solucidon consensuada que permita compartir
informacion de forma agil (preferiblemente en formato
digital), establecer un procedimiento predecible de
presentacion, resolucion e informacion de alegaciones e
incrementar la participacion de los pacientes en esta fase
del proceso, con “voz y voto” en la toma de decisiones,
entre otros.

(O— La financiacién ligada a resultados clinicos y a resultados
financieros, con acciones encaminadas hacia una mayor
transparencia y gobernanza, que permita homogeneizar la
disparidad territorial existente y facilitar la recogida de
datos, entre muchas otras.

(O— La exclusidn del Sistema de Precios de Referencia.

(O— La exclusion de los Medicamentos Huérfanos de la
ampliacion de la aportacion cuatrimestral a la dispensacion
en centros sanitarios.

O_

¥

¥

O_

O_
O_
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Los nuevos mecanismos de agilizacion en el acceso para
los pacientes con EE.RR., que reflejen las propias
especificidades de los MM.HH. y la necesidad de
incentivarlos, en consonancia con las previsiones del
Reglamento Europeo de Medicamentos Huérfanos, para
que contribuyan a mejorar las condiciones de acceso.

La incorporacion de la perspectiva del paciente y el
clinico en los grupos de apoyo del Comité Asesor para la
Financiacion de la Prestacion Farmacéutica del SNS
(CAPF).

La exencion de la aportacion de los usuarios en la
prestacion farmacéutica ambulatoria en MM.HH.

La incorporacion de los aprendizajes que nos ha dejado la
pandemia, en materia de agilizacion de procesos de
autorizacion y comercializacion, uso de soluciones
digitales para ensayos clinicos, presentaciones regulatorias
y atencion domiciliaria y colaboracion publico-privada.

La dotacion suficiente de la Agencia Espafola de
Medicamentos y Productos Sanitarios (AEMPS) para que
pueda desarrollar su labor con agilidad y garantias.

Asegurar la equidad en el acceso entre diferentes
Comunidades Autonomas.

Incentivos a la innovacion farmacéutica.

Y apoyo a la transformacion digital del sector.



3. Aportaciones a la Consulta
Publica Previa sobre el Proyecto de
Orden por la que se crea el
Observatorio de Enfermedades
Poco Frecuentes de la Comunidad
de Madrid y se establece su
composicion, organizacion y
funcionamiento

En el mes de agosto, AELMHU también participd con sus
aportaciones en esta consulta del Gobierno madrileno con
el objetivo de seguir profundizando en nuevos desarrollos
y propuestas que den visibilidad a las patologias menos
frecuentes y sus desafios. Asimismo, se pretendian abordar
nuevas propuestas de mejora, como el reconocimiento del
valor econdmico y social que aporta la investigacion
farmacéutica en este campo, la equidad en el acceso a los
tratamientos en toda Espana, la agilizacion de procesos
burocraticos o la mejora del proceso de evaluacion de la
innovacion, entre muchos otros.

Por ello, aplaudimos que el Ejecutivo regional mantengay
fortalezca su compromiso con las EE.RR., apostando por
iniciativas como la puesta en marcha de este Observatorio
de Enfermedades Poco Frecuentes.
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En sentido, desde AELMHU se recomendaba
que:

(O— Elnuevo Observatorio cuente con la industria de los
medicamentos huérfanos en sus drganos consultivos
y grupos de trabajo para la toma de decisiones.

(O— Estudie y promueva todas aquellas mejoras en la
agilizacion de los procesos que se han emprendido
durante la pandemia de la Covid 19.

(O— Aproveche todas las ventajas de las nuevas
herramientas tecnoldgicas y su aplicacion en salud
para realizar mas y mejores analisis, susceptibles de
compartirse en el seno del Observatorio Regional,
con el fin de visibilizar los progresos diagndsticos y
mejorar la atencidn y el conocimiento sobre las
enfermedades poco frecuentes.

(O— Cuente con un grupo de trabajo sobre las nuevas
lineas de investigacion en el campo de las
enfermedades raras (ej., terapia génica y celular), en
el que pacientes, profesionales, decisores publicos e
industria podamos poner en comun nuevas
experiencias y resultados.



4. Aportaciones a la Audiencia
Publica sobre el proyecto de Real
Decreto por el que se modifica

el Real Decreto 1093/2010, de 3 de
septiembre, por el que se aprueba
el conjunto minimo de datos de los
informes clinicos en el SNS

Por ultimo, durante el 2022, AELMHU formo parte de esta
Audiencia Publica con el objetivo de mejorar el ambito de
la interoperabilidad de la informacion que se produce en el
marco del SNS. Concretamente, dentro del proceso de
aprobacion y financiacidn de medicamentos de alto
impacto, como son los medicamentos huérfanos.

Entre los principales aspectos de mejora se encuentran la
eliminacidn y prevencion de duplicidades en el proceso; la
reduccion de informacion manual y el desarrollo de futuros
escenarios que permitan captar la informacion disponible
de la historia clinica del paciente. Por ello, AELMHU
considera que este tramite de Audiencia Publica
representaba una excelente oportunidad para “unificar” el
lenguaje de los diferentes sistemas de informacion clinica
(desde VALTERMED hasta la Historia Clinica o la tarjeta
sanitaria).
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Ast, AELMHU solicitaba:

(O— Evitar la recogida de datos adicionales a los que ya
se recojan en las historias de los pacientes y los
registros de los hospitales o las Comunidades
Autonomas.

(O— Impulsar la interoperabilidad de los sistemas.

(O— Permitir a la industria participar en la funcionalidad
de descarga de datos.

(O— Incorporar la participacién en ensayos clinicos como
informacion relevante en la historia clinica.

(O— Reforzar la oportunidad que podrian ofrecer los
datos de vida real (RWE) para mejorar el
conocimiento en el diagndstico, tratamiento y
seguimiento de los pacientes y aprovechar los datos
obtenidos para poder generar nuevas hipotesis o
anticipar posibles diagnodsticos.

(O— Consensuar criterios adecuados, rigurosos y
transparentes en los protocolos farmacoclinicos.

(O— Establecer un canal de comunicacién hacia las
Comunidades Autdonomas, fijando un modelo de
informacidn basica.

(O— Homogeneizar la disparidad territorial.

O— Recoger la opinion de los pacientes.



2. REUNIONES

Asimismo, a lo largo de 2022, AELMHU mantuvo
numerosos y enriquecedores encuentros de trabajo con
diferentes representantes institucionales, tanto del
ambito ejecutivo como parlamentario a nivel nacional
(Asesor Téecnico del Grupo Parlamentario Ciudadanos en el
Congreso de los Diputados para Salud, Ciencia e
Innovacion) y autondmico (Canarias, Directora General de
Programas Asistenciales; Extremadura, Director General de
Asistencia Sanitaria del Servicio Extremeno de Salud;
Comunidad de Madrid, Viceconsejero de Gestion
Econdmica y Farmacia).

Igualmente, se han mantenido diversas reuniones con las
principales asociaciones (2) representativas en el ambito
de las enfermedades raras, en especial con la Federacion
Espanola de Enfermedades Raras (FEDER).

El objetivo de dichos encuentros no ha sido otro que poner
en valor la importancia y trabajo de la industria
farmacéutica y biotecnoldgica enfocada en los MM.HH. v,
sobre todo, dar a conocer las reivindicaciones de este
sector en cuanto a la problematica en materia de acceso,
ejercer como un interlocutor real y constructivo y ampliar la
participacion de la Asociacion en la toma de decisiones.
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Actividades
06 xternas

A consecuencia de la gran importancia y relevancia que
AELMHU ha ido adquiriendo en los ultimos afios como
referente en el sector de los MM.HH., gracias a su labor por
dar una mayor visibilidad y entendimiento en relacion con
este campo de la sanidad, y su contribucion al
conocimiento, investigacion y desarollo de farmacos dirigos
al tratamiento de EE.RR., multitud de agentes han querido
contar con la Asociacidon para su presencia y participacion
en diferentes eventos a lo largo del aho 2022.




1. EVENTOS
Y

1. Foro acERca las
Enfermedades Raras
(09/02/22)
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De forma presencial, SOBI celebro en Barcelona el Foro
acERca las Enfermedades Raras, un acto al que asistio la
directora ejecutiva de AELMHU, Marian Corral, y en el que,
junto a profesionales del CatSalud y otros representantes y
pacientes, se crearon sinergias para generar conocimiento
sobre las enfermedades poco frecuentes que contribuyan a
mejorar la calidad de vida de los pacientes.
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2. Encuentro Digital -
‘“Avanzando en la

Humanizacion de las d ia riofa rma

b3
Enfer medades r ar aS La informacidn clave de la farmada y del medicamento
(23/02/2022) Pollica Profesion  Gestion Terapéutica Opinion  Farmacia Asistencial  F. Hospitalaria

En este encuentro digital, organizado por SOBI en Un tOtal de 33 propueStaS para la Vlda

colaboracidn con Levin y Europa Press, se abordaron las de laS personas Ccon enfermedades
medidas para mejorar la atencion, cuidado y calidad de raras

vida de los pacientes con enfermedades raras. Asi, Marian

Corral acudio y formd parte de este en calidad de directora = :
. . ~ ) #E lermadadesRar
ejecutiva de AELMHU y estuvo acompanada de Beatriz W" e

. . . 3
Perales como vocal de la Asociacion y directora de Acceso '

al Mercado, Relaciones Institucionales y Comunicacion de
la compafia organizadora, asi como con Pablo de Mora,
director general de Sobi Iberia; Julio Sanchez Fierro,
abogado y doctor en Ciencias de la Salud y coordinador de
la iniciativa; Fide Mirdn, vicepresidenta de la Federacion
Espanola de Enfermedades Raras (FEDER); Mercedes
Carreras, enfermera y vicepresidenta del Consejo Asesor
del Sistema Publico de Salud de Galicia; y Jordi Cruz,
representante de la Asociacion de Hemoglobinuria
Paroxistica Nocturna de Espana.



https://diariofarma.com/2022/02/23/33-propuestas-para-la-ida-de-las-personas-con-enfermedades-raras
https://diariofarma.com/2022/02/23/33-propuestas-para-la-ida-de-las-personas-con-enfermedades-raras
https://diariofarma.com/2022/02/23/33-propuestas-para-la-ida-de-las-personas-con-enfermedades-raras

3. Jornada “Crea

conciencia, hazte visible
(04/03/2022)
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Marian Corral, directora ejecutiva de AELMHU, particip6 de
forma presencial en la VIIl Jornada organizada por IBIMA-
RARE en el Rectorado de la Universidad de Malaga bajo el
lema “Crea conciencia, hazte visible”. De este modo, la
directora intervino en el segundo bloque sobre la “Atencion
sanitaria y la realidad social de las personas afectadas por
enfermedades raras”, centrando su exposicion en la
importancia de visibilizar las enfermedades raras en las
redes sociales. Asimismo, Marian Corral estuvo
acompanada en este bloque por la deportista valenciana
Noah Higon Bellver.
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https://aelmhu.es/noticias/aelmhu-jornadas-enfermedades-raras-ibima-rare/
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¢ i ' 4 G4 :
4. ]Ol’nada Enfermedades La presidenta de AELMHU., Maria Jo.se Sdnchez, formé .
parte de este foro presencial, organizado por la Fundacion
Ral’aS o POCO Frecuentes: Bamberg en Madrid, donde se debatio sobre las politicas
un nuevo paradigma” actualés e|:1,investigacic’)n y a’.cencién sanitaria, de la
actualizacion de la Estrategia de Enfermedades Raras,
(14/03/2022) las dificultades en el acceso a tratamientos, el papel de la

industria y los pacientes y sobre el actual modelo de
evaluacion y financiacion de los MM.HH. Maria José estuvo
acompanada por Eva Bermejo, Directora del Instituto de

Investigacion de Enfermedades Raras del ISCIII; Francesc

Palau, Coordinador Cientifico de la Estrategia de
Enfermedades Raras del Sistema Nacional de Salud; Juan
Carridn, Presidente de FEDER vy José Luis Poveda, Jefe de
Servicio de Farmacia del Hospital de la Fe, entre otros.

ORGANIZACION CONSEJU GENEKRAL
M' MEDICA COLEGIAL | DE COLEGIOS OFICIALES
' DE ESPANA DE MEDICOS


https://aelmhu.es/noticias/aelmhu-participa-en-las-jornadas-enfermedades-raras-o-poco-frecuentes-un-nuevo-paradigma-de-la-fundacion-bamberg/
https://aelmhu.es/noticias/aelmhu-participa-en-las-jornadas-enfermedades-raras-o-poco-frecuentes-un-nuevo-paradigma-de-la-fundacion-bamberg/
https://aelmhu.es/noticias/aelmhu-participa-en-las-jornadas-enfermedades-raras-o-poco-frecuentes-un-nuevo-paradigma-de-la-fundacion-bamberg/
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5. Dl'a mundial de laS Maria José Sdnchez, Leticia Beleta y Marian Corral
acompanaron a FEDER en la celebracion del Dia Mundial

en el’medades raras de las Enfermedades Raras. Un acto que por primera vez

(15/03/2022) se celebro en la ciudad de Léon y al que también asistieron

un gran numero de asociados de AELMHU.

En el acto contd con una gran representacion institucional y

del movimiento asociativo, y fue clausurado por S.M. la
Reina Letizia.
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6. Debate ‘En voz rara’ de la

Fundacion Mehuer
(05/04/2022)
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AELMHU, representada por su directora Marian Corral,
participd en el encuentro “Hitos y retos de la Industria
Farmaceutica con los Medicamentos Huérfanos”. El
debate, que transcurrié de forma online, se centrod en los
hitos y retos de la Industria en dicho ambito, asi como en el
analisis de los cambios previstos en la normativa europea y
fue organizado por la Fundacion Mehuer en colaboracion
con Sanofi y moderado por Manuel Pérez Fernandez,
Presidente de la Fundacién Mehuer y del Colegio de
Farmacéuticos de Sevilla.

Asimismo, en dicho debate intervinieron también Arantxa
Catalan, Responsable de Public Affairs en Sanofi Espana e

Iciar Sanz, Directora de Asuntos Internacionales en
Farmaindustria.

Iciar Sanz
2 Tirectora de »n“.t_]flt‘.'."u' )
Manuel Perez Sk (t(ﬁﬂ en Farmaindustrid

~cian Mehuer Internacion
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e e Fund
presidente e 't
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_ Arantxa Catalan
Responsable de Public Affairs
en Sonofi Espana

Marian Corral

Directora ¢

JECUliva de AELMHL



https://aelmhu.es/noticias/marian-corral-directora-aelmhu-en-voz-rara-fundacion-mehuer/

7. Seminario web “Avances
en enfermedades raras,
nuevos mecanismos de
accion”

(21/04/2022)

La presidenta de AELMHU, Maria José Sanchez, intervino
de forma no presencial en el seminario web “Avances en
enfermedades raras, nuevos mecanismos de accién”,
organizado por Bioinnova Consulting, en el que explico la
situacion actual de los medicamentos huérfanos en
Espafa. El encuentro, moderado por José Manuel Martinez
Sesmero, Jefe de Farmacia del Hospital Clinico San Carlos,
contd también con la participacion de José Antonio Martin
Conde, Jefe de Seccidn del Servicio de Farmacia del
Hospital Nuestra Senora de la Candelaria, para hablar de
los mecanismos de ARN de interferencia, y José Luis
Poveda, Jefe de Farmacia del Hospital Politécnico La Fe de
Valencia, quien ha centrado su intervencion en las terapias
avanzadas.

AVANCES EN ENFERMEDADES RARAS:
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https://aelmhu.es/noticias/maria-jose-sanchez-losada-presidenta-de-aelmhu-participa-en-un-encuentro-web-para-hablar-sobre-los-avances-en-enfermedades-raras/
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8. PonenCIa. InveStlgaClon AI’ELMHU, rep-re.se’ntada por su Presndenta Ma.rlla José
R Sanchez, participo de forma online en la reunion

y Equldad en la multidisciplinar del Post-Ws RareReview en Madrid -

innovacio’n” organizado por Sanofi - en el que, dentro de la mesa

“Investigacion y Equidad en la innovacion”, se trataron
(22/04/2022) temas como el cribado, la atencidn integral de los
pacientes con enfermedades poco frecuentes o los

biomarcadores. En la misma mesa participaron también

Alvaro Lavandeira Hermoso, Elena Corchete Prats, Jorge

Gomez Cerezo, Dr.Domingo Gdmez -Lamuno Leguina, Dr.
José Luis Poveda Andrés, Dr. Rafael Lépez Lopez y
Salvador Garcia.

TSI



https://aelmhu.es/noticias/aelmhu-presente-en-el-post-ws-rarerewiew-2022-organizado-por-sanofi/
https://aelmhu.es/noticias/aelmhu-presente-en-el-post-ws-rarerewiew-2022-organizado-por-sanofi/
https://aelmhu.es/noticias/aelmhu-presente-en-el-post-ws-rarerewiew-2022-organizado-por-sanofi/

O. Jornada sobre

medicamentos huérfanos

del CIMUS
(29/04/2022)
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Leticia Beleta, vicepresidenta de AELMHU, acudié de forma
presencial al encuentro sobre “Designacion, desarrollo y
acceso a los medicamentos huérfanos” celebrado en
Santiago de Compostela, Galicia. En la Jornada, organizada
por el Centro de Investigacion en Medicina Molecular y
Enfermedades Cronicas (CiMUS), el Centro de
Investigacion Biomédica en Red de Enfermedades Raras
(CIBERER), el Instituto de Salud Catalan y la Plataforma de
Malalties Minoritaries, Beleta centrd su intervencion en el
interés de la industria en estos medicamentos para
enfermedades minoritarias. Al finalizar su presentacion,
formd parte en una mesa de debate moderada por la Dra.
M? Luz Couce, directora del Instituto de Investigacion
Sanitaria de Santiago de Compostela (IDIS), en la que
también intervinieron la Dra. Yoana Nuevo, miembro de la
Oficina de Innovacion de la AEMPS; la Dra. Mabel Loza,
perteneciente al Centro de Investigacion CiMUS de la
Universidad de Santiago de Compostela; y el Dr. Juan
Luque, gestor de la Actividad Cientifica CIBERER.



https://aelmhu.es/noticias/leticia-beleta-vicepresidenta-de-aelmhu-representa-a-la-asociacion-en-la-jornada-sobre-medicamentos-huerfanos-del-cimus/

10. II Edicion Jornadas

Singulares
(08/06/2022)
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AELMHU estuvo representada en la 2? edicion de Singulares
por Sergio Bulldn, miembro de su junta directiva. En la
Jornada, organizada en Madrid con formato hibrido, se
trataron las diferentes perspectivas en el acceso a los
medicamentos huérfanos, ademas de otros temas como el
abordaje multidisciplinar de los pacientes, los avances en
enfermedades raras, asi como la visidon del paciente y sus
necesidades. Junto a Sergio también participaron Alvaro
Lavandeira, abogado y profesor del Instituto para la
investigacion y Formacion en Salud, José Luis Poveda
Andrés, doctor del Hospital Universitario y Politécnico de La
Fe y Gloria Palomo Carrasco, representando a la Agencia
Espanola de Medicamentos y productos Sanitarios (AEMPS).



https://aelmhu.es/noticias/sergio-bullon-participa-en-la-segunda-edicion-de-singulares/

11. Evento de FEDER en el

Congreso de los Diputados
(28/06/2022)
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Maria José Sanchez, presidenta de AELMHU, participod en
dos de las tres mesas redondas del evento organizado por
FEDER y EURODIS en el Congreso de los Diputados — de
forma presencial -, donde hablo sobre las necesidades no
cubiertas y la compra centralizada de medicamentos
huérfanos y los incentivos en la investigacion. Ademas, en
el acto se hizo hincapié en la necesidad de la revision del
modelo de financiacidn actual de estos medicamentos.
Junto a Maria José Sanchez tambien participaron Juan
Carridn, Antonio Cabrera y Jordi Cruz, miembros de la Junta
Directiva de FEDER; Mercedes Amellam de la asociacion
GNAO1; Nacho Muela, de la Asociacidn Nacional de Atrofia
de Nervio Optico de Leber e Iciar Sanz, Directora del
Departamento Internacional de Farmaindustria.



https://aelmhu.es/noticias/aelmhu-participa-en-el-evento-de-feder-en-el-congreso-de-los-diputados/

12. Curso de Verano “Retos

a nivel de acceso a los

MMHH en Espana”
(14/09/2022)
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Un afno mas, la Universidad de Castilla La Mancha celebro
en Toledo, junto a WEBER, su curso de verano al que Marian
Corral, directora ejecutiva de AELMHU, tuvo la oportunidad
de acudir de forma presencial para participar en la mesa
coloquio sobre los “Retos a nivel de acceso a los MM.HH. en
Espana”. junto al Dr. Antonio J. Garcia Ruiz, Profesor Titular y
director del Master Economia de la Salud, Gestion Sanitaria
y Uso Racional del Medicamento del Departamento de
Farmacologia y Pediatria de la Universidad de Malaga
(UMA); el Dr. José Luis Poveda Andrés, Jefe del Servicio de
Farmacia Hospitalaria del Hospital Universitario y
Politécnico La Fe de Valencia y Girisha Fernando, CEO vy
fundador de Lyfegen HealthTech AG.



https://aelmhu.es/noticias/aelmhu-en-la-universidad-de-castilla-la-mancha/
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13. Ma'ster AMIR para La presidenta de AELMHU, Maria José Sanchez, formo

R R R parte del profesorado del Master AMIR para profesionales
pl‘OfeSlonaleS Sanltal’lOS sanitarios. Durante la sesion formativa, la presidenta centro
(06/06/2022) su exposicion en el proceso que siguen los medicamentos

huérfanos, desde la investigacion hasta su
comercializacion, tratando de explicar el ciclo de vida de
estos tratamientos. EL master fue organizado por Talent Up
de forma digital y fue la segunda edicidn en la que
AELMHU ha participado.

 AMIR

HIGHER EDUCATION
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2. CONGRESOS

1. Congreso Internacional
de Medicamentos
Huérfanos y Enfermedades

raras en Sevilla
(27/04/2022)
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La Asociacion, representada por Alberto Torres Falcon y
David Moreno, participo de forma presencial en la X edicidon
del Congreso Internacional de Medicamentos Huérfanos y
Enfermedades Raras celebrado en Sevilla, organizado por
la Fundacidon Mehuer, Feder y su fundacion. David Moreno
estuvo acompanado por Gloria Maria Palomo Carrasco,
evaluadora no clinica del Servicio de Evaluacion Farmaco-
Toxicoldgica del departamento de Medicamentos de Uso
Humano de la AEMPS; y Jordi de Dalmases Balana,
vicepresidente del Consejo General de Colegios
Farmacéuticos.

Por su parte, en el segundo dia Alberto Torres Falcon contd
con la compania de César Hernandez Garcia, jefe del
Departamento de Medicamentos de Uso Humano de la
Agencia Espanola de Medicamentos y Productos
Sanitarios; Javier Garcia Castro de la Unidad de
Biotecnologia Celular del Instituto de Salud Carlos Il y
Nuria Mir Melendo, directora médica de la unidad de
enfermedades raras de Pfizer.



https://aelmhu.es/noticias/david-moreno-vicepresidente-de-aelmhu-participa-en-el-x-congreso-internacional-de-medicamentos-huerfanos-y-enfermedades-raras-en-sevilla/
https://aelmhu.es/noticias/aelmhu-interviene-en-el-2o-dia-del-x-congreso-internacional-de-medicamentos-huerfanos/

2. Congreso Internacional

de Duchenne
(13/05/2022)
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Organizado por Duchenne Parent Project Espana, a este
evento acudid de forma presencial en Madrid la directora
ejecutiva de AELMHU, Marian Corral. Durante su
intervencion, Corral destaco los principales datos del
informe anual de Acceso de los Medicamentos Huérfanos en
Espaina, centrandose en el numero de medicamentos
pendientes de aprobacion, los tiempos de espera y el
porcentaje de farmacos que no han llegado aun a Espana. La
mesa fue completada por el Dr. Juan Estévez del

Departamento de Medicamentos de Uso Humano de la
AEMPS; el Dr. Jose Luis Poveda, Presidente de la Comisidn
Nacional de Farmacia Hospitalaria; el profesor Alvaro
Lavandeira, Doctor en Derecho Sanitario y Farmacéutico;
Manuel Pérez, Presidente de la Fundacion Mehuer; y Silvia
Avila, Presidenta de Duchenne Parent Project Espafia.



https://aelmhu.es/noticias/marian-corral-participa-en-el-congreso-internacional-de-duchenne/

3. Congreso de Fibrosis
Quistica
(08/10/2022)
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Bajo el lema “Dias de cambios. Dias de esperanza”, la
Federacion Espanola de Fibrosis Quistica organizdé en
Pamplona su VIII Congreso sobre Fibrosis Quistica en
colaboracion con la Asociacion de Fibrosis Quistica de
Navarra. Asi, la directora ejecutiva de AELMHU, Marian
Corral, formo parte — de manera presencial - del panel
“Acceso temprano a nuevos tratamientos en Espana”, junto
con Juan Da Silva, presidente de Federacion de Fibrosis
Quistica; Isabel Pineros, directora de Acceso de
Farmaindustria; y el doctor Oscar Asensio de la Cruz,
presidente de la Sociedad de Fibrosis Quistica para debatir
sobre el futuro de los MM.HH. el actual modelo de
financiacion y sus areas de mejora.



https://aelmhu.es/noticias/aelmhu-en-el-congreso-de-fibrosis-quistica/

4. Congreso Paraparesia
Espastica Familiar
(14/10/2022)
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Marian Corral, directora de AELMHU, participo de forma
presencial en el IV Congreso Paraparesia Espatica Familia
en Madrid, donde tuvo la oportunidad de explicar la
situacion actual de acceso que tienen los MM.HH. en
Espana de la mano del Dr. Manuel Posada, profesor de
investigacion del Instituto de Investigacion de
Enfermedades Raras; Alvaro Lavandeira, profesor de
Derecho y presidente de IFSA; y Milena Peraita,
representante de la AEMPS.

|
ACCESO A |

MEDICAMENTOS
HUERFANOS |
EN ESPANA |



https://aelmhu.es/noticias/aelmhu-en-el-congreso-de-paraparesia-espastica-familiar/
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5. Congreso Anual

Cientifico Familiar de

ASMD Espana
(22/10/2022)
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Bajo el lema “jAvanzamos!”, la asociacion ASMD Espana
celebrd en Segovia su |l Congreso Anual Cientifico Familiar.
Al encuentro acudié de forma presencial la directora
ejecutiva de AELMHU, Marian Corral, quien formd parte del
debate sobre los problemas de acceso que sufren los
medicamentos huérfanos en nuestro pais junto con Alvaro
Lavandeira, profesor y abogado, y Daniel de Vicente,
presidente de AEMD y farmacéutico.



https://aelmhu.es/noticias/aelmhu-en-el-congreso-de-asmd/

6. XV Congreso
Internacional de

Enfermedades Raras
(03/11/2022)
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Bajo el lema “Equidad y derechos para las personas con
enfermedades raras” la Asociacion D’genes organizo en
Murcia este Congreso, en el cual estuvo presente AELMHU;
Marian Corral, directora ejecutiva, apoyo de forma presencial
la iniciativa y destacd el dificil acceso que sufren los
medicamentos huérfanos. Marian Corral estuvo
acompanada de Juan Carrion, Presidente de D’genes; Isabel
Pineros, Directora del departamento de acceso de
Farmaindustria; Gloria Maria Palomo Carrasco, evaluadora
preclinica del Departamentode Medicamentos de Uso
Humano de la AEMPS; y Daniel de Vicente, Presidente de la
asociacion ASMD y miembro de la junta directiva de FEDER.
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https://aelmhu.es/noticias/aelmhu-en-el-congreso-de-dgenes/
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https://aelmhu.es/noticias/aelmhu-en-el-congreso-de-dgenes/

/. Primer Congreso de
Derecho Farmacéutico

(18/11/2022)
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La secretaria y vocal de AELMHU, Beatriz Perales,
represento de forma presencial a la Asociacion en el primer
Congreso sobre Derecho Farmacéutico organizado por el
llustre Colegio de la Abogacia de Madrid (ICAM) y que tuvo
lugar en la misma ciudad. Acompanada de otros
representantes de diferentes sociedades cientificas,
instituciones y asociaciones de pacientes, entre los que se
destacan Xosé Manuel Rey, abogado de la Sociedad
Espanola de Farmacia Hospitalaria (SEFH); Daniel de
Vicente, Farmacéutico y Presidente de la Asociacion de
Déficit de Esfingomielinasa Acida (ASMD) vy Alvaro
Lavandeira, miembro del Comité de la Seccion de Derecho
Farmaceéutico del ICAM.

Beatriz Perales, por su parte, pudo comentar en este foro

las dificultades que sufren los pacientes en el acceso a los
MM.HH.

SA



https://aelmhu.es/noticias/beatriz-perales-en-congreso-de-derecho-farmaceutico-del-icam/

3. GALARDONES

1. Premios AVENZOAR
(22/06/2022)
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Coincidiendo con su 38° aniversario, la Fundacion
Farmacéutica Avenzoar hizo entrega de sus premios
anuales correspondientes a los anos 2020, 2021 y 2022
de investigacion, periodismo, mejor profesional o fomento
de la donacidn de sangre a través de trabajos escolares.

En un acto emotivo y destacado, celebrado en el
emblematico Paraninfo de la Universidad de Sevilla, la
Fundacidn quiso reconocer, entre otros, la labor de
AELMHU en el ambito de la investigacion y el desarrollo
de tratamientos para los pacientes con enfermedades
raras.

De este modo, el tesorero y vocal de la Junta Directiva de
AELMHU, Sergio Bulldn, y su directora ejecutiva, Marian
Corral, recogieron en nombre de la Asociacion el Premio
2022 en esta categoria, un reconocimiento que premia la
labor de la Asociacion como representante del colectivo de
la industria farmacéutica especializada en los tratamientos
huérfanos.


https://aelmhu.es/noticias/aelmhu-recibe-el-premio-2022-de-la-fundacion-avenzoar/
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07 Comunicacion

La comunicacion ha constituido, desde la fundacion de
AELMHU, otra pieza e instrumento clave de interaccion con
el resto de los agentes del sector. Mediante este canal, la
Asociacion ha dado a conocer su compromiso por el
descubrimiento, la investigacion, el desarrollo y el impulso
en la comercializacidn de terapias innovadoras para el
tratamiento de enfermedades raras que mejoren la vida de
los pacientes y sus familias.

La transmision y optimizacidn de las acciones que se llevan
a cabo desde la Asociacion, asi como la divulgacion de
contenidos y noticias relevantes en el ambito de los
huérfanos han de servir para dar apoyo y seguridad a los
pacientes. Y qué mejor manera que utilizar este medio para
tener un contacto directo y accesible con todos ellos, tanto
a través de los distintos medios de comunicacion como por
las diferentes plataformas sociales o la pagina web.

Asi, durante el 2022, con una imagen consolidada que
representa los valores de la Asociacion gracias a los
cambios recogidos en el manual de identidad corporativa
elaborado el ano anterior, AELMHU ha continuado dando

un impulso trascendental a sus servicios de comunicacion
para poder seguir ofreciendo a todos los usuarios los
hechos y datos mas relevantes entorno a los MM.HH. y las
EE.RR. con una mayor calidad.




1. PRENSA

Actualmente, la sociedad se encuentra ante un cambio de
paradigma en la manera de transmitir y recibir toda la
informacion. El surgimiento y proliferacion de los medios
digitales, el acceso mas facil y alcanzable a cualquier tipo
de fuente, el impulso a la globalizacidon en todos los
sectores y el nuevo fendmeno de la desinformacidon han
contribuido a que el sector de la comunicacion se haya
vuelto mas complejo vy, por ende, sea necesario reforzar la
confianza de los usuarios en una informacion mas rigurosa
y exigente.

Asi, el sector farmacéutico y biotecnoldgico no es ajeno a
este cambio ya que ademas esta condicionado por otros
asuntos como: la tecnicidad de los contenidos, los vaivenes
legislativos y el avance de la innovacidn.

No obstante, durante 2022 en AELMHU se han alcanzado
cifras muy positivas gracias, entre otras cosas, a la
publicacidn de seis notas de prensa.
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Entre las mas significativas destacan:

(O~ La presentacién del Informe Anual de Acceso a los
MM.HH. 2021 en Espana

(O— La reeleccidn de la presidenta de AELMHU

(O— Y la publicacién del primer Anélisis de los Informes
de Posicionamiento Terapéutico (IPT) de MM.HH.

Todas ellas, generaron mas de 300 impactos, tanto en
medios digitales como impresos, siendo los primeros los
mas utilizados. Las notas de prensa fueron recogidas por
mas de 55 medios de comunicacidon en el ambito nacional,
generando un 51% de impactos directos en medios
generalistas y un 40% en medios especializados.
Asimismo, el 92% de las noticias relativas a AELMHU

fueron recogidas en medios digitales y el 6% en medios

impresos.
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2. ENTREVISTAS

En cuanto a la aparicion y realizacion de entrevistas o
tribunas de opinion en los diferentes medios, los miembros
de AELMHU o la propia Asociacion en si participaron en 23
interacciones. Cabe destacar que en este ambito se batio
un récord respecto a los afos anteriores.

De este modo, destacan las apariciones en medios
nacionales como el articulo en The Objective, la tribuna de
El Economista o la noticia en Newtral. En cuanto a diarios
especializados, AELMHU aparece en Redaccion Médica e
IM Médico, varias veces, ConSalud o El Global, entre otros.
Y se realizaron entrevistas en una radio regional catalana,
RAC1, y en la television autondmica canaria.




2. DIGITAL

Desde hace varios anos, AELMHU tiene presencia en las
redes sociales. Empezd en Twitter en 2017 v,
posteriormente, en LinkedIn en el aho 2019. Desde ese
momento y, ayudada por el impetu de dar a conocer de
forma objetiva todos los contenidos propios y de terceros
en relacidn con los MM.HH. vy las EE.RR., la Asociacién ha
ido adquiriendo una posicidn de relevancia en dicho ambito
de la comunicacion. Este hecho se ha podido producir
gracias a su apuesta estratégica por la expansiony
divulgacion de la informacion de calidad y por la
modernizacion en su forma de difusion de contenidos,
adaptandose a las nuevas maneras de informar vy
haciendola mas atractiva para los usuarios.

Por ello, su objetivo, no es otro que continuar
incrementando su visibilidad y notoriedad en los ambitos
de actuacion de la Asociacidn y generar interaccion y
conversacion con grupos de interés para fomentar dialogos
relevantes para las sociedades cientificas y la sociedad
civil.
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En cuanto a los datos de crecimiento, desde el inicio de Durante el afo 2022, AELMHU generé mas de 3,9
2022, el perfil de AELMHU en Twitter crecié en mas de millones de impresiones en Twitter. En LinkedIn se
1487 seguidores, un 62% mas que el afo anterior, generaron 185.176 impresiones, un 72% mas que el
gracias a los contenidos publicados y que demuestran la periodo anterior.

apuesta por el cambio y modernizacion. En Linkedin,
AELMHU consiguio 693 seguidores, un 73% mas que en
2021. Destacan seguidores del ambito farmacéutico,
entorno politico o periodistas del sector.

Asimismo, desde el inicio de este ano, el perfil de AELMHU
en Twitter generd mas de 66.346 interacciones, un 38%
mas que en 2021 gracias a los contenidos publicados. En
LinkedIn se generaron 10.944 interacciones, un 48% mas
que en 2021.

1.487 66.346 3.960.096

(+62%) (+38%) (-19%)
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segwdores mteracuon impresiones

693

(+73%)
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10.944

(+48%)

185.176
(+72%)
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Los Premios AELMHU se celebran anualmente y se han
convertido en una tradicion y en un referente dentro del
sector de la industria farmacéutica, de la investigacion y
para las asociaciones de pacientes.

De este modo, en 2022 ha tenido lugar la cuarta edicion
de los Premios AELMHU con los que la Asociacidn
pretende reconocer el trabajo de profesionales,
organizaciones, asociaciones e instituciones que
contribuyen a mejorar la asistencia sanitaria y calidad de
vida de las personas con enfermedades raras. A la vez, se
da visibilidad a los pacientes y sus patologias a través de
proyectos divulgativos y de sensibilizacion que intentan
crear conciencia y entendimiento en este campo para toda
la sociedad.

Estos galardones, cuyas bases se pueden consultar en la
pagina web de la Asociacion, conllevan un reconocimiento
o distincidon honorifica y ofrecen la posibilidad a los
ganadores y los finalistas de destinar, integra y
directamente, una donacidn a la entidad o institucion que
deseen siempre que esté vinculada a proyectos de
investigacion de enfermedades raras y/o medicamentos
huérfanos.
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1. CATEGORIAS

Los premios 2022 contaron con 4 categorias:
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2 MIEMBROS del (O— Dia. Eva Bermejo-Sanchez, directora del Instituto de

Investigacion de Enfermedades Raras del Instituto de Salud
Carlos Tercero (ISCIII).

(O— D. Juan Carridn Tudela, presidente de la Federacién

Espanola de Enfermedades Raras (FEDER).
En esta edicion, AELMHU conto con un

jurado externo compuesto por miembros de
reconocido prestigio en el sector de las
enfermedades raras pertenecientes a
instituciones, asociaciones de pacientes o
centros de investigacion:

(O— D. Carlos Garcia Collado, subdirector general de

Farmacia y prestaciones en Servicio Andaluz de Salud, Junta
de Andalucia.

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

(O— Dna. Encarna Guillén Navarro, presidenta de la AEGH.

Servicio de Genética Médica del Hospital C. U. V. Arrixaca.
IMIB. UMU. CIBERER-ISCIII.

(O— Dna. Coral Larrosa De Lope, vicepresidenta de la
Asociacion Nacional de Informadores de la Salud (ANIS).

! 1 e \‘ _,.‘,.-‘.{
NMiiembros ul | jurado <

A (O— D. Jordi Nicolas Pico, vicepresidente de la Sociedad
o tipatal e Esimaisie i (PEOEEY Espanola de Farmacia Hospitalaria (SEFH).
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(O— D. José Maria Vergeles Blanca, vicepresidente Segundo

y Consejero de Sanidad y Servicios Sociales de la Junta de
Extremadura.
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(O— Dna. Marian Corral Lopez, directora de ALEMHU (sin
voto)




3. FALLO del

Una vez que el jurado evalud las categorias

recibidas, en el mes de julio se dio conocer el
fallo del jurado:

Y Mejor Proyecto Asistencial
sobre Enfermedades Raras:

Premiado:

Institucion: Hospital Sant Joan de Déu de
Barcelona

Por el proyecto: “La Casa de Sofia”

Finalista:

“Guia de Asesoramiento Preconcepcional
desde Atencion Primaria”

Coautores: Ismael Ejarque Doménech, Maria

Isabel Castelld Lopez y José Vicente Sorli
Guerola
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https://eu-west-1.protection.sophos.com?d=sjdhospitalbarcelona.org&u=aHR0cHM6Ly93d3cuc2pkaG9zcGl0YWxiYXJjZWxvbmEub3JnL2VzL2Nhc2Etc29maWEtcHJpbWVyLWNlbnRyby1hdGVuY2lvbi1lbmZlcm1lZGFkLW1pbm9yaXRhcmlhLWNyb25pY2lkYWQtY29tcGxlamEtcGFyYS1uaW5vcw==&i=NjAxMjkzODA0MDg0M2UyZTU5N2Y4M2Fh&t=U3B6MGdqdEdjZGIyN1NhRTJQZHpmRXRxSjZpb0tBVXF6OEkvRnFlcmhSaz0=&h=a19586792c7b42e0bb90cbd470380658
https://aelmhu.es/wp-content/uploads/2022/11/Guia-Asesoramiento-Preconcepcional-desde-Atencion-Primaria.-Version-completa.pdf
https://aelmhu.es/wp-content/uploads/2022/11/Guia-Asesoramiento-Preconcepcional-desde-Atencion-Primaria.-Version-completa.pdf
https://aelmhu.es/wp-content/uploads/2022/11/Guia-Asesoramiento-Preconcepcional-desde-Atencion-Primaria.-Version-completa.pdf

Premiado:

Dr. Francesc Palau Martinez, médico y
cientifico

Finalista:

Dr. José Maria Millan Salvador, facultativo
especialista e investigador



https://eu-west-1.protection.sophos.com?d=sjdhospitalbarcelona.org&u=aHR0cHM6Ly93d3cuc2pkaG9zcGl0YWxiYXJjZWxvbmEub3JnL2VzL2ZyYW5jZXNjLXBhbGF1LW1hcnRpbmV6&i=NjAxMjkzODA0MDg0M2UyZTU5N2Y4M2Fh&t=MXlTeWs1Vkc4WkNoOFQrMFUwdVV3M1ZPRkU2N2REblA0dDBZeUZKbWpTND0=&h=a19586792c7b42e0bb90cbd470380658
https://eu-west-1.protection.sophos.com?d=iislafe.es&u=aHR0cHM6Ly93d3cuaWlzbGFmZS5lcy9lcy9pbnZlc3RpZ2FjaW9uL2xpbmVhcy1kZS1pbnZlc3RpZ2FjaW9uLzUvaW5ub3ZhY2lvbi1lbi1kaWFnbm9zdGljby15LXRlcmFwaWE=&i=NjAxMjkzODA0MDg0M2UyZTU5N2Y4M2Fh&t=TVhmaVJhUVNGTDJ4NUNOblYwRmJsRUIyaWd3aXVSNkgwR2JkdEFsQWVXdz0=&h=a19586792c7b42e0bb90cbd470380658
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Y Mejor Proyecto de
divulgacion, difusion y/o
sensibilizacion sobre
Enfermedades Raras:

Premiado:

Asociacion MPS-Lisosomales Espana

Por el proyecto: “ler Certamen Raras
internacional de Fotografia y
Cortometrajes — El Cumpleanos de Estela”

Finalista:

Asociacion En Ruta por las
Enfermedades Raras

Por el proyecto: “En Ruta por las
Enfermedades Raras”



https://eu-west-1.protection.sophos.com?d=certamenraras.com&u=aHR0cHM6Ly9jZXJ0YW1lbnJhcmFzLmNvbS8=&i=NjAxMjkzODA0MDg0M2UyZTU5N2Y4M2Fh&t=Nk5LZ0R0NGZpQzZ6WW5VTXNIc05uTmNqdVNDcm0xWERkdGd5TWtzd1hUdz0=&h=a19586792c7b42e0bb90cbd470380658
https://eu-west-1.protection.sophos.com?d=certamenraras.com&u=aHR0cHM6Ly9jZXJ0YW1lbnJhcmFzLmNvbS8=&i=NjAxMjkzODA0MDg0M2UyZTU5N2Y4M2Fh&t=Nk5LZ0R0NGZpQzZ6WW5VTXNIc05uTmNqdVNDcm0xWERkdGd5TWtzd1hUdz0=&h=a19586792c7b42e0bb90cbd470380658
https://eu-west-1.protection.sophos.com?d=certamenraras.com&u=aHR0cHM6Ly9jZXJ0YW1lbnJhcmFzLmNvbS8=&i=NjAxMjkzODA0MDg0M2UyZTU5N2Y4M2Fh&t=Nk5LZ0R0NGZpQzZ6WW5VTXNIc05uTmNqdVNDcm0xWERkdGd5TWtzd1hUdz0=&h=a19586792c7b42e0bb90cbd470380658
https://eu-west-1.protection.sophos.com?d=certamenraras.com&u=aHR0cHM6Ly9jZXJ0YW1lbnJhcmFzLmNvbS8=&i=NjAxMjkzODA0MDg0M2UyZTU5N2Y4M2Fh&t=Nk5LZ0R0NGZpQzZ6WW5VTXNIc05uTmNqdVNDcm0xWERkdGd5TWtzd1hUdz0=&h=a19586792c7b42e0bb90cbd470380658
https://eu-west-1.protection.sophos.com?d=enrutaporlasenfermedadesraras.org&u=aHR0cDovL3d3dy5lbnJ1dGFwb3JsYXNlbmZlcm1lZGFkZXNyYXJhcy5vcmcv&i=NjAxMjkzODA0MDg0M2UyZTU5N2Y4M2Fh&t=NmRucEFDeFhTQmNtOHZNanNxc0dlMFcrVElKVmVlUTJLNGdFL2JUUE1Xaz0=&h=a19586792c7b42e0bb90cbd470380658
https://eu-west-1.protection.sophos.com?d=enrutaporlasenfermedadesraras.org&u=aHR0cDovL3d3dy5lbnJ1dGFwb3JsYXNlbmZlcm1lZGFkZXNyYXJhcy5vcmcv&i=NjAxMjkzODA0MDg0M2UyZTU5N2Y4M2Fh&t=NmRucEFDeFhTQmNtOHZNanNxc0dlMFcrVElKVmVlUTJLNGdFL2JUUE1Xaz0=&h=a19586792c7b42e0bb90cbd470380658
https://eu-west-1.protection.sophos.com?d=enrutaporlasenfermedadesraras.org&u=aHR0cDovL3d3dy5lbnJ1dGFwb3JsYXNlbmZlcm1lZGFkZXNyYXJhcy5vcmcv&i=NjAxMjkzODA0MDg0M2UyZTU5N2Y4M2Fh&t=NmRucEFDeFhTQmNtOHZNanNxc0dlMFcrVElKVmVlUTJLNGdFL2JUUE1Xaz0=&h=a19586792c7b42e0bb90cbd470380658
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Y Premio honorifico
AELMHU 2022

(premio elegido por los asociados de
AELMHU)

Premiado:

Fundacion Mehuer, como
reconocimiento por su compromiso con
el conocimiento social y el fomento de
la investigacion epidemioldgica, clinica,
terapéutica y social de las
enfermedades raras.



https://eu-west-1.protection.sophos.com?d=fundacionmehuer.es&u=aHR0cDovL3d3dy5mdW5kYWNpb25tZWh1ZXIuZXMv&i=NjAxMjkzODA0MDg0M2UyZTU5N2Y4M2Fh&t=OEpOUEdYbC8xVE5rYWxPVGZuM3ZBR0sxREdJSkFOTjZIM080UVFlQms1MD0=&h=a19586792c7b42e0bb90cbd470380658

4. ACTO de

Finalmente, el pasado dia 10 de noviembre, la IV Edicidon
de los Premios AELMHU se materializo en una ceremonia
de entrega que tuvo lugar en el Espacio Bertelsmann de
Madrid.

La gala contd con la participacion y asistencia de personas
relevantes en el ambito de la Salud, miembros del jurado
asi como una gran representacion de las companias
farmacéuticas y biotecnoldgicas asociadas a AELMHU,
numerosos representantes del sector de los
medicamentos, asociaciones de pacientes o representantes
de la Administracion publica o del entorno politico vy social.

El acto fue presentado, un afio mas, por la periodista Silvia
Jato, la inauguracion corrié a cargo del director general de
Cartera Comun de Servicios del Sistema Nacional de Salud
(SNS) y de Farmacia, César Hernandez. Durante el acto
también tomo la palabra Juan Carridn, presidente de
FEDER, en representacion de los miembros del jurando de
los Premios 2022.
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Durante la ceremonia, Maria José Sanchez, presidenta de
AELMHU, centrd su intervencion en el sincero y enorme
compromiso de la Asociacion con las personas con
patologias minoritarias. Y la clausura corrid a cargo de la
nadadora y medallista paralimpica, Teresa Perales.
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Entrega de premios:

Premiado:
El Hospital San Joan de Déu de Barcelona

Por el proyecto ‘La casa de Sofia’, en la
categoria de mejor proyecto asistencial sobre
Enfermedades Raras (EE.RR.). El gerente del
hospital, Manel del Castillo, recibid el premio
de manos de Ceésar Hernandez.

Premiado:

La Asociacion MPS-Lisosomales Espana

Recibio el premio por el proyecto ‘Primer
certamen de fotografia y cortometraje de
EE.RR., el cumpleanos de Estela’, en la
categoria de mejor proyecto de divulgacion,
difusion y sensibilizacion sobre EE.RR.. Coral
Larrosa entrego el galardon al director de la
asociacion, Jordi Cruz.



Premiado:

El doctor y cientifico Francesc Palau Martinez

Fue galardonado por su trayectoria profesional
en el campo de estas enfermedades
minoritarias y Antoni Gilabert fue el encargado
de entregar el premio.

Mehwer

A "

Premiado:
La Fundacion Mehuer

Recibio el premio honorifico de 2022 por su
compromiso con el conocimiento social y el
fomento de la investigacion de las EE.RR. El
galardon fue entregado a su presidente,

Manuel Pérez por parte de la Junta de
AELMHU.
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Ademas, la Asociacion también quiso hacer una mencion
especial y reconocimiento a todos los finalistas de las
categorias. En la de mejor proyecto asistencial, a Ismael
Ejarque Doménech, Maria Isabel Castell6 Lépez y José
Vicente Sorli Guerola, por su Guia de Asesoramiento
Preconcepcional desde Atencion Primaria; en el de mejor
proyecto de divulgacidn, a la Asociacidn En Ruta por las
EE.RR.; y en la de mejor trayectoria profesional, al doctor
José Maria Millan Salvador.
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En definitiva, esta ceremonia de los Premios AELMHU
evidencio que 2022 ha sido un ano apasionante;
complicado en algunos momentos, pero enriquecedor todo
el tiempo. La industria, la comunidad cientifica, los
profesionales, los representantes de los pacientes, los
decisores publicos, todos, se han volcado en recordar que
los pacientes con patologias minoritarias representan un
colectivo de especial vulnerabilidad por el que hay que
seguir trabajando.

\
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Nuestro
Agradecimiento

Todo esto no habria sido posible sin el apoyo, compromiso e implicacidn de nuestros asociados*:
iMuchas gracias!
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*Asociados de AELMHU a lo largo de 2022
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