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Etapas en el desarrollo de medicamentos

Descubrimiento del farmaco

Desarrollo preclinico

Desarrollo clinico
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La innovacidn es un proceso largo, costoso y
de riesgo

DRUG PRECLINICAL CLINICAL DEVELOPMENT REGULATORY
DISCOVERY DEVELOPMENT APPROVAL
Phase | Phase Il Phase llI Phase IV
Target selection Pharmacokinetics Pharmacokinetics, Small-scale Large-scale Submission Postmarketing
Lead-finding Short-term tolerability, trials in patients controlled of full date surveillance
toxicology side-effects in to assess efficacy  clinical trials and review by
LSS O Formulation healthy volunteers & dosage regulatory
profiling Synthesis scale-up Long-term

toxicology studies

[—2-5 years—i‘ +«—1.5 year >« 5-7 years * +— 1-2 years —»
~100 projects ——{ 20 compounds — »{ 10 P 5 —Pp| 2 Pi1.2 —pi 1
Drug ‘ Development ’ ‘ Regulatory ‘ Drug approved for
candidate compound submission marketing

© Elsevier. Rang et al: Pharmacology 6e - www.studentconsult.com
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Fase llI

Fase IV

Hospital

Desarrollo clinico de farmacos

Sujetos Duracion

20-100 (voluntarios Meses
sanos)

Varios cientos De meses a 2 anos

De varios cientosa De 1 afo a 4 afnos
varios miles

COMERCIALIZACION

Miles Continuo

de la Santa Creu i Sant Pau

Propdsito

Seguridad, tolerabilidad,
farmacocinética

Eficacia, seguridad a corto
plazo, busqueda de dosis

Eficacia (confirmacion),
seguridad

Farmacovigilancia
Ampliacion indicaciones
terapéuticas
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Un largo camino para llegar a destino con

1New Medicine
~$800MM
~12-15 yrs

Source: Burrill
& Company

exito...

Candidate Medicine Tested in

‘r- . . & "
e Patients (Phase II)
- ‘— 3-10,000 Patients (Phase ill)

SN X
IIISB(WE
m Complex Targets, Instability, PK
Safety, Efficacy, Selectivity, Synthesis
& Manufacture, Commercial
Failure is 75% cost of drug

100 Appreaches
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Los medicamentos son uno de los productos
con mayor nivel de regulacion

Hospital . EUROPEAN MEDICINES AGENCY
de la Santa Creu i Sant Pau SCIENCE MEDICINES HEALTH



MINISTERIO
DE SANIDAD
Y POLITICA SOCIAL
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Mision de la AEMPS

Organismo publico autbnomo, dependiente directamente de la

subsecretaria del MSSI para:

« Contribuir a la proteccion y promocion de la salud publica en materia

de medicamentos de uso humano y veterinario.
 Facilitar un acceso rapido de nuevos medicamentos a los pacientes.

« Promover la investigacion y el desarrollo de los medicamentos en

todas sus etapas.
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FUNCIONES AEMPS

_ o PEIs y Ensayos Clinicos
Laboratorios Farmacéuticos

Importaciones y Exportaciones Evaluacion, Autorizacion y
o Registroy Mantenimiento
Productos sanitarios y Post-comercializacion
cosméticos
Estupefacientes y >
Psicotropos FUNCIONES pus .,
Inspeccion y Control
/ AEMPS PEEEBnY
Informes de t \ Sistema Espariol de
posicionamiento Farmacovigilancia

terapéutico

Real Farmacopea y Formulario
Nacional



La Agencia Europea del Medicamento: una
agencia de agencias...

O

EUROPEAN MEDICINES AGENCY
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Cyprus
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EUROPEAN MEDICINES AGENCY

What is the European Medicines Agency (EMA)

The EMA is the EU regulatory body
responsible for the scientific evaluation
and supervision of medicines developed
by pharmaceutical companies for use in

the European Union (Human and
Veterinary).
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EUROPEAN MEDICINES AGENCY

Committee for Human
Medicinal Products
(CHMP)

Paediatric Committee
(PDCO)

Committee for Herbal
Medicinal Products
(HMPC)

Ty 1995
2015

& 13
&iua

EMA-EU Network

Pharmacovigilance Risk
Assessment Committee
(PRAC)

Committee for Veterinary
Medicinal Products
(CVMP)

Committee for Orphan
Medicinal Products
(COMP)

Committee for
Advanced Therapies
(CAT)



EUROPEAN MEDICINES AGENCY

Sources of expertise helping the scientific committees

I Patients and

\ consumers

EMA Scientific Committees

e N

Healthcare
l professionals

I National Agencies

Learned
societies

Academia and networks

r
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y
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EUROPEAN MEDICINES AGENCY

Working Parties and other Groups

Working Parties CMDh

_;_______ Co-ordination Group
SAWP for Mutual Recognition
QWP and Decentralised

Other working parties Scientific advice Quality Procedures
Biosimilars
Biostatistics
Blood Products \©
Cardiovascular HIV / . NN
Central Nervous System Antiviral ] Ant_"
Infectious Diseases ' Vaccines infectives
Oncology Working '
Pharmacogenomics

b

Diabetes

Diagnostics

Pharmacokinetics ad-hoc Endocrinol
Rheumatology/Immuno. , expert ogy
Vaccines Cardio :
roups :
\ vascular 9 P BWP
: Psychiatr Y, : .
Issues sY y 4 Biologics

Oncology Neurology

Working Group on PCWP

Quality Review of HCPWP

documents Patients and Healthcare GCP Inspectors

: Working group
consumers professionals
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RESEARCH & DEVELOPMENT

551 11
requests for applications far
scientific advice ~ parallel
& protocal scientific advice
assistance with HTA bodies

EMA 2014

L 4
o
]
o0
29 91 196
recommendations  positive opinions orphan
on advanced on paediatric designations
therapy investgaton recommended
classificatons plans

AUTHORISATION

new active substances 41

Highlights

Hospital 8 et
: orphan stem cell paediatric
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Regulacion de medicamentos : Una
accion coordinada

DG SANCO: EMA (Autorizacion medicamentos)
DG RESEARCH: Horizon 2020 Framework

] Fijacion del precio y condiciones de reembolso a cargo
del SNS. Ministerio de Sanidad.
IPTs coordinados por la AEMPS

I Coordinacion Estrategia Nacional EERR

_— = m= Planificacion asistencia integral y financiacion de las

L %= B 2% intervenciones sanitarias y terapéuticas

=— ~ = B (medicamentos)

B I

- - Educacidn para la salud y formacion de profesionales
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Procedimiento regulatorio

Orphan designation
(si aplica)
(EMA/COMP)

I

Significant

huérfanos)
(EMA/COMP)

benefit review (En

Marketing @
authorization
application

(EMA/CHMP)

Scientific advice /
Protocol assistance
(EMA/SAWP/
CHMP/COMP)

Hospital
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Autorizacion
de
comercializacion
UE

de los

Acceso al mercado

medicamentos

O

Agencias
estatales/
Ministerios:
fijacion de precio
y rembolso a
cargo SNS

CCAA/Hospitales:
financiacion de los
medicamentos y
politicas de acceso
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Hospital
de la Santa Crel

orpnanet

17g12 microdeletion syndrome

Acrorenal syndrome

Adult familial nephronophthisis - spastic guadriparesia

Alagille syndrome

Alpha-thalassemia-X-linked intellectual disability syndrome

Alstriém syndrome

Amyloidosis

Autosomal dominant polycystic kidney disease E nfe rm edad eS re n al eS

s hereditarias y
T — enfermedades raras, dos
BOR syndrome campos estrechamente
Bardet Bied! syndrome ||g ados

Beckwith-Wiedemann syndrome

Bladder exstrophy

Carnitine palmitoyl transferase |l deficiency, neocnatal form

Carnitine palmitoyltransferase Il deficiency

Caudal regression sequence

Cerebro-reno-digital syndrome

Cockayne syndrome

Congenital nephrotic syndrome, Finnish type

Congenital primary megaureter
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¢, Qué es un medicamento huérfano?

 Medicamentos destinados a tratar cualquier
enfermedad con una prevalencia inferior a los 5

casos cada 10.000 habitantes.

- Se incluyen vacunas, tratamientos curativosy [ - S0 OLIVER

preventivos y agentes diagnaosticos.

* No se incluyen medidas dietéticas ni productos

sanitarios.

REGLAMENTO EC No 141/2000
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Hitos de la regulacion de MMHH

Applications Applications Positive COMP  Applications Final negative EC Orphan medicinal
submitted discussed in opinions withdrawn COMP opinions designations  products®
reporting year authorised

2015 1 35 19 (54%) 16 (46%) 0 (0%) 0 0
2014 329 259 196 (76%) 61 (24%) 2 (1%) 187 15
2013 201 197 136 (69%) 60 (30%) 1 (1%) 136 7
2012 197 192 139 (72%) 52 (27%) 1 (1%) 148 10
2011 166 158 111 (70%) 45 (29%) 2 (1%) 107 5
2010 174 176 123 (70%) 51 (29%) 2 (1%) 128 4
2009 164 136 113 (83%) 23 (17%) 0 (0%) 106 9
2008 119 118 86 (73%) 31 (26%) 1 (1%) 100 6
2007 125 117 s e 1 (1%) medicamentos
2006 104 103 Mas de 1400 2 (2%) huérfanos 9
2005 118 moléculas en 0(0%)  autorizados 4
2004 108 InveStlgaCIOn 4 (4%) 73 6
2003 87 96 (deSIQnadaS) 1 (1%) 55 5
2002 80 75 43 (57%) 30 (40%) 2 (3%) 49 4
2001 83 90 62 (70%) 27 (29%) 1 (1%) 64
2000 72 32 26 (81%) 6 (19%) 0 (0%) 14

Total 2128 1449 (72%) 534 (27%) 20 (1%) 1406 o
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El reto de los medicamentos huérfanos

e
Desarrollo Desarrollo
medicamentos medicamentos

enfermedades
raras

L enfermedades
prevalentes
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Desconocimiento de
la enfermedad

Seleccion
Bajo nimero endpoints
de pacientes relevantes

?

d
. . co m%i?adi)res
0 Q\ adecuados

Escasez expertos ' Modelos
y centros de preclinicos validos
referencia
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Y no unicamente dificultades en el
desarrollo...

INVERSION

Hospital
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@ de la Santa Creu i Sant Pau G 5%59 A%mm EH]LD\L(I:;I ARG 24



BJCP British Journal of Clinical
pharmacology EXPERT | Access to orphan drugs

| REVIEWS .
in Europe: current and
future issues

Expert Rev. Pharmacoeconomics Outcomes Res. 12(1), 23-29 (2012)

Access to orphan drugs
despite poor quality of

clinical evidence

Appl Health Econ Health Policy (2013) 11:1-3
DOI 10.1007/s40258-012-0004-y

Alain G. Dupont'? & Philippe B. Van Wilder?
EDITORIAL

The problems of clinical trials and registries in
rare diseases

Cost-Effectiveness Assessment of Orphan Drugs

A Scientific and Political Conundrum

Maurizio Luisetti*, llaria Campo, Roberta Scabini, Michele Zorzetto, sven simoens - Eline Picavet - Marc Dooms -
Zamir Kadija, Francesca Mariani, llaria Ferrarotti David Cassiman - Thomas Morel

iiiZ-“ii,iiiij?;i’;”"?iﬁ:‘n’iﬂé’;?ﬁi’i reoses 2013, 817 @ ORPHANET JOURNAL
OF RARE DISEASES
Simoens Orphanet Journal of Rare Diseases 2011, 6:42
http://www.ojrd.com/content/6/1/42 fe D ORPHANET JOURNAL
RESEARCH Open Access | OF RARE DISEASES
Development and validation of COMPASS: clinical wew —
evidence of orphan medicinal products — an e
assessment tool Pricing and reimbursement of orphan drugs: the
Eline Picavet', David Cassiman?, Bert Aertgeerts®* and Steven Simoens'
need for more transparency
hMtf:fI/::vifr.3?;7::::;2:2:;%;f:r;smsems o s @ ORPHANET JOURNAL -
OF RARE DISEASES
Picavet et al. Orphanet Journal of Rare Diseases 2013, 8:164
httpy/www.ojrd.com/content/8/1/164 ORPHANET jOU RMNAL
RESEARCH Open Access @ OF RARE DISEASES
Reconciling uncertainty of costs and outcomes
. .. RESEARCH Open Access
with the need for access to orphan medicinal
products: a comparative study of managed entry Clinical evidence for orphan medicinal products-
agreements dCross seven European countries a cause for Concern?

and Steven Simoens'

Thomas Morel'”, Frandis Aricko, Gustaf Befrits®, Paolo Siviero®, Caroline van der Meijden®, Entela Xoxi* o . ) o X . ) :
Eline Picavet , David Cassiman®, Carla E Hollak®, Johan A Maertens™ and Steven Simoens
N I T T - e e



Estimating the budget impact of orphan drugs in Sweden and France 2013-2020

Orphanet Journal of Rare Diseases 2014, 922 doic10.1186M750-1172-9-22

Adam Hutchings (adam.hutchings@dolon.com)
Carina Schey (canna@gmasoln.com)
Richard Dutton (nchard_dutton@keyformula_co.uk)
Felix Achana (agafeuk@yahoo.co.uk)
Karolina Antonov (Karolina. Antonov@lif se)

Figure 8 OMP budget impact as percentage of total pharmaceutical market: observed
and predicted data.
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RESEARCH Open Access

Orphan drugs expenditure in the Netherlands in
the period 2006-2012

Tim A Kanters , Adri Steenhoek and Leona Hakkaart

5.0%
4.5%

40% —
3.5% J.’.—.‘.."—__’-___—_.—-—-",—-

3.0%

259 ,___,...--’

2.0% /

-~
——

1.5%
1.0%
0.5%
0.0%

2006 2007 2008 2009 2010 2011 20€12

Figure 1 Budget impact of orphan drugs as a proportion of total drug spending.
. A
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Dificultades en el acceso a medicamentos
huérfanos

« Descentralizacion de los procedimientos post-autorizacion

« Retraso en la disponibilidad de medicamentos ya autorizados a
nivel europeo

« Evidencia cientifica de algunos medicamentos controvertida
(eficacia débil, valor anadido poco claro...)

» Alto coste e impacto presupuestario en el SNS (en relacion a
pacientes tratados)

« Diferencias de criterio entre paises y entre comunidades autobnomas

« Medicamentos y productos sanitarios no cubiertos por el SNS

Hospital . EUROPEAN MEDICINES AGENCY  »g
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Necesidades y expectativas de los pacientes
CAMPAIGN FOR

ACCESS {;

To

MEDICINES FOR
PEOPLE WITH E}e}.ﬁgsgﬁ

RARE DISEASES

IE?J g g';ff;eNn flllanarca el ﬁi‘f‘dad pﬁéf{,o Danos tu opinién  ;Buscas ayuda?  ;Quieres ayudar? Acceso
o U Descargas
; ] L
camino en 2015 = u b FEDER s | d 2s de 3 mill d E . Colaboradores
g "U df%defmm‘afjpa%fa omos la vOZ de mas de o millones de personas en espana Contacte

f# Enfermedades raras Actualidad Quienes somos Proyectos Testimonios Movimiento Asociativo Ayldanos

El pasado viernes, 21 de Noviembre,
tuvo lugar la clausura de |Ia
Conferencia EUROPLAN Il. A través
de este acto se presentaron a Ia
Administracion las principales
propuestas sobre las lineas de trabajo
que deben seguirse para continuar en
la mejora de la calidad de vida de las
personas con enfermedades...

En nombre de las mas de 245 organizaciones de enfermedades raras (ER), FEDER considera importante hacer
PR llegar al Ministerio de Sanidad, Servicios Sociales e Igualdad (MSSSI), las principales reivindicaciones en

relacion a la atencian a las personas con ER afectadas por la nueva regulacion del copago farmacéutico.

Dentro del contexto del desarrollo normativo del copago farmacéutico, FEDER quiers manifestar su profundo rechazo al espiritu y
contenido esencial de |a reciente Resolucion de 10 de septiembre de 2013 de la Direccion General de Cartera Basica de Servicios
del Sistemna Macional de Salud v Farmacia, por la gque se proceds a modificar las condiciones de financiacion de medicamentos
incluidos en |a prestacion farmacéutica del Sistema Nacional de Salud mediante la asignacion de aportacién del usuario (en adelants,
“la Resolucion”).

Dicha Resolucion incrementa el coste de 42 farmacos (en 150 presentaciones distintas) que hasta el momento habian guedado al
margen de la aportacion del usuario o “copago”. Dichos medicamentos, que ya dejan de ser gratuitos, se dispensan desde farmacias
hospitalarias a personas no ingresadas. Pasaran a estar gravados por un copago con un limite maximo del 10% del precio por envase y con un tope de 4.2 suros por
farmaco (el calculo sera proporcional si son dosis sueltas). La medida es de obligada aplicacién para todas las Comunidades autonomas y para su implementacion las
autonomias tendran que disefiar sus propios sistemas de cobro a partir del proximao 1 de octubre.

Hospital . EUROPEAN MEDICINES AGENCY
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INFORME POSICIONAMIENTO
TERAPEUTICO (Coordinado AEMPS)

ENFERMEDADES

ENFERMEDADES RARAS

PREVALENTES .
AUTORIZACION

CONDICIONAL

Posicionamiento del farmaco en la terapeutica,
comun para todo el estado espafiol

Hospital
de la Santa Creu i Sant Pau



Participacion de los pacientes en los

procedimientos regulatorios

/ \ g
N N L /ATENT \

We ALL have N vy J
abitofthe | \\ue" — A
‘Big Picture )] NV W
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Interaccion con pacientes: el viaje de la EMA...

2014...

Q 2006 Dedicated
Patients and

Patients and
Healthcare
O 2005 \?V%r:'sklijr:ge;:rty Professionals
Framework of (PCWP) Eé%?g%ment
interaction
O 2003 with patient

and consumer

Working group icati
with patients organisations

(01996
Dialogue
with HIV
patients
r
Loa 1995
‘ 15 32

.‘ EMA




EUROPEAN MEDICINES AGENCY

Executive
Director *Deputy
Executive
Director
Offica of tha
Evacutive — *Tha Caputy Ececutive
i Director abo asrvea 0
Huad of scdrririatration
R — I I I I 1 l
Yur " .
b;?:::; Chief Policy Senior Medica Frogramime Intermational audit |
Desartaent Adviser =1 Design Board Affairs Department
st e
piri
Human Hadicine Procedur
Dl':ﬂcmm L3 H"ﬂgglmﬂﬂ‘: B\P-iﬁalnwms'ha'( 1Y Admintsiration
Feiopmant PSS SLpPOIT Diéwkshan
Support ivision Disvision [ #
| | 1 |
[ . ] i [ ] ) [ _ 1 [ ] . | i I
e L R e s : Stakeholders & PN | (S | B |
o N e | e ey | | managemare L e g Data B Suppors = Famrme & Banigar ke Seram
ron a Disciphirvas - Euppert ~ . . o e | | Hana
R Oy | | ‘et ot : Dpanmant e erare Capdetrran CO mmun ICatIO n Capartrrar oepariiere. | | Minagment Capartrran

Division

Patients
& Healthcare
Professionals
Department

Communi- Corporate
I cation Stakeholders
| Department Department

OrganisationalChart_emaiSESE5_verl. 0

Source: AR_MasterOrgChart_A3_emad 37853 v3.18




EUROPEAN MEDICINES AGENCY

El marco de trabajo se basa en 5 elementos criticos

1. Una red de trabajo de pacientes europeos y

organizaciones de consumidores

2. Un foro de intercambio: EMA Working Party con

organizaciones de pacientes y consumidores

3. Un grupo de pacientes actuando como expertos en

EU
Network of
. Regulatory :
su enfermedad y su manejo Network patients &

consumers
organisations

4. Interaccion con el grupo de trabajo de regulacién UE

5. Capacidad de construir focalizandose en la formacion Patient
experts

y exponiendo preocupaciones sobre el sistema

regulatorio en la UE

J EM A 34




EUROPEAN MEDICINES AGENCY

Eligible organisations: patients/consumers

EURORDIS

Rare Diseases Europe Europeunll /er
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http://www.ehc.eu/
http://www.beuc.org/
http://www.eu-patient.eu/
http://www.fabrynetwork.org/
http://www.thalassaemia.org.cy/
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Medicines Lifecycle: Development and Regulatory

POST
PRE-SUBMISSION EVALUATION AUTHORISATION
e . Paediatric
Orphan Scientific Advice Investigation Marketing Authorisation
Designation Protocol assistance Plan Evaluation

Drug Candidate Non-clinical .

) . Clinical Development Phase IV
Discovery Identification tests

r
LY 1995

2015
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EUROPEAN MEDICINES AGENCY

Oportunidades para la participacion de patientes a lo largo del desarrollo de

medicamentos en la EMA

w
o
1=
(]
o compP
Qo
= g
= ( ]
° | Patient
= " input
-] : ’
2
©
wv
o
o
b=
£
£
o
o

4
of 25

‘ 15

.‘3I7MA

.

o

&

2 Public
= Summaries
L / of Opinion
9 | Patient

5 . input

£ N

= .

(%)

[<]

(a]

[

S

=]

°

1]

o

o

°>-. Orphan
§ Designation
i

S

a0

)

(3

PRE-SUBMISSION

I I AUTHORISATION I

Scientific Advice

Protocol assistance

( Patient
" input

( Patient
“_ input

CHMP-

SAWP

CAT

( Patient
“ input

Paediatric
Investigation
Plan

PDCO

Package Leaflets (PL)

EPAR summaries
( Patient
" input

EVALUATION

( Patient
“_ input

( Patient
“_ input

CHMP

CAT
PRAC

SAG

|\.__

L Package Leaflets (PL) Safety
¢ ™ (renewal) oo Communications
( Patient { Patien
‘. input . input
POST

Post Marketing

Authorisation

CHMP

"I‘l
RAC

( Patient
“_ input

SAG

( Patient
“_ input




&

EUROPEAN MEDICINES AGENCY

Tres categorias de participacion de pacientes:

pJ Paciente experto individual

c3 Representante de una organizacion
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Implicacion de pacientes en actividades de la EMA (miembros)

Miembros de:

- Management Board (MB)

- Committee for Orphan Medicinal Products (COMP)
- Paediatric Committee (PDCO)

- Committee for Advance Therapies (CAT)

- Pharmacovigilance Risk Assessment Committee (PRAC)
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EMA Patients’ and Consumers’ Working Party (PCWP)
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Patients and Consumers Working

Party (PCWP)

El PCWP juega un papel clave en la interaccion entre la EMA y las organizaciones de
pacientes.

Plataforma para el didlogo e intercambio en temas relevantes sobre medicamentos; con el
mandato de ayudar a monitorizar la interaccion e identificar deficiencias y prioridades en la
interaccién global;

19 members and 16 alternates representing Patients and Consumer Organisations;
¢6 members from the EMA Scientific Committees;

e1 member from the EMA secretariat;

eObservers from the Management Board.

Eour +meetings held annually; one plenary, one with all ‘eligible’ organisations, two joint with
t\esfhlzea?%hcare Professionals’ Working Party (HCPWP) and a one-day training session.
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Implicacion de pacientes en actividades de la EMA (individuales)

Desarrollo de productos:

eParticipacion en procedimientos de scientific advice/protocol assistance

Evaluaciones Beneficio/riesgo:

eParticipacion en scientific advisory / ad-hoc expert group meetings (SAGs)

eRespuesta a consultas ad-hoc en la evaluacion de medicamentos por parte de comités

cientificos y grupos de trabajo

eRevision de la informacion sobre medicamentos: Prospectos, EPAR, comunicaciones de

seguridad (Q&As) y otros documentos de la Agencia para el publico
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Otras actividades (representantes de organizaciones)

e Participacion en la preparacion de guidelines
e Implicacién en varias iniciativas para toda la UE en marcha:
- EudraCT (EU clinical trials register), Eudravigilance (adverse reaction data),

ENCEPP (European Network of Centres for Pharmacoepidemiology and
Pharmacovigilance), and Enpr-EMA (European Network of Paediatric Research)

eParticipacidon en conferencias en la Agencia y seminarios
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Participacion en aumento en actividades de la EMA

Overall number of patient & consumer involvement in EMA
activities 2007-2014
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Aumentando la participacion en actividades de la EMA

Comparison of involvement in core activities
2009-2014
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20
70
50
30

10

-10 - SAG/ad hoc CHMP/PRAC Safety SA/PA procedures Workshops
expert meetings consultations communications

m2009 ©=2010 2011 wm2012 ®m2013 w2014

‘ 1995

2015

45
J EMA




EUROPEAN MEDICINES AGENCY

Participacion en materiales de comunicacion al publico

1995
2015

EMA
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Aceptacion de las intervenciones y comentarios: resimenes EPAR

46% of comments led to a change in the text
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Impacto de la participacion de pacientes: scientific advice

Scientific advice on the feasibility of planned investigations (e.g. Clinical Trial designs)

SA procedures where patient input influenced the outcome

480/0 47%

r 2010 2011 2012 2013 2014
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Monitorizando y reportando

Informe anual al EMA Management Board - resumen de todas las actividades en
las que pacientes y sus organizaciones han estado implicadas — aspectos
cuantitativos y cualitativos

«Cada 2 anos encuesta de satisfaccion enviada a todos los pacientes que han
participado ese afio

*Propuestas de mejora incluidas en el siguiente PCWP work-plan
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Valor e impacto de los pacientes implicados en la EMA

e La implicacién de pacientes y consumidores ha;
- Aportado los aspectos de vivir diariamente con una enfermedad en las discusiones cientificas
- Mejorado la calidad de la informacién y comunicacién para pacientes sobre medicamentos

- Aumentado la diseminacion de los resultados de la EMA

e Los pacientes estan reconocidos e integrados como parte del trabajo de la Agencia

e La participacién no sélo ha aumentado y se ha diversificado sino también se ha

perfeccionado para asegurar la adecuada implicacién

e A pesar que este trabajo colaborativo con muchos participantes, culturas e idiomas tiene
sus retos, las diferente perspectivas son cruciales y han permitido que las decisiones sean

mas validas para todos los implicados
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Pacientes en el sistema de salud en Cataluna

DEPARTAMENTO DE SALUD

Consell Consultiu de l

Pacients Ras

de Catalunya SERVICIO CATALAN DE SALUD

Consejo Asesor Consejo Asesor Tratamientos
Enfermedades Raras Farmacologicos de Alta
CAMM, 2009 Complejidad (EATFAC, 2010
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INVESTORS ACADEMIA
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La participacion de los pacientes, es necesaria para completar la

fotografia!




I never realised it
would be so easy when
we all do it together!

La participacion de todos los implicados debe ser el
motor que nos permita llegar a destino con éxito
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Gracias por vuestra atencion
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