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Etapas en el desarrollo de medicamentos 

Descubrimiento del fármaco 

Desarrollo preclínico 

Desarrollo clínico 
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La innovación es un proceso largo, costoso y 
de riesgo 
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Desarrollo clínico de fármacos 

FASE Sujetos Duración Propósito 

Fase I 20-100 (voluntarios 

sanos) 

Meses Seguridad, tolerabilidad, 

farmacocinética 

Fase II Varios cientos De meses a 2 años Eficacia, seguridad a corto 

plazo, búsqueda de dosis 

Fase III De varios cientos a 

varios miles 

De 1 año a 4 años Eficacia (confirmación), 

seguridad 

COMERCIALIZACIÓN 

Fase IV Miles Continuo Farmacovigilancia 

Ampliación indicaciones 

terapéuticas 
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Un largo camino para llegar a destino con 
éxito… 
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Los medicamentos son uno de los productos 
con mayor nivel de regulación 
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Misión de la AEMPS 

Organismo público autónomo, dependiente directamente de la 

subsecretaría del MSSI para: 

• Contribuir a la protección y promoción de la salud pública en materia 

de medicamentos de uso humano y veterinario. 

• Facilitar un acceso rápido de nuevos medicamentos a los pacientes. 

• Promover la investigación y el desarrollo de los medicamentos en 

todas sus etapas. 



Laboratorios Farmacéuticos  

Importaciones y Exportaciones 

Estupefacientes y 

Psicótropos 

Informes de 

posicionamiento 

terapéutico 

PEIs y Ensayos Clínicos 

Inspección y Control 

Real Farmacopea y Formulario 

Nacional 

FUNCIONES 

AEMPS 

FUNCIONES  AEMPS 

Evaluación, Autorización y 

Registro y  Mantenimiento  

Post-comercialización 

Sistema Español de 

Farmacovigilancia 

Productos sanitarios y 

cosméticos 
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La Agencia Europea del Medicamento: una 
agencia de agencias… 
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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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28 EEA Member States 

+ 4,500 European experts 

Committee for Orphan 

Medicinal Products 

(COMP) 

 

Committee for Herbal 

Medicinal Products 

(HMPC) 

 

Committee for Veterinary 

Medicinal Products 

(CVMP) 

 
Management Board 

 Committee for Human 

Medicinal Products 

(CHMP) 

Committee for  

Advanced Therapies 

(CAT) 

Paediatric Committee 

(PDCO) 

EMA-EU Network 

Pharmacovigilance Risk  

Assessment Committee 

(PRAC) 

EMA  

Secretariat 

EU institutions: 

Commission - Parliament 



14 

Sources of expertise helping the scientific committees 

National Agencies 

Healthcare 

professionals 

Academia and networks 

Patients and 

consumers 

Learned 

societies 

EMA Scientific Committees 



Other working parties 

Biosimilars  

Biostatistics  

Blood Products  

Cardiovascular  

Central Nervous System  

Infectious Diseases  

Oncology Working 

Pharmacogenomics  

Pharmacokinetics  

Rheumatology/Immuno.  

Vaccines 
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Working Parties and other Groups 

Diagnostics 

Neurology 

Psychiatry 

 HIV / 

Antiviral 

Oncology 

Cardio 

vascular 

issues 

Diabetes 

Endocrinol

ogy 

HCPWP 

Healthcare 

professionals 

Anti-

infectives Vaccines 

ad-hoc 

expert 

groups 

CMDh 

Co-ordination Group 
for Mutual Recognition 

and Decentralised 
Procedures 

PCWP 

Patients and 

consumers 

BWP 

Biologics 

SWP    

Safety 

QWP    

Quality 

SAWP    

Scientific advice 

GCP Inspectors 

Working group 

QRD 

Working Group on 
Quality Review of 

documents 

Working Parties 
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EMA 2014 
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DG SANCO: EMA (Autorización medicamentos) 
DG RESEARCH: Horizon 2020 Framework  

Fijación del precio y condiciones de reembolso a cargo 
del SNS. Ministerio de Sanidad.  
IPTs coordinados por la AEMPS 
Coordinación Estrategia Nacional EERR 

Planificación asistencia integral y financiación de las 
intervenciones sanitarias y terapéuticas 
(medicamentos) 
Educación para la salud y formación de profesionales 

Regulación de medicamentos : Una 

acción coordinada 
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Procedimiento regulatorio 

Orphan designation 

(si aplica) 

(EMA/COMP) 

Scientific advice / 

Protocol assistance 

(EMA/SAWP/ 

CHMP/COMP) 

Marketing 

authorization 

application 

(EMA/CHMP) 

Autorización  

de 

comercialización 

UE 

Significant  

benefit review (En 

huérfanos) 

(EMA/COMP) 

Agencias 

estatales/ 

Ministerios: 

fijación de precio 

y rembolso a 

cargo SNS 

CCAA/Hospitales: 

financiación de los 

medicamentos y 

políticas de acceso 

Acceso al mercado 

de los 

medicamentos 

Ensayos clínicos 
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Enfermedades renales 

hereditarias y 

enfermedades raras, dos 

campos estrechamente 

ligados 
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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 curativos y 

preventivos y agentes diagnósticos. 

 

• No se incluyen medidas dietéticas ni productos 

sanitarios. 

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

Más de 1400 

moléculas en 

investigación 

(designadas) 

100 

medicamentos 

huérfanos 

autorizados 
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Desarrollo 

medicamentos 

enfermedades 

raras 

Desarrollo 

medicamentos 

enfermedades 

prevalentes 

El reto de los medicamentos huérfanos 
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Bajo número 

de pacientes 

Infradiagnóstico 
Uso de 

comparadores 

adecuados 

Desconocimiento de 

la enfermedad 

Selección 

endpoints 

relevantes 

Modelos 

preclínicos válidos 

Escasez expertos 

y centros de 

referencia 
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INVERSIÓN 

RETORNO 

Y no únicamente dificultades en el 
desarrollo… 



25 
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• Descentralización de los procedimientos post-autorización 

• Retraso en la disponibilidad de medicamentos ya autorizados a 

nivel europeo 

• Evidencia científica de algunos medicamentos controvertida 

(eficacia débil, valor añadido poco claro…) 

• Alto coste e impacto presupuestario en el SNS (en relación a 

pacientes tratados) 

• Diferencias de criterio entre países y entre comunidades autónomas 

• Medicamentos y productos sanitarios no cubiertos por el SNS 

 

 

Dificultades en el acceso a medicamentos 

huérfanos 
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Necesidades y expectativas de los pacientes 



  INFORME POSICIONAMIENTO 

TERAPÉUTICO (Coordinado AEMPS) 

 
ENFERMEDADES 

PREVALENTES 

ENFERMEDADES 

RARAS 

 

AUTORIZACIÓN  

CONDICIONAL 

  Posicionamiento del fármaco en la terapéutica, 

común para todo el estado español  
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Participación de los pacientes en los 

procedimientos regulatorios 
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1996 

Dialogue 
with HIV 
patients  

2003 

Working group 
with patients 

2005 

Framework of 
interaction 
with patient 
and consumer 
organisations 

2006 
Patients and 
Consumers 
Working Party 
(PCWP) 

2014... 
Dedicated 
Patients and 
Healthcare 
Professionals 
Department 
created 

Interacción con pacientes: el viaje de la EMA…  
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S-PH will lead the EMA in its 

engagement with patients, consumers, 

healthcare professionals, academics 

and their organisations 



El marco de trabajo se basa en 5 elementos críticos 
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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 

su enfermedad y su manejo 

4. Interacción con el grupo de trabajo de regulación UE  

5. Capacidad de construir focalizándose en la formación 

y exponiendo preocupaciones sobre el sistema 

regulatorio en la UE 

Network of 
patients & 
consumers 

organisations 

EU 
Regulatory 
Network 

PCWP 

Patient 
experts 



Eligible organisations: patients/consumers 
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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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 Orphan  

Designation 

Scientific Advice 

Protocol assistance 

Paediatric  

Investigation 

Plan 

Marketing Authorisation  

Evaluation 

Post Marketing  

Authorisation 

Drug 

Discovery  

Candidate 

Identification 

Non-clinical 

tests 
Clinical Development Phase IV 

Medicines Lifecycle: Development and Regulatory 
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CHMP 

CAT 

PRAC 

CHMP- 

SAWP 

CHMP 

PRAC 

 Orphan  

Designation 

Scientific Advice 

Protocol assistance 

Paediatric  

Investigation 

Plan 

Post Marketing  

Authorisation 

Marketing Authorisation  

Application Evaluation 

COMP PDCO 

CAT SAG SAG 

Patient 

input 

Patient 

input 

Patient 

input 

Patient 

input 

Public 

Summaries 

of Opinion 
Patient 

input 

Package Leaflets (PL) 

EPAR summaries 

Safety 

Communications 

Patient 
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Package Leaflets (PL) 

(renewal) 
Patient 

input 

Patient 

input 

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

medicamentos en la EMA 
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Tres categorias de participación de pacientes: 

Miembro, sustituto o observador 

Paciente experto individual 

Representante de una organización 

1 

2 

3 
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Implicación 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) 



EMA Patients’ and Consumers’ Working Party (PCWP) 

40 
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Patients and Consumers Working 

Party (PCWP) 

 

El PCWP juega un papel clave en la interacción entre la EMA y las organizaciones de 

pacientes. 

Plataforma para el diálogo e intercambio en temas relevantes sobre medicamentos; con el 

mandato de ayudar a monitorizar la interacción e identificar deficiencias y prioridades en la 

interacción global; 

 

•19 members and 16 alternates representing Patients and Consumer Organisations; 

•6 members from the EMA Scientific Committees; 

•1 member from the EMA secretariat; 

•Observers from the Management Board. 

 

Four meetings held annually; one plenary, one with all ‘eligible’ organisations, two joint with 

the Healthcare Professionals’ Working Party (HCPWP) and a one-day training session. 



Desarrollo de productos: 

•Participación en procedimientos de scientific advice/protocol assistance 

Evaluaciones Beneficio/riesgo: 

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

•Respuesta a consultas ad-hoc en la evaluación de medicamentos  por parte de comités 

científicos y grupos de trabajo  

•Revisión de la información sobre medicamentos: Prospectos, EPAR, comunicaciones de 

seguridad (Q&As) y otros documentos de la Agencia para el público 
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Implicación de pacientes en actividades de la EMA (individuales) 



• Participación en la preparación de guidelines 

• Implicación 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)  

•Participación en conferencias en la Agencia y seminarios 
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Otras actividades (representantes de organizaciones) 
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Participación en aumento en actividades de la EMA  
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Aumentando la participación en actividades de la EMA 
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Participación en materiales de comunicación al público 
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Safety communications reviewed 2009 - 2014 
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133 

62 
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Total number of

comments

Number of comments

accepted

Aceptación de las intervenciones y comentarios: resúmenes EPAR  

46% of comments led to a change in the text 

No. of comments by area 
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40% 41% 40% 

48% 47% 

2010 2011 2012 2013 2014

Impacto de la participación de pacientes: scientific advice 

SA procedures where patient input influenced the outcome 

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



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 años encuesta de satisfacción enviada a todos los pacientes que han 

participado ese año  

•Propuestas de mejora incluidas en el siguiente PCWP work-plan 
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• La implicación de pacientes y consumidores ha;  

– Aportado los aspectos de vivir diariamente con una enfermedad en las discusiones científicas  

– Mejorado la calidad de la información y comunicación para pacientes sobre medicamentos 

– Aumentado la diseminación de los resultados de la EMA   

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

• La participación no sólo ha aumentado y se ha diversificado sino también se ha 

perfeccionado para asegurar la adecuada implicación 

• 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 

más válidas para todos los implicados  
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Valor e impacto de los pacientes implicados en la EMA 
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Pacientes en el sistema de salud en Cataluña 

DEPARTAMENTO DE SALUD 

 

SERVICIO CATALÁN DE SALUD 

Consejo Asesor 

Enfermedades Raras 

CAMM, 2009 

Consejo Asesor Tratamientos 

Farmacológicos de Alta 

Complejidad CATFAC, 2010 



ACADEMIA 

INDUSTRY 

MA HTA PAYERS 

REGULATORS 

PATIENTS 

HCP 

With the final aim that 

patients have early access 

to effective, safe and affordable 

drugs 

INVESTORS 



La participación de los pacientes, es necesaria para completar la 

fotografía! 
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Patient 
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La participación de todos los implicados debe ser el 
motor que nos permita llegar a destino con éxito 



Gracias por vuestra atención 


