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Il Jornada de Malalties Minoritaries a Catalunya
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Europa: Designacio i autoritzacio
medicaments orfes. EMA

Espanya: Fixacio del preu i condicions
de reemborsament a carrec del SNS.
AEMPYS

Autonomies: planificacio assistencia MM
| financament de les intervencions
terapeutiqgues (medicaments orfes)
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1. Centralitzat per la EMA

a) Designacio (COMP)

b) Terapies avancades/orfes (COMP/CAT)

c) Subgrup Medicaments pediatrics MM (PEDCO)
d) Autoritzacio comercialitzacié (CHMP)

2. Recomanacions de la U.E. al “market access”de
medicaments orfes (Pharmaceutical Forum)

a) Avaluaciéo comu valor afegit dels farmacs
b) Practiques financament condicional

c) Creacio centres d’experts
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Espanya

1. Estrategia Nacional en Enfermedades Raras / Sistema
Nacional de Salud (2009)

2. Direccion General Farmacia y Productos Sanitarios (Comité
de Coste- Efectividad de los Medicamentos y Productos
Sanitarios — Real Decreto-ley 9/2011 de 19 de agosto 2011)

Comunitats autonomes

1. Programa d'avaluacio, seguiment i financament dels
tractaments farmacologics d'alta complexitat: Consell
Assessor Tractaments Farmacologics Alta Complexitat
(CATFAC)

2. Gestid compres directes / Hospitals



Estrategies autonomiques i
- medicaments orfes

e Equitat en |'accés als farmacs per al
tractament de malalties minoritaries

e Sostenibilitat del sistema sanitari
e Millorar resultats en salut
* No posar traves a la innovacié

* Creacio de consells assessors especifics per a
tractaments d’alta complexitat




DEPARTAMENT DE SALUT
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SERVEI CATALA DE SALUT

\ Evidéncia (CAMUH)

Consell Assessor
Tractaments Farmacologics
d’Alta Complexitat CATFAC,

2010

Consell Assessor Malalties
Minoritaries CAMM, 2009
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Consell Assessor Tractaments Farmacologics Alta
— Complexitat (CATFAC): Composicio, funciones i politica
de funcionament

Composicio:

» Membres permanents: professionals sanitaris experts en 'avaluacié de
medicaments i en el camp de les malalties minoritaries.

» Grups d’experts: professionals sanitaris de prestigi reconegut experts en
malalties minoritaries especifiqgues a Catalunya i participacio
d’associacions de malalts.

» Grup experts malalties lisosomals
» Grup experts hemoglobinuria paroxistica nocturna




Consell Assessor Tractaments Farmacologics Alta
Complexitat (CATFAC): Composicio, funciones i politica

] .
de funcionament (I1)

Funcions;:

» Assessorar el Servei Catala de la Salut en tots els aspectes relacionats
amb els tractaments d’alta complexitat.

» Valorar les sol-licituds de autoritzacio, renovacio, suspensio o finalitzacio
dels tractaments farmacologics i emetre els corresponents informes.

> Fer el seguiment dels pacients tractats farmacs d’alta complexitat |
mesurar els resultats en salut.

> Elaboraci6 de registres i estudis.

Politica de funcionament:
» Procediment transparent.
> Publicacio decisions en web CatSalut i memoria anual.

> Informacio activa a agents implicats (associacions de pacients i industria).



Farmacs orfes a Catalunya: situacio any

2009

Cost per Tractament mitja =17.000€/pacient/any (rang: 882€-340.000€)

Molts pocs malalts per patologia pero rellevant en global:
— Any 2009: 35 farmacs dispensats (autoritzats per la UE son 58)

h 0,28 % recepta médica

8,80 % farmacia hospitalaria

Important tasa de creixement en la despesa wmmhy 40% augment 2009 vs 2008




Principi actiu Indicacio avaluada

Eculizumab
Miglustat
Azacitidina
Idursulfasa
Laronidasa
Trabectedina
Ambrisentan
Lapatinib
Galsulfasa
Amifampridina
Aztreonam
Eltrombopag
Romiplostin
Everolimus
Pazopanib
Plerixafor

Tolvaptan

MEDICAMENTS AVALUATS

Hemoglobinuria Paroxismal Nocturna
Niemann-Pick tipus C

Sd. mielodisplasic

Sd. Hunter

Sd. Hurler

Sarcoma avancat / Carcinoma ovari
HT pulmonar

Cancer mama metastatic
Mucopolisacaridosi VI

Sindrome miastenic Lambert Eaton
Fibrosi quistica

Purpura trombocitopénica idiopatica
Purpura trombocitopénica idiopatica
Carcinoma cél-lules renals

Carcinoma cel-lules renals
Mobilitzacié cel-lules hematopoetiques

Sindrome secrecié inadequada hormona antiditiretica




Conclusions

3.

El desenvolupament i innovacio en medicaments orfes ha
experimentat un important avanc en els ultims 10 anys.

No obstant, el nivell d'accés als medicaments i productes sanitaris
continua sent “el coll d'ampolla” per a la utilitzacié d’aquests farmacs.

Les federacions/associacions de pacients de MM son claus per
impulsar i consolidar les politiques d’equitat en I'accés a
medicaments orfes.
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