NUMERO DE POSTER: 27

SITUACION ACTUAL SOBRE LA ACCESIBILIDAD ALOS
MEDICAMENTOS HUERFANOS EN ESPANA

Margarita Iniesta’, Naciba Zetchi’, Noemi Lopez?, Maribel Cuesta?, Max Brosa?
'AELMHU (Asociacion Espafnola de Medicamentos Huérfanos y Ultrahuérfanos), Madrid. 2Oblikue Consulting S.L., Barcelona.

A

AELMHU

ASOCIACION ESPANOLA DE LABORATORIOS DE
MEDICAMENTOS HUERFANOS Y ULTRAHUERFANOS

Tabla 2. MMHH no oncologicos no comercializados en 2016 en Espana

INTRODUCCION Y OBJETIVOS

Autorizacion
EMA

Nombre

_ Enfermedadrara
comercial

0 Los medicamentos huérfanos (MMHH) se destinan al diagnostico, prevencion y tratamiento
de las enfermedades raras (EERR) que en la Unién Europea (UE) son aquellas con

Principio activo CN-AEMPS Tiempo

C e . Alipogen tiparvovec 25/10/2012 | 10/10/2014 |23,5 meses Hiperlipoproteinemia tipo |
prévalencia inferior & 5 cases: per cada '10.000 habiantes’=. REVESTIVE [Teduglutida 30/08/2012 | 28/05/2013 | 8,9 meses Sindrome del intestino corto
o La legislacion europea actual y estrategias existentes constituyen las bases para facilitar el PLENADREN Hidrocortisona 03/11/2011 | 07/05/2014 |30,1 meses nsuficiencia suprarenal
desarrollo y la puesta a disposicion de los MMHH?“. FIRDAPSE  Amifampridina 23/12/2009 | 03/02/2015 |61,4 meses Sindrome miasténico de Lambert-Eaton
o Las politicas de acceso a los MMHH son competencia de cada pais lo que da lugar a STRENSIQ  |Asfotasa alfa 28/08/2015 | 15/10/2015 | 1,6 meses Hipofosfatasia
situaciones de inequidad y diferencias en el acceso y precios dentro de la UES. KANUMA Sebelipasa alfa 28/08/2015 | 08/01/2016 | 4,4 meses Deficiencia de lipasa 4cida lisosomal
1 La repercusién econémica de su comercializacién no se espera desproporcionada® HOLOCLAR  (Células del epitelio corneal | 17/02/2015 | 16/09/2015 | 6,9 meses Deficiencia de células madre limbares
' TRANSLARNAAtaluren 31/07/2014 | 01/12/2014 | 4,0 meses Distrofia muscular de Duchenne
0 El objetivo de este estudio es evaluar la situacion actual del acceso al mercado de VIMIZIM Elosulfasa alfa 28/04/2014 | 23/03/2015 10,8 mesesMucopolisacaridosis tipo IVA
los MMHH en Espana junto con el impacto economico que supondria la GRANUPAS  Acido para-aminosalicilico | 07/04/2014 | 13/06/2014 | 2,2 meses [Tuberculosis multirresistente
comercializacion de los MMHH no oncologicos no comercializados sobre el gasto SIRTURO  Bedaquilina 05/03/2014 | 18/09/2014 | 6,5 meses [Tuberculosis multirresistente
sanitario y farmaceéutico. WAKIX Pitolisant 31/03/2016 | 03/08/2016 | 4,1 meses Narcolepsia
METODOS ALPROLIX  Eftrenonacog alfa 12/05/2016 | 23/06/2016 | 1,4 meses Hemofilia B
IDELVION  Albutrepenonacog alfa 11/05/2016 | 30/08/2016 | 3,6 meses Hemofilia B
o Para evaluar la situacion actual se analizaron los MMHH autorizados en la UE?, cuantos BRONCHITOL Manitol 13/04/2012 | 15/07/2016 51,1 meses|Fibrosis quistica
fueron financiados en Espafia entre 2002-20168° y el tiempo transcurrido hasta su GALAFOLD  Migalastat 26/05/2016 | 29/08/2016 | 3,1 meses Enfermedad de Fabry
comercializacion. o Se localizaron 16 MMHH no oncoldgicos no comercializados en Espafia en 2016 (Tabla 2).

En promedio, transcurrieron 14 meses desde su autorizacion hasta la obtencion del CN.

o Para evaluar el impacto economico de los MMHH no oncologicos no comercializados en
2016 en Espana: 0

12 de estos 16 MMHH (75% del total) son destinados al tratamiento a largo plazo/cronico.

* se identifico su indicacion, epidemiologia, poblacion tributaria maxima, cronicidad, 0
posologia, estatus de comercializacion y precio en Reino Unido, ltalia, Francia, vy
existencia de alternativas terapéuticas?0-18,

Considerando los 15 MMHH (de los 16 anteriores) que representan moleculas nuevas, se

estima que en total habria como maximo 4.300 pacientes candidatos a los tratamientos de
EERR .

 se aproximo el coste anual a partir del precio unitario por envase menor en los tres 0
paises evaluados, los envases anuales necesarios y los pacientes tributarios maximos.

De estos 16 MMHH, Reino Unido comercializo 13, Italia 6 y Francia 8 MMHH (Figura 3).

Figura 3. Situacion de comercializacion en Reino Unido, Italia y Francia de los 16 MMHH

« se evalud el impacto sobre el gasto total sanitario publico (GTSP)'" y sobre el gasto
farmacéutico hospitalario (GFH) asociado al primer afo tras su comercializacion<°,

RESULTADOS

o Entre 2002 y 2016, la Agencia Europea del Medicamento (EMA) ha autorizado 94 MMHH
con designacion huerfana todavia vigente, para los que l|la Agencia Espanola de
Medicamentos y Productos Sanitarios (AEMPS) ha otorgado 77 codigos nacionales (CN) v,

- -
finalmente, soélo se han comercializado 49 MMHH (Figura 1). Comercializado

No Comercializado

38%

o El tiempo medio transcurrido entre la autorizacion de la EMA y la comercializacion fue de
19,2 meses y desde la obtencion del CN-AEMPS a la comercializacion de 12,6 meses.

REINO UNIDO ITALIA FRANCIA

La comercializacion de 13 de los 16 MMHH no oncoldgicos representaria un 0,07% del
GTSP y un 0,75% del GFH en el primer ano tras su comercializacion, considerando una
introduccion del 8%-49% en la poblacion maxima tributaria (Figura 4).

Figura 1. MMHH autorizados por la EMA y comercializacién en Espana en 2002-2016* L

MMHH autorizados por la EMA MMHH con aprobacion CN AEMPS
94 77

Tiempo medio transcurrido desde
aprobacion CN AEMPS hasta
comercializacion en Espana

MMHH comercializados en Espana

Figura 4. Impacto(® de la introduccién de 13 MMHH no oncolégicos no comercializados

46.614.890 € 46.614.890 €
(0,07%)"* 0,75%

: 12,6 meses
Tiempo medio transcurrido desde aprobacion EMA hasta comercializacion en Espana
] et L 45.354.819 €
0 19,2

(0,07%)*

= Gasto MMHH cronicos
m Gasto total MMHH (incluidos cronicos)

o En com pal’aCién con el periOdO 200 *Porcentaje sobre gasto sanitario publico total
(66.614 M €)

*Excluye aquellos MMHH que han perdido la designacion de orfandad entre 2002-2016.

m Gasto farmacéutico hospitalario
(6.230 M €)

m Coste MMHH

(@ El precio utilizado en el analisis es el minimo hallado en bases de datos publicas en los paises en los que
han comercializado el MMHH. No se ha podido realizar el analisis con los 16 MMHH por no estar disponible el
precio de 2 de ellos y se ha descartado 1 MMHH que no representaba una molécula nueva. Los precios
utilizados son los precios de lista sin descuentos adicionales que puedan estar definidos en cada pais.

Periodo 2002-2011*

Periodo 2012-2016

MMHH autorizados por la EMA con designacion huérfana vigente 42 58 CONCLUSIONES

MMHH autorizados con P&R en Espana 38 (90,5%) 18 (31,0%)

MMHH que no han solicitado CN en Espaiia 0 17 (29,3%) Solo el 52% de los MMHH autorizados por la EMA estan
MMHH pendientes de P&R 4(9,5%) 23" (39,7%) comercializados en Espana. Se espera que la comercializacion

*Incluye MMHH que han perdido la designacion de orfandad en la actualidad. **Para 11 (48%) de estos

MMHH ha sido denegada la financiacion acorde con los IPT'” disponibles a fecha de 31/7/2017. de los MMHH no OnCO|Og|COS €n proceso de P&R tenga un bajo

impacto en el gasto farmaceéutico y sanitario.

0 Los MMHH ya comercializados en Espana representan aproximadamente un 4% del gasto
farmaceutico total y un 10% sobre el GFH (Figura 2).
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