21 febrer JoORNADA DE LES
2013 Mavracties MINORITARIES

28 de febrer Dia Mundial de les Malalties Minaritaries

Tots junts fem pinya

WUVIC BREmE  ar %11 1§ Fundacié Doctor Robert

1| B RENFETAR

Malalties minoritaries, els medicaments orfes 1
les terapies avancades

Josep Torrent-Farnell
Director General Fundacié Doctor Robert - UAB

Membre Comite de Productes Medicinals Orfes (COMP) de I’Agéncia Europea del
Medicament (EMA)



+ . . L
Que és una malaltia minoritaria?

m “Una malaltia minoritaria €s una malaltia que
apareix poc frequentment o rarament en la
poblacidé” (= Enfermedad rara = Rare disease)

m Per a ser considerada com a minoritaria, cada
malaltia especifica ha de presentar una
prevalenca inferior als 5 casos cada 10.000
habitants (EC Regulation on Orphan
Medicinal Products)
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+
Poblaci6 afectada per MM

~ 30 milions d’afectats a
Europa

~ 3 milions d’afectats
a Espanya

~ 400.000 afectats a
* Catalunya




El paradigma de la raresa

m Malalties greus, complexes 1 croniques
m Manca de guies cliniques

m Manca de tractaments 1 opcions terapeutiques pels
malalts

m Requereixen d’abordatge multidisciplinari
m Sovint “invisibles” per la societat

m Paper fonamental de les associacions i federacions
de malalts (FEDER, FCMPEF, Eurordis)
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Les malalties minoritaries abans
de I’any 2000

Salut
Publica
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Les malalties minoritaries abans
de I’'any 2000

Medicaments Medicaments
convencionals orxfes
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Per que hi ha deficit de medicaments

orfes?
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INVERSIO
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Abséncia
de guies i
protocols

Invisibilitat
dels malalts
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Baix retorn
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clinics
complexes
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+ .
Per que és necessari un reglament

de medicaments orfes?

m Industria farmaceutica no desenvolupa aquests
medicaments sota les condicions normals del
mercat.

PERO...

m Els pacients afectats per “malalties minoritaries™
tenen dret a rebre medicaments amb la mateixa
qualitat 1 amb les mateixes exigencies d’eficacia 1
seguretat que la resta dels pacients.
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El punt d’'inflex16 a la U.E.

mReglament medicaments orfes n® 141/2000
m Criteris per la designacié de medicaments orfes
m Comité de medicaments orfes (COMP)
m Procediments
= Incentius

mPrograma Salut Publica de M.M. Comissié
Europea, 2000

) 2000 e
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Politiques sanitaries en MM
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Qui vol ser orte?

der horverlag
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Els medicaments orfes

n Medicaments destinats a tractar qualsevol malaltia
amb una prevalenca inferior als 5 casos cada
10.000 habitants.

n S’inclouen vacunes, tractaments guaridors 1
preventius i agents diagnostics.

n No s’inclouen mesures dietetiques ni productes
sanitaris.

* REGLAMENT EC No 141/2000
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Objectius del comite de medicaments
orfes (COMP)

O

EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

m Designacié de medicaments orfes = Proporciona
incentius per estimular la investigacio i
desenvolupament de medicaments orfes
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+ .
Terapies avancades

m Medicaments utilitzats tant per malalties
minoritaries (medicaments orfes) com per
malalties comunes.

mInclouen:
m Terapia cel-lular
m Terapia tissular
m Terapia genica

mRegulades a la EMA a travées d’un comite
especific (CAT).
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Fites de la Regulacid europea

- > 1200 Sol-licituds designacié orfe

- > 800 designacions orfes: c:a 30% productes
innovadores (fusion proteins, monoclonal
antibodies, oligonucleotides)

- >1% terapies avang¢ades (cel-lular/genica/tissular)

- Tasa opinions positives = 70 % = Gate opener

e 70 Medicaments orfes comercialitzats

* 1 Medicament orfe de terapia avangada comercialitzat
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Number of orphan drugs in Europe with European orphan
designation and European marketing authorisation by date of MA
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2002 2003 2004 2007 2008 2009 2010 2011 2012

Informes Periddicos de Orphanet - Listado de medicamentos huérfanos in Europa. Octubre 2012
http://www.orpha. net/orphacom/cahiers/docs/ES/listado_de_medicamentos_huerfanos_in_Europa.pdf
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Projectes d’investigacié en MM 1
medicaments orfes

'S,

Directorate-General for
Health & Consumers

Instituto
de Salud
Carloslll

2000 » Fundacié Doctor Robert
UAB




2

febrer Dia MUNDIAL DE LES
2013 MaLaTies MINORITARIES

Designacioé i autoritzacié medicaments
orfes. EMA
Politiques de salut i recerca

Fixacio del preu i condicions de
reemborsament a carrec del SNS. AEMPyS
Coordinacié Estrategia Nacional MM

Planificacio assisténcia integral MM i
financament de les intervencions sanitaries i
terapeutiques (medicaments orfes)
Educacio per la salut i formacid de
professionals
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Politica sanitaria per MM a Catalunya

DEPARTAMENT DE SALUT

Consell Consultiu de

<— SERVEI CATALA DE SALUT

de Catalunya \

Consell Assessor
Tractaments Farmacologics

Consell Assessor Malalties
Minoritaries CAMM, 2009

d’Alta Complexitat CATFAC,
2010
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T Estrategies autonomiques 1
medicaments orfes

m Equitat en l'accés als farmacs per al tractament de
malalties minoritaries

m Sostenibilitat del sistema sanitari
m Millorar resultats en salut
m No posar traves a la innovacio

Accés d’afectats de MM a Medicaments orfes
i!i autoritzats: >4000 malalts (2011)
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* Concienciacié i participacio ciutadana
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http://www.malaltiesminoritaries.uab.cat
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