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Introduccion

La necesidad de conocer la llegada de nuevos medicamentos
huérfanos es estratégica para su adecuado analisis, evaluacion y
posicionamiento en este especifico contexto terapéutico. Disponer
de esta informacion en términos de valor es vital para una toma de
decisiones que debe ser rapida tanto en la evaluacion, como en la
decision de la financiacion publica en el Sistema Nacional de Salud.

El presente informe hace una revision tanto de los nuevos
medicamentos huérfanos como de sus nuevas indicaciones,
excluyendo los oncologicos, que podrian comercializarse en Espana
a corto y medio plazo.

A continuacion, se presenta el undécimo informe Horizon Scanning,
el cual incluye estos datos actualizados hasta julio de 2025.

Se trata de un informe dirigido a los decisores y profesionales
sanitarios del Sistema Nacional de Salud en Espana a nivel nacional
y regional, para permitirles anticiparse con tiempo suficiente a la
innovacion que proximamente podria ser introducida en Espana vy
por tanto colaborar en la planificacion de los recursos necesarios
para el acceso a los pacientes.

El grupo ORPHAR, grupo de trabajo de enfermedades raras y
medicamentos huérfanos de la Sociedad Espanola de Farmacia
Hospitalaria (SEFH), esta comprometido en la evaluacion vy
posicionamiento de nuevos medicamentos huérfanos para el
Sistema Nacional de Salud espanol.

Personalmente me gustaria agradecer el apoyo técnico de Omakase
Consulting en la realizacion del informe, asi como su constante
compromiso con la evaluacion de las enfermedades raras y los
medicamentos huérfanos.

lgualmente agradecer la confianza depositada por la SEFH en el
desarrollo del presente trabajo.

Monica Climente Marti

Coordinadora del grupo de Enfermedades
Raras y Medicamentos Huérfanos de la SEFH
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Objetivos

1. ldentificacion de los nuevos
medicamentos huérfanos no oncologicos vy
las nuevas indicaciones en evaluacion por la
Agencia Europea del Medicamento (EMA),
hasta julio 2025 vy que podrian ser
comercializados a corto y medio plazo en
Espana (Horizon Scanning).

2. Proporcionar un informe dinamico vy
dirigido a los decisores y profesionales
sanitarios a nivel nacional y regional para
permitir anticiparse a la innovacion
inmediata que pueda introducirse en el
Sistema Nacional de Salud a corto y medio
plazo.
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@ Metodologia

Medicamentos con procedimiento de
evaluacion acelerado PRIME vy con
procedimiento centralizado por el CHMP con
posibilidades de comercializacion en Espana:
ABCD

A. Medicamentos en el programa PRIME de la EMA

\ 4

B. Medicamentos en evaluacién por el CHMP

\ 4

C. Opinidén positiva del CHMP

\ 4

D. Autorizacion CE

\ 4

Autorizacion en Espana
(AEMPS)

\ 4

Comercializacion en

T ERQE
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@ Metodologia

Identificacion de medicamentos

Se clasifican los medicamentos en:

» A. Medicamentos que estan en el programa PRIME* de la
EMA (Priority medicines): se ha comprobado la seccion PRIME
de la pagina web de la EMA. Esta seccion contiene un
documento en formato Excel donde se recogen los
medicamentos seleccionados como PRIME que se actualiza
mensualmente. Ultima actualizacién el 19 de junio 2025.

» B. Medicamentos en evaluacion por el CHMP: se utilizo la
seccion “Medicines under evaluation” de la pagina web de |a
EMA. La lista de solicitudes de nuevos medicamentos que
estan siendo evaluados se actualiza mensualmente y esta
dividida entre huérfanos y no huérfanos. Ultima actualizacién
el 17 de julio 2025.

» C. Medicamentos con opinion positiva del CHMP pendientes
de la decision de la Comision Europea (CE): se han revisado
todas las reuniones llevadas a cabo por el CHMP para
identificar todos los nuevos medicamentos y nuevas
indicaciones con opinidon positiva del CHMP, identificando
especificamente aquellos pendientes de decision por la CE (EC
pending decision). Ultima actualizacién el 29 de julio 2025.

» D. Medicamentos autorizados por la CE pendientes de
comercializacion en Espana: se utilizo el buscador de la EMA
filtrando por categoria (human), fecha de autorizacion de
comercializacion (ultimo ano) y por designacion huérfana.
Para completar con los medicamentos no comercializados en
Espaina con autorizacion CE anterior a ese periodo, se consulto
la base de datos de medicamentos huérfanos de Omakase
Consulting. Adicionalmente, se consultaron las agendas vy
resimenes de las reuniones del CIMP. Ultima actualizacion el
29 de julio 2025.

*PRIME es un esquema lanzado por la Agencia Europea de Medicamentos (EMA) para mejorar el
apoyo al desarrollo de medicamentos que atienden una necesidad meédica no cubierta. Este
esquema voluntario se basa en una interaccion mejorada y un dialogo temprano con los
desarrolladores de medicamentos prometedores, para optimizar los planes de desarrollo vy
acelerar la evaluacion para que estos medicamentos puedan llegar a los pacientes lo antes

posible. | 6 orphal'seﬂ'l
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@ Metodologia

Periodo temporal de busqueda

El Orphar-SEFH Horizon Scanning incluye todos los medicamentos
huérfanos no oncologicos en evaluacion por la EMA hasta julio del
2025.

Criterios de inclusion y exclusion de medicamentos

Se han incluido nuevos medicamentos huérfanos no oncologicos:
1. Incluidos en el programa PRIME de la EMA.
2. En evaluacion por el CHMP.

3. Con opinion positiva del CHMP pendientes de decisidon por la
CE.

4. Autorizados por la CE y pendientes de comercializacion en
Espana.

Se han incluido nuevas indicaciones de medicamentos huérfanos
no oncoladgicos:

1. Con opinion positiva del CHMP pendientes de decision CE.
2. Autorizadas por la CE y no financiados en Espana.

Se han incluido medicamentos huérfanos autorizados por la CE,
pendientes de comercializacion en Espafa y en estudio de
financiacion con una propuesta de resolucion por parte de la CIMP.

Se han excluido:
1. Medicamentos oncologicos.

Medicamentos genéricos.

2
3. Medicamentos biosimilares.
4

Medicamentos con CHMP negativo o que han sido retirados
del proceso de evaluacion.

Medicamentos con resolucion de financiacion.

=

6. Medicamentos con resolucion de no financiacion.

; a orpharsefh
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@ Metodologia

Bases de datos empleadas

Se han identificado los nuevos medicamentos huérfanos y nuevas
indicaciones que potencialmente puedan solicitar P&R en Espana a
través de una revision de las paginas web de la Agencia Europea
del Medicamento (EMA), la Agencia Espanola del Medicamento y
Productos Sanitarios (AEMPS), el Ministerio de Sanidad (MSCBS) y
la base de datos de medicamentos huérfanos de Omakase
Consulting.

» El principal motor de busqueda fue la pagina web de |la EMA
para la identificacion de los nuevos medicamentos huérfanos
v nuevas indicaciones que estan en el programa PRIME de la
EMA, en evaluacion por el CHMP, con opinion CHMP positiva
pendientes de decision por la CE, y los autorizados por la CE
pendientes de comercializacion en Espana.

0 EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

Medicines Human regulatory Veterinary regulatory Committees w News & evenis w Partners & networks About us v

Medicines
Search Download What we publish and when
Medicines under evaluation National registers Medicines for use outside the EU

For help on how to get the results you want, see our search tips.

Categories 8859 results Sort by | Medicine name (A-Z)
Human (7674)

Veterinary (1176)

Herbal (194) Human medicine European public assessment report (EPAR): Abasaglar (previously Abasria)
Insulin glargine, Diabetes Mellitus
Medicine name Date of authorisation: 09/09/2014, W, ., Revision: 6, Authorised, Last updated: 21/03/2018

Human medicine European public assessment report (EPAR): Abilify

Active substance
Aripiprazole, Schizophrenia, Bipolar Disorder

Date of authorisation: 04/06/2004, Revision: 43, Authorised, Last updated: 27/05/2019

Medicine Opinion/decision on a Paediatric investigation plan (PIP): Abilify, aripiprazole

European public
assegsmeﬁt reports Decision type: PM: decision on the application for modification of an agreed PIP, therapeutic area: P
number: EMEA-000235-PIP02-10-M02, decision date: 26/10/2012, Last updated: 26/11/2012, comp

(EPAR) (1613) number BV \
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@ Metodologia

Bases de datos empleadas

» En la pagina web de la AEMPS y del MSCBS, especificamente
en CIMA (Centro de Informacion de Medicamentos de la
AEMPS), en los ultimos acuerdos de la CIPM (Comision
Interministerial de Precios de los Medicamentos) y en
BIFIMED (Buscador de la Informacion sobre la situacion de
FInanciacion de los MEDicamentos), se revisaron los
medicamentos autorizados por la CE para conocer su estado
en Espana.

HDE«EEQ_ Vv Castellano
NO @ SEDE ELECTRONICA —Q

—— ORGANIZACION SANIDAD CONSUMO  SERVICIOSSOCIALES PRENSA  PROYECTOS NORMATIVOS 01 6 SEEG‘&%P;&%’E%EQMS

AAAAAAA BIFIMED: Buscador de la Informacién sobre la situaciéon de financiacion de los medicamentos -
os Nomenclator de NOVIEMBRE - 2020
::': = 0 Esucher | > |
Portal Estadistico el SNS 9 Manual de ayuda ) [y Escuchar
incipio
(+) Afiad p
mbr ]
| < Seleccionar situacion de financiacion = ~
ta ¢ ) | |
( ) b
P O O ar [ Huérfano O Siolég

Para complementar la busqueda, principalmente en los
medicamentos en fases mas tempranas de desarrollo, se ha
consultado fuentes de literatura gris.
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@ Metodologia

Presentacion de los resultados

En primer lugar, se presenta un resumen con el numero de nuevos
medicamentos y nuevas indicaciones que hay de cada categoria:

» A. Medicamentos que estan en el programa PRIME de la EMA
» B. Medicamentos en evaluacion por el CHMP

» C. Nuevos medicamentos y nuevas indicaciones con opinion
positiva del CHMP pendientes de decision por la CE

» D. Nuevos medicamentos y nuevas indicaciones autorizados por
la CE pendientes de comercializacion en Espana

Los medicamentos se presentaran ordenados segun fecha de inicio
del proceso de evaluacidon por la EMA en cada una de las
categorias en formato tabla.

Los nuevos medicamentos identificados en cada categoria desde
diciembre 2024 hasta julio 2025 apareceran seialados en gris.

La parte final del informe incluye |la descripcion del EPAR de los C.
Nuevos medicamentos con CHMP positivo y pendientes de
decision por la CE y D. Nuevos medicamentos autorizados por la
CE pendientes de comercializacion en Espaia.

Finalmente se presentan unas conclusiones del informe.

; a orpharsefh
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Resultados

A. Medicamentos en el programa PRIME de la EMA

@ Medicamentos en el programa PRIME

B. Medicamentos en evaluacion por el CHMP

Medicamentos en evaluacion por el CHMP

C. Medicamentos y nuevas indicaciones con opinion
positiva del CHMP pendientes de decision por la CE

Medicamentos con opinion positiva del CHMP
pendientes de decision por la CE

Nueva indicacidn con opinion positiva del CHMP
pendiente de decision por la CE

D. Medicamentos y nuevas indicaciones autorizados
por la CE pendientes de comercializacion en Espana

Medicamentos autorizados por la CE y pendientes de
comercializacidon en Espaia

Nuevas indicaciones de medicamentos autorizadas por
la CE actualmente no financiadas en Espaina

Medicamentos autorizados por la CE, pendientes de
comercializacion en Espana y en estudio de financiacidon
con propuesta de resolucion de precio por la Comision
Interministerial de Precios (CIMP)

ONOJO,

orpharsefh
14 e



@ Seccion 1:
Horizon Scanning

15



@ Seccion 1: Horizon Scanning

A. Medicamentos en el programa PRIME de la EMA en

julio 2025

» En julio 2025, hay un total de 36 medicamentos en el programa
PRIME de la EMA, 18 de ellos estan clasificados como productos de
terapia avanzada (ATMP) 1.

Principio activo

Tipo de
sustancia

Via de

administracion

Laboratorio

Concesion
PRIME

Area terapéutica

Indicacion

Setrusumab (anticuerpo
monoclonal humanizado

Osteogénesis

Ig§2 lambda Bioldgico Parenteral Mereo Biopharma) noviembre- Otros imperfecta |, llly
recombinante contra la Ireland 17 "
esclerostina humana,
BPS804)
Vector viral asociado a .
. . Acromatopsia
Adenovirus de serotipo 8 Terapia ~sociada a
gue contiene el gen P Oftalmolodgica MeiraGTx B.V. | febrero-18 Oftalmologia
avanzada defectos
CNGB3 humano (AAV2/8- en CNGB3
hCARp.hCNGB3)
Vector viral adeno : ,

. : Miopatia
asociado serotipo 8 que Terapia Audentes miotubular licada
contiene el gen MTM1 avanzzda Parenteral Therapeutics mayo-18 Otros ol &

humano (AT132) Netherlands B.V.
.. ) cromosoma X
resamirigene bilparvovec
Roche Enfermedad de
Tominersen (RO7234292)] Quimico Parenteral Registration julio-18 Neurologia .
Huntington
GmbH
Células CD34+ autdlogas
transducidas con un .
Iy : ) , Betatalasemia
vector lentiviral que Terapia Parenteral Orchard septiembre-| Hematologia- dependiente de
codifica el gen de beta avanzada Therapeutics Ltd 18 Hemostasia P .
. transfusiones
globina humana (OTL-
300)
ProQR Amaurosis
Sepofarsen (QR-110) Quimico Oftalmoldgica | Therapeutics IV julio-19 Oftalmologia , .
BV congénita de Leber
Endocrinologia- Mucopol;:acarldos
Replsufllgene Terapia Parenteral Abeon.a diciembre- Glnecfc?logla- tipo I1IA (Sindrome
etisparvovec avanzada Therapeutics Inc 19 Fertilidad- de
Metabolismo .
Sanfilippo)

16
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

A. Medicamentos en el programa PRIME de la EMA en
julio 2025

Tipo de Via de Concesion

Laboratorio Area terapéutica Indicacion

Principio activo ! o -
P sustancia administracion PRIME

Infecciones graves

Linfocitos T alogénicos por virus BK,
multiviricos especificos citomegalovirus,
.contra el v-|rus BK, .el Terapia Allovir Enfermedades | ° > del h(?rpes
citomegalovirus, el virus Parenteral . enero-20 . . humano 6, virus de
avanzada International DAC infecciosas .
del herpes humano 6, el Epstein Barry /o
virus de Epstein Barry el adenovirus en
adenovirus (ALVR-105) receptores de
TCMH alogénico
Vector viral asociado a .
: . : : Retinitis
adenovirus serotipo 5 Terapia Janssen-Cilag , : -
: Parenteral . febrero-20 Oftalmologia |pigmentaria ligada
gue contiene el gen RPGR| avanzada International N.V.
al cromosoma X
humano
OTL-203 (células madre y
progenitoras
hematopoyéticas CD34 + Endocrinologia-
autologas modificadas Terapia Parenteral Orchad septiembre-| Ginecologia- |Mucopolisacaridos
genéticamente con el avanzada Therapeutics 20 Fertilidad- is tipo | (MPS-1)
vector lentiviral (IDUA LV) Metabolismo
que codifica el gen de la
alfa-L-iduronidasa)
Inmuno-
i Pfizer E MA , .
PF-06823859 Bioldgico Parenteral 1zer E::gpe octubre-20 reumatologia Dermatomiositis
transplante
Terapia Rocket Inmuno- Deficiencia de
RP-L201 P Parenteral Pharmaceuticals | marzo-21 reumatologia adhesion de
avanzada .
Inc transplante leucocitos-I

Pharmaceutical
CTI-1601 Bioldgico Parenteral Development mayo-21 Neurologia
Services GmbH

Ataxia de
Friedreich

Endocrinologia-

JCR : ,
Pabinafusp alfa (JR-141) | Bioldgico Parenteral Pharmaceuticals | octubre-21 G;Z(:;ﬁ(ljzg(j?_ Mucopolisacaridos
Co Metabolismo is tipo Il (MPS Il)
: Trastornos . : :
BioCryst musculoesquelétic Fibrodisplasia
BCX9250 Quimico Oral Pharmaceuticals, | abril-22 g . osificante
os y del tejido :
Inc. . progresiva
conectivo
Endocrinologia-
DNL310 Bioldgico Parenteral Dena!l mayo-22 Glnecfc?logla— Muco.po!lsacarldos
Therapeutics Inc Fertilidad- is tipo Il

Metabolismo
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

A. Medicamentos en el programa PRIME de la EMA en
julio 2025

Tipo de Via de Concesion

Laboratorio Area terapéutica Indicacion

Principio activo ! - -
P sustancia administracion PRIME

Vertex Enfermedad renal
Inaxaplin Quimico Oral Pharmaceuticals | mayo-22 Uro-nefrologia mediada por la
(Ireland) Limited apolipoproteina L1

Enfermedad de
Endocrinologia- | almacenamiento
septiembre-| Ginecologia- |de glucdgeno tipo
22 Fertilidad- la (GSDla,
Metabolismo enfermedad de
von Gierke)

Pariglasgene Terapia

brecaparvovec (DTX401)| avanzada Parenteral Ultragenyx

Germany GmbH

Hemorragia
subaracnoidea no
traumatica en
pacientes
sometidos a
cirugia

Nicardipine Quimico Parenteral Bit Pharma GmbH| octubre-22 Neurologia

Propharma Group Enfermedad de

FBX-101 Terapia Parenteral The Netherlands diciembre- Neurologia Krat?be/leu,codlstr
avanzada 22 ofia de células
B.V. :
globoides
AGTC-501 Terapia Beacon Retinitis
(laruparetigene P Parenteral . abril-23 Oftalmologia |pigmentaria ligada
avanzada Therapeutics
zovaparvovec) al cromosoma X
RP-A501 Terapia Parenteral Rocket. mayo-23 Cardiovascular Enfermedad de
avanzada Pharmaceuticals Danon
Terapia Rocket Ef::g;:;‘;k)g'? _ Déficit de piruvato
RP-L301 P Parenteral Pharmaceuticals, | julio-23 s & : P
avanzada Fertilidad - guinasa
Inc. .
Metabolismo
ARN mensajero que
codifica Cas9, ARN guia Terapia Pharma Gateway Enfermedades Angioedema

. L Parenteral octubre-23 . .
unico dirigido al gen avanzada AB cardiovasculares hereditario

humano KLKB1

Encefalopatia

e Praxis Precision | noviembre- , epiléptica y del

E -222

Isunersen (PRAX ) Quimico Parenteral Medicines, Inc. 53 Neurologia desarrollo SCN2A
(SCN2A-DEE)

orpharsefh
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&$*) Seccion 1: Horizon Scanning

A. Medicamentos en el programa PRIME de la EMA en
julio 2025

Tipo de Via de Concesion

Laboratorio Area terapéutica Indicacidon

Principio activo . T -
P sustancia administracion PRIME

Endocrinologia -
RGX-121 Terapia Parenteral REGENXBIO Inc diciembre- GIhE(EC?|0gIa - Muco.po!lsacarldos
avanzada 23 Fertilidad - is tipo |l
Metabolismo
Trastornos
Ultragenyx congénitos Sindrome de
GTX 102 Quimico Parenteral Pharmaceutical | enero-24 g ’
Inc familiares y Angelman
genéticos
Trastornos
I§aralgagene Terapia Parenteral Sangamg ehero-24 conggnltos, Enfermedad de
civaparvovec avanzada Therapeutics familiares y Fabry
genéticos
: : Infeccid I
BJT-778 (mAb anti- . Bluejay Enfermedades " e.CCIOn pore
Bioldgico Parenteral . marzo-24 . . virus de la
HBsAg) Therapeutics, Inc. infecciosas L , .
hepatitis D crdnica
Endocrinology -
FLT201 Terapia Parenteral Freelme. Sbril-24 GynaeF(?Iogy - Enfermedad de
avanzada Therapeutics Fertility - Gaucher
Metabolism
Endocrinologia -
INT-517 Quimico Oral Jnana | 2bril-24 Gmecec?logla - H|perfen!IaIan|nem
Therapeutics Fertilidad - ia
Metabolismo
Galium (68G2) MGinecologl | Diagnsstico del
. . Quimico Parenteral Pentixapharm | octubre-24 s 8 aldosteronismo
boclatixafortide Fertilidad - . .
. primario
Metabolismo

orpharsefh
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

A. Medicamentos en el programa PRIME de la EMA en
julio 2025

Tipo de Via de Concesion

Laboratorio Area terapéutica Indicacidon

Principio activo ! T -
P sustancia administracion PRIME

Infeccion crénica

diciembre- | Enfermedades | por el virus de la
24 infecciosas hepatitis delta

(VHD)

Tobevibart y Elebsiran Bioldgico Parenteral Vir Biotechnology

Células CD34+ autdlogas L
Inmunodeficiencia

del paciente, modificadas Trastornos ,
eX Vvivo con un vector Terapia congeénitos el N
. . P Parenteral Videja B.V. enero-25 5€ ’ (IDCG) con
lentiviral que contiene el| avanzada familiares y .
‘o deficiencia de
gen humano RAG1 geneéticos
] RAG1
funcional
Trastorno del
UCB3491 Quimico Oral UCB marzo-25 Neurologia neurgdesarrollo
relacionado con
GRIN
: Nefropatia
ACPNEIOR) fellel Bioldgico Parenteral ARG TG junio-25 Uronefrologia membranosa

APRIL/BAFF antagonist) Sciences

primaria (mMN)

 orpharseth
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&$*) Seccion 1: Horizon Scanning

B. Medicamentos huérfanos en evaluacién por el CHMP
en julio 2025

» En julio 2025, hay un total de 18 medicamentos en evaluacién por el
CHMP, 4 de ellos esta clasificado como producto de terapia avanzada
(ATMP)?2.

: : Inicio de <
S : Tipo de Via : o Area L
Principio activo : - o Laboratorio evaluacion o Indicacion
sustancia  administracion terapéutica
CHMP
Inmunologia- Sindrome de la
s . Pharming 5 , fosfoinositida 3-
Leniolisib Quimico Oral . octubre-22 Reumatologia- )
Technologies B.V. Trasolantes cinasa delta
P activada (APDS)
Mozafancogene
autotemcel - Células
autodlogas
enriquecidas con
CD34+ transducidas | Terapia Rocket Hematologia- Anemia de
. Parenteral . marzo-24 . .
ex vivo con un vector| avanzada Pharmaceuticals Hemostasia Fanconi tipo A
lentiviral portador
del gen FANCA, PGK-
FANCA-WPRE (RP-
L102)
Otros medicamentos
Delandistrogene Terapia Sarepta . para los trastornos delDistrofia muscular
Parenteral . junio-24 :
moxeparvovec avanzada Therapeutics sistema de Duchenne
musculoesquelético
oy Otros medicamentos | Desequilibrio
L-Acetylleucine Quimico Oral . junio-24 para el sistema vestibulary
Pharmaceuticals . .
nervioso vértigo
Trastornos del Enfermedad de
Belumosudil Quimico Oral Sanofi octubre-24 | . . L . injerto contra
sistema inmunoldgico )
huésped
: .. , . . Trombocitopenia
Rilzabrutinib Quimico Oral Sanofi octubre-24 | Enfermedades raras . :
Inmune primaria
Endocrinologia-
Doxecitine / . noviembre- Ginecologia- Deficiencia de
e uimico Oral UCB Pharma s . )
Doxribtimine Q 24 Fertilidad- timidina quinasa 2
Metabolismo

orpharsefh
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

B. Medicamentos huérfanos en evaluacién por el CHMP
en julio 2025

. : Inicio de :
S : Tipo de Via : o Area D
Principio activo : o o Laboratorio evaluacion o Indicacion
sustancia  administracion terapéutica
CHMP
Células madre
hematopoyéticas
CD34+ autologas
transducidas ex vivo : - , Sindrome de
Terapia Orchard diciembre- Hematologia/ : :
con un vector Jvanzada Parenteral Therapeutics Yy Inmunologia Wiskott-Aldrich
lentiviral que codifica P 8 (WAS)
la proteina del
sindrome de Wiskott-
Aldrich humano
Prevencion
rutinaria de los
OltsulE diciembre- Alergologia/ ataques
Donidalorsen Quimico Parenteral Pharmaceutical 50108 , q
24 Inmunologia recurrentes de
Europe Ltd. :
angioedema
hereditario (AEH)
: , X4 Hematologia ,
Mavorixafor Quimico Oral : enero-25 & , / Sindrome WHIM
Pharmaceuticals Inmunologia
Sindrome de Rett
en adultos y
L. , . Acadia , acientes
Trofinetide Quimico Oral , enero-25 Neurologia P iy
Pharmaceuticals pediatricos a
partir de los 2
anos
Apitegromab Bioldgico Parenteral Scholar Rock marzo-25 Neurologia AT MUBEL T
PItee & 8 espinal 5q (AME)
Mantenimiento
: , . Crinetics . , en pacientes
Paltusotine Quimico Oral ) marzo-25 Endocrinologia P
Pharmaceuticals adultos con
acromegalia
. Sindrome de
: , . Arrowhead Metabolismo/ o .
Plozasiran Quimico Parenteral ) marzo-25 . ) quilomicronemia
Pharmaceuticals Endocrinologia s
familiar (SFC)
Soleno Prader-Willi
Diazoxide choline uimico Oral : mayo-25 | Enfermedades raras
Q Therapeutics Y syndrome (PWS)
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&$*) Seccion 1: Horizon Scanning

B. Medicamentos huérfanos en evaluacién por el CHMP
en julio 2025

: : Inicio de .
D : Tipo de Via : o Area S
Principio activo : o o Laboratorio evaluacion o Indicacion
sustancia  administracion terapéutica
CHMP
Onasemnogene Terapia Parenteral Novartis Qene BRI T e e—— Atr9f|a muscular
abeparvovec avanzada Therapies espinal 5g (AME)
Enfermedad
Mi iota fecal . A Enf inj
|f:r<?b|ota ecd Bioldgico Oral MaaT Pharma | junio-2025 n erme.dades aguda de |f\Jerto
alogénica, agrupada infecciosas contra huésped
(EICHa)
Prurito
colestasico en
Linerixibat Quimico Oral GSK junio-2025 Hepatologia pacientes adultos
con colangitis
biliar primaria
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

C. Medicamentos huérfanos con opinion positiva del
CHMP pendientes de decision CE en julio 2025

» En julio 2025, hay 4 nuevos medicamentos con opinion positiva
CHMP que estan pendientes de decisidon por parte de la CE3.

Opinion

: Principio Tipo de Via de : o Area L
Medicamento ' .|p| L : .I. o Laboratorio positiva S Indicacion
activo sustancia administracion terapéutica
CHMP
: Vert
BRI T Terapia Pharr:;cee)l(Jtica Fibrosis
Alyftrek® tezacaftor / P Oral abril-25 , Fibrosis quistica
avanzada Is (Ireland) quistica
vanzacaftor .
Limited
Purpose
o . Ph . Enf dad o
Attrogy® Diflunisal Quimico Oral a”‘_”a abril-25 nrermeda Amiloidosis ATTR
International rara
AB
: Enfermedades Episodios de”
o : , o Recordati Rare : . |descompensacio
Maapliv amino acids Bioldgico Parenteral . mayo-25 inflamatorias .
Diseases utoinmunes | M E" pacientes
con MSUD
Adultos con
. lonis Ireland - Hiperli tei sind d
Tryngolza® Olezarsen Quimico Parenteral Om_s '_‘e an julio-25 'Per |.po.pro ! Sfm r.ome e.
Limited nemia tipo | |quilomicronemia
familiar (SQF)

Ja—

\ orpharsefh

_fr Grupo de frabajo de Enfermedades Raras
g y Medicamentos Huérfanos de la seth

24




Seccion 1: Horizon Scanning

C. Medicamentos huérfanos con opinion positiva del
CHMP pendientes de decision CE en julio 2025

» En julio 2025, no hay nuevas indicaciones con opinidén positiva CHMP
que estan pendiente de decisidn por parte de la CE3.
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

D. Medicamentos huérfanos autorizados por la CE y
pendientes de comercializacion en Espaina en julio 2025

>

En julio 2025, hay 19 medicamentos huérfanos autorizados por la CE
vy pendientes de comercializacion en Espana, 4 de ellos con
aprobacion condicional, 2 con autorizacion en circunstancias

excepcionales y 13 con aprobacién normal>4-,

: Principio Tipo de Via . Area L
Medicamento ' .|p| 'P : : .I o Laboratorio Aut. CE o Indicacion
Activo sustancia administracion terapéutica
Tuberculosis en
. . Mylan Ireland Antimicobacteri binacid
Dovprela®* pretomanid Quimico Oral yian refan julio-20 HMIEODALTET COmBIMACIoN €N
Limited as bedaquiline y
linezolid
Enfermedad
pulmonar por
. . micobacterias no
: I Antibacterianos
Arikayce amikacin .. : Insmed tuberculosa
_ o Quimico Inhalatoria octubre-20 de uso
liposomal (sulfate) Netherlands B.V. . causada por el
sistémico .
complejo
Mycobacterium
avium
: H .
Lonapessomatr Ascendis Pharma hi ?);ir?;r?:sse Deficiencia de
Skytrofa® P g Bioldgico Parenteral Endocrinology | enero-22 |, . P . hormona del
opin L hipotalamicas y .
Division A/S , crecimiento
analogos
Sindrome de
Otros progeria de
productos del Hutchinson-
: . .. EigerBio E tract Gilford
Zokinvy®** Lonafarnib Quimico Oral BEBIO EUTOPE julio-22 _traeto ore.
Limited alimentarioy Laminopatias
del progeroides con
metabolismo | deficiencia de
procesamiento
Otros
. productos del Deficiencia de
D e , - TMC Pharma |septiembre- tracto :
Nulibry Fosdenopterin | Quimico Parenteral e : . molibdeno-
(EU) Limited 22 alimentarioy .
cofactor tipo A
del
metabolismo
Mitapivat Aglos noviembre- | Otros agentes | Deficiencia de
Pyrukynd® P Quimico Oral Netherlands g’ ) . .
(sulfate) B\ 22 hematoldgicos | piruvato quinasa

*Medicamentos con aprobacion condicional por parte de la CE. Se otorgd en interés de la salud publica porque el
medicamento aborda una necesidad médica no cubierta y el beneficio de la disponibilidad inmediata supera el
riesgo de datos menos exhaustivos que los normalmente requeridos.

**Medicamento autorizado en circunstancias excepcionales, porque el solicitante no pudo proporcionar datos
completos sobre la eficacia y seguridad del medicamento en condiciones normales de uso. Esto puede suceder porque la
condicion a tratar es rara o porque la recopilacion de informacion completa no es posible o no es ética.
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&$*) Seccion 1: Horizon Scanning

D. Medicamentos huérfanos autorizados por la CE y
pendientes de comercializacion en Espaifa en julio 2025

Area

. Principi Tipo d Vi . D
Medicamento rmc.lplo L ? - = o Laboratorio Aut. CE o Indicacion
Activo sustancia administracion terapéutica
Anemia
hemolitica en
. . . . [ - |1 i I
Enjaymo® Sutimlimab Bioldgico Parenteral Sanofi B.V. noviembre- | Inmunosupres pacientes adultos
22 ores con enfermedad
de la aglutinina
fria
Marinus Trastorno por
Ztalmy® Ganaxolone Quimico Oral Pharmaceuticals| julio-23 |Antiepilépticos| deficiencia de
Inc. CDKL5
Otros
Santhera medicamentos | |
Pharmaceuticals para los Distrofia
Agamree® Vamorolone | Quimico Oral diciembre-23| trastornos del | muscular de
(Deutschland) .
sistema Duchenne
GmbH .
musculo-
esquelético
Exagamglogen
e autotemcel -
CTX001
(Células madre
hematopoyétic
as CD34+ Terapia Vertex Hematologfa- Anemia de
Casgevy®* | autdlogas con P Parenteral |Pharmaceuticals| febrero-24 g. células
., avanzada . Hemostasia .
una region (Ireland) Limited falciformes
potenciadora
eritroide del
gen BCL11A
editada por
CRISPR)
. . . . . | Nefropatia IgA
® %k - -
Filspari Sparsentan Quimico Oral Vifor France S.A. abril-24  |Uro-nefrologia primaria
Apadamtase
alfa /
Cinaxadamtase Takeda Pdrpura
Adzynma®** alfa Bioldgico Parenteral Manufacturing | agosto-24 | Hematologia trombodtica
(Recombinant Austria AG trombocitopénica
human
ADAMTS-13)
S.I.F.l. Societa
. e : : . . Industria .| Queratitis por
Akantior Polihexanide | Quimico Oftalmoldgica . agosto-24 | Oftalmologia
Farmaceutica acanthamoeba
Italiana S.p.A.
Hipertension
: . ® L Acceleron : :
Winrevair Sotatercept | Bioldgico Parenteral agosto-24 |Cardiovascular|arterial pulmonar
Pharma (HAP)

*Medicamentos con aprobacion condicional por parte de la CE. Se otorgd en interés de la salud publica porque el
medicamento aborda una necesidad médica no cubierta y el beneficio de la disponibilidad inmediata supera el

riesgo de datos menos exhaustivos que los normalmente requeridos.

**Medicamento autorizado en circunstancias excepcionales, porque el solicitante no pudo proporcionar datos
completos sobre la eficacia y seguridad del medicamento en condiciones normales de uso. Esto puede suceder porgue la

condicion a tratar es rara o porque la recopilacion de informacidn completa no es posible o no es ética.
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

D. Medicamentos huérfanos autorizados por la CE y
pendientes de comercializacion en Espaina en julio 2025

Medicamento

Principio

Activo

Tipo de

Via

sustancia administracion

Laboratorio

Aut. CE

Area
terapéutica

Indicacion

Tirotoxicosis,
: Trastornos Deficiencia de
Rare Thyroid ,
: L .. . Heredodegener| MCT8 (sindrome
Emcitate® tiratricol Quimico Oral Therapeutics | febrero-25 .
International AB at!vos del de Allan-Herndon-
Sistema Dudley)
Nervioso
Anemia
dependiente de
transfusiones
debida a sindromes
mielodisplasicos de
Rytelo® Imetelstat | Bioldgico Parenteral Geron. marzo-25 | Hematologia ”?Sgo. iy baj(.)'
Corporation bajo o intermedio,
cuando la médula
dsea no produce
suficientes células
sanguineas o
plaguetas sanas
Heridas en
pacientes con
epidermalisis
: beremagene| Terapia , . Krystal Biotech : Ulcerasy bullosa d|§trof|ca
Vyjuvek® Topica abril-25 . , .__|con mutaciones en
geperpavec | avanzada Netherlands B.V. heridas cronicas
el gen de la cadena
alfa 1 del colageno
VIl (COL7A1) desde
el nacimiento
Tratamiento de la
distrofia muscular
Otros de Duchenne
medicamentos (DMD) en
talfarmaco para los pacientes
Duvyzat®* givinostat | Quimico Oral Sp.A junio-25 | trastornos del ambulantes a
R sistema partir de 6 afios de
musculo- edad y con
esquelético tratamiento
concomitante de
corticoesteroides.
Hiperfenilalaninem
PTC ia (HPA) en
Sephience® | sepiapterin | Bioldgico Oral Therape.utlcs junio-25 Enfermedad paC|er.1’fes. adultosy
International rara pediatricos con
Limited fenilcetonuria
(PKU)

*Medicamentos con aprobacion condicional por parte de la CE. Se otorgd en interés de la salud publica porque el
medicamento aborda una necesidad médica no cubierta y el beneficio de la disponibilidad inmediata supera el
riesgo de datos menos exhaustivos que los normalmente requeridos.

**Medicamento autorizado en circunstancias excepcionales, porque el solicitante no pudo proporcionar datos
completos sobre |a eficacia y seguridad del medicamento en condiciones normales de uso. Esto puede suceder porque la
condicion a tratar es rara o porque la recopilacion de informacidn completa no es posible o no es ética.

©
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

D. Nuevas

indicaciones autorizadas

por

la CE vy

pendientes de comercializacion en Espaina en julio 2025

Via de
administracion

Tipo de

Principio

Medicamento

Laboratorio

Aut. CE

Area

activo sustancia

Cerdelga® eliglustat Quimico Oral

Indicacion

Sanofi B.V.

Opinion + CHMP

enero 2015

Aut. CE

terapéutica

Enfermedad
Gaucher

Financiada en
Espaina

Adultos: Cerdelga® estd indicado para el tratamiento a largo plazo de
pacientes adultos con enfermedad de Gaucher tipo 1 (GD1), que son
metabolizadores lentos (PM) de CYP2D6, metabolizadores
intermedios (IM) o metabolizadores extensos (EM).

Poblacidon pediatrica: (de 6 a < 18 afos) con un peso > 15 kg.
Cerdelga® estd indicado para pacientes pediatricos con GD1 de 6
afos 0 mas con un peso corporal minimo de 15 kg, que estén estables
en terapia de reemplazo enzimatico (ERT) y que sean CYP2D6 PM, IM
o EM.

octubre 2024

diciembre
2024

Via de
administracion

Tipo de
sustancia

Principio

Medicamento .
activo

Laboratorio

Aut. CE

Area
terapéutica

Prevymis® letermovir Quimico Oral

Indicacion

Merck Sharp &
Dohme B.V.

Opinion + CHMP

enero 2018

Aut. CE

Antivirales de
USo sistémico

Financiada en

Profilaxis de la reactivacion y la enfermedad del citomegalovirus (CMV)
en pacientes adultos y pediatricos que pesen al menos 15 kg y que
sean receptores seropositivos al CMV [R+] de un trasplante alogénico
de células madre hematopoyéticas (TCMH). Profilaxis de la
enfermedad por CMV en adultos y pacientes pediatricos seronegativos
para CMV que pesen al menos 40 kg y que hayan recibido un

trasplante renal de un donante seropositivo para CMV [D+/R-].

febrero 25

abril 25

Espana

orpharsefh
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

D. Nuevas indicaciones autorizadas por la CE vy
pendientes de comercializacion en Espaina en julio 2025

Principio Tipo de Via de Laboratorio Aut. CE Arf:-a :
terapéutica

Medicamento . . o -
activo sustancia administracion

efgartigimod Bioldgico Parenteral Argenx junio 2022 |Enfermedad rara

®
Vyvgart I3

Opinion + CHMP Aut. CE FmanmaEia il
Espana

Indicacion

Extension de la indicacion:
e Un complemento de |a terapia estandar para el tratamiento de

pacientes adultos con miastenia gravis generalizada (gMG) que son
positivos para anticuerpos contra el receptor de acetilcolina (AChR). Sbril 2025

e Como monoterapia para el tratamiento de pacientes adultos con
polineuropatia desmielinizante inflamatoria cronica activa (CIDP)
progresiva o recidivante después de un tratamiento previo con
corticosteroides o inmunoglobulinas.

junio 2025 -

. Principio Tipo de Via de . Area
Medicamento .p P : o - Laboratorio Aut. CE i
activo sustancia administracion terapéutica
mercaptamine .. . . Recordati Rare octubre Enfermedades
Quimico Oftalmoldgica : . .
Diseases 2016 oftalmoldgicas

®
Cystadrops hydrochloride

Opinién + CHMP  Aut.cg ' 'manciadaen
Espana

Indicacion

Extension de la indicacion:

Cystadrops® estd indicado para el tratamiento de los depésitos de Sbril 2025
cristales de cistina corneal en adultos y nifnos a partir de los 6 meses de

edad con cistinosis.

junio 2025 -
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&$*) Seccion 1: Horizon Scanning

D. Nuevas indicaciones de medicamentos huérfanos
autorizadas por la CE pendientes de comercializacion en
Espana y en estudio de financiacion con propuesta de
resolucion de precio por parte de la CIMP en julio 2025

» En julio 2025, no hay nuevas indicaciones para ningun medicamento
huérfano autorizadas por la CE, pendiente de comercializacion en
Espana y en estudio de financiacion con una propuesta de resolucion
de precio por parte de la CIMP®%/, respecto a diciembre 2024.

*Medicamentos con aprobacion condicional por parte de la CE. Se otorgd en interés de la salud publica porque el
medicamento aborda una necesidad médica no cubierta y el beneficio de la disponibilidad inmediata supera el
riesgo de datos menos exhaustivos que los normalmente requeridos.

**Medicamento autorizado en circunstancias excepcionales, porque el solicitante no pudo proporcionar datos
completos sobre la eficacia y seguridad del medicamento en condiciones normales de uso. Esto puede suceder
porque la condicion a tratar es rara o porque la recopilacion de informacién completa no es posible o no es ética.

CIPM. Acuerdos CIPM. Disponible en: https://www.mscbs.gob.es/profesionales/farmacia/CIPMyPS.html

Consultado el 12 de julio 2024
BIFIMED. https://www.mscbs.gob.es/profesionales/medicamentos.do. Consultado el 12 de julio 2024
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Seccion 2: Descripcion de los nuevos
medicamentos con CHMP positivo
pendientes de decision CE

C. Nuevos medicamentos con opinion positiva del CHMP
pendientes de autorizacion CE en julio 2025

Attrogy® (diflunisal) Indicacion: Attrogy® estd indicado para el tratamiento de la amiloidosis

hereditaria mediada por transtiretina (amiloidosis hATTR) en pacientes adultos

con polineuropatia en fase 1 o fase 2.

Eficacia: Los beneficios de Attrogy® son su capacidad para retrasar la progresion
de la enfermedad, medida por la puntuacion de deterioro de la neuropatia mas 7
pruebas nerviosas (NIS + 7), a los 2 aios de tratamiento frente al placebo, como
se muestra en un ensayo clinico aleatorizado, doble ciego y controlado con

placebo.

Seguridad: Los efectos secundarios mas comunes son gastrointestinales.

https://www.ema.europa.eu/en/documents/smop-initial/chmp-summary-
positive-opinion-attrogy_en.pdf

Indicacion: Los comprimidos de Alyftrek® estan indicados para el tratamiento de

Alyftrek® (deutivacaftor /
tezacaftor / vanzacaftor) la fibrosis quistica (FQ) en personas a partir de 6 afios que presenten al menos

una mutacion no de clase | en el gen regulador de la conductancia

transmembrana de la fibrosis quistica (CFTR).

Eficacia: Los beneficios de Alyftrek® son la mejora de la funcidn pulmonar,
medida por el porcentaje previsto de FEV1 (volumen espiratorio forzado en un
segundo), tras 24 semanas de tratamiento. Dos estudios clinicos de fase 3,
aleatorizados y a doble ciego demostraron que Alyftrek® es tan eficaz como
Kaftrio® en pacientes con FQ y mutaciones no de clase | mayores de 12 afos.
También se presentd un estudio de apoyo, de un solo brazo y abierto en nifos de

6 a 11 anos. La mayoria de los nifos presentaban una mutacidon F508del.

Seguridad: Los efectos secundarios mas comunes son dolor de cabeza y diarrea.

https://www.ema.europa.eu/en/documents/smop-initial/chmp-summary-
positive-opinion-alyftrek_en.pdf
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Seccion 2: Descripcion de los nuevos
medicamentos con CHMP positivo
pendientes de decision CE

C. Nuevos medicamentos con opinion positiva del CHMP
pendientes de autorizacion CE en julio 2025

Indicacidon: Maapliv® esta indicado para el tratamiento de la enfermedad de orina

Maapliv® (amino acids)

con olor a jarabe de arce (EOJA) que cursa con un episodio de descompensacion
aguda en pacientes desde el nacimiento que no son aptos para una formulacion

oral y enteral sin aminodacidos de cadena ramificada (sin BCAA).

Eficacia: El beneficio de Maapliv® es la normalizacidon de la leucina en pacientes
con descompensacion de EOJA, como se muestra en cinco publicaciones
cientificas que informan sobre el uso parenteral de soluciones sin BCAA con la

misma formulacién que Maapliv®.

Seguridad: El uso parenteral de soluciones sin BCAA en estas publicaciones se

asocio a efectos secundarios poco frecuentes, que se indican la ficha técnica.

https://www.ema.europa.eu/en/documents/smop-initial/chmp-summary-
positive-opinion-maapliv_en.pdf

Tryngolza® (olezarsen)

Indicacidn: Tryngolza® esta indicado como complemento de la dieta en pacientes

adultos para el tratamiento del sindrome de quilomicronemia familiar (SQF)

genéticamente confirmado.

Eficacia: El beneficio de Tryngolza® es su capacidad para reducir los niveles de
triglicéridos en ayunas en adultos con SQF después de 6 meses de tratamiento en
comparacion con placebo, como se observo en un estudio de fase 3 aleatorizado,

multicéntrico, doble ciego y controlado con placebo.

Seguridad: Los efectos secundarios mas comunes de Tryngolza® incluyen eritema

en el lugar de la inyeccion, dolor de cabeza, artralgia y vomitos.

https://www.ema.europa.eu/en/documents/smop-initial/chmp-summary-
positive-opinion-tryngolza_en.pdf
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Seccion 3:

Descripcion de los
huevos medicamentos
autorizados por la CE
pendientes de
comercializacion en
Espana.
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Seccion 3: Descripcion de los nuevos
medicamentos autorizados por la CE

D. Nuevos medicamentos huérfanos autorizados por la
CE y pendientes de comercializacion en Espana en julio

2025

Emcitate © (tiratricol)

Indicaciéon: Emcitate® es un medicamento que se utiliza para tratar la tirotoxicosis periférica (exceso

de niveles en sangre de determinadas hormonas tiroideas) en pacientes con deficiencia del
transportador 8 de monocarboxilato (MCT8). La deficiencia de MCT8 también se conoce como
sindrome de Allan-Herndon Dudley, un trastorno que afecta al desarrollo cerebral.

Eficacia: En un estudio principal en el que participaron 46 nifos y adultos con una deficiencia de
MCT8 que provoca sintomas de la enfermedad se observé que el tratamiento con Emcitate® reducia
el nivel medio en sangre de T3 de 4,97 nmol/l a 1,82 nmol/| después de 12 meses de tratamiento.
Los datos de apoyo también mostraron pequefas mejoras en los signos de tirotoxicosis, como el
aumento de la frecuencia cardiaca, la presion arterial elevada y las extrasistoles auriculares (latidos
cardiacos adicionales). En el estudio, Emcitate® no se compard con otro medicamento ni con un
placebo (un tratamiento ficticio).

Seguridad: Los efectos adversos mas frecuentes de Emcitate® (pueden afectar hasta a 1 de cada 10
pacientes) son hiperhidrosis (sudoracidon excesiva), diarrea, irritabilidad, ansiedad y pesadillas. Estos
efectos adversos suelen aparecer al inicio del tratamiento o cuando se aumenta la dosis, y tienden a
mejorar al cabo de unos dias. Emcitate® no debe utilizarse para tratar otras causas del

hipertiroidismo. Tampoco debe tomarse durante el embarazo.

_ https://www.ema.europa.eu/en/documents/overview/emcitate-epar-medicine-overview_es.pdf

Rytelo® (imetelstat)

Indicacion: Rytelo® es un medicamento que se utiliza para tratar la anemia (niveles bajos de
glébulos rojos) en adultos con sindromes mielodisplasicos, un grupo de enfermedades en las que |la

médula ésea produce células sanguineas andmalas y muy pocas sanas.

Eficacia: En un estudio principal participaron 178 adultos con sindromes mielodisplasicos que
requerian transfusiones sanguineas regulares; los pacientes recibieron Rytelo® o un placebo (un
tratamiento ficticio) ademdas de un tratamiento de apoyo. El estudio demostré que 36 de 118
pacientes (30,5 %) a los que se administro Rytelo® no necesitaron una transfusiéon de sangre

durante al menos 8 semanas, en comparacién con 6 de 60 (10 %) pacientes gque recibieron placebo.

Seguridad: Los efectos adversos mas frecuentes de Rytelo® (pueden afectar a mdas de 1 de cada 10
pacientes) son trombocitopenia (niveles bajos de plaquetas sanguineas, componentes que ayudan a
gue la sangre se coagule), neutropenia (niveles bajos de neutrdfilos, un tipo de glébulo blanco que
combate las infecciones), aumento de los niveles de enzimas hepaticas (un signo de posibles
problemas hepaticos), cansancio y dolor de cabeza. Algunos efectos adversos pueden ser graves. Los
efectos adversos graves mas frecuentes (pueden afectar hasta a 1 de cada 10 pacientes) son sepsis
(cuando las bacterias y sus toxinas circulan en la sangre, lo que provoca dafos en los 6rganos),
infeccion de las vias urinarias (infeccion de las partes del cuerpo que recogen y eliminan la orina),
fibrilacion auricular (contracciones irregulares y no coordinadas de las cavidades superiores del
corazon), hemorragia de los varices esofagicos (sangrado de venas inflamadas en el revestimiento

del eséfago, el tubo que conduce de la boca al estdmago), sincope (desmayo) y trombocitopenia.

_ https://www.ema.europa.eu/en/documents/overview/rytelo-epar-medicine-overview_en.pdf
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Indicacion: Vyjuvek® es un medicamento que se utiliza para tratar heridas en pacientes con

Vyjuvek ® (beremagene

geperpavec) epidermalisis ampollosa distréfica. La epidermdlisis ampollosa distrofica es una enfermedad

hereditaria de la piel que hace que la piel sea muy fragil y provoca la formacién de ampollas y
cicatrices graves. Vyjuvek® esta indicado para pacientes con epidermdlisis ampollosa distrofica

gue presentan mutaciones que afectan al gen COL7A1 (cadena de colageno tipo VIl alfa 1).

Eficacia: En un estudio principal en el gue participaron 31 pacientes de entre 1y 44 afos de edad
con epidermalisis ampollosa distrofica se observd que Vyjuvek® era eficaz en la cicatrizacion de las
heridas. Cada paciente recibio tratamiento para dos heridas: una herida fue tratada con Vyjuvek®
y la otra con un placebo (un tratamiento ficticio). A los 6 meses, el 67 % (21 de 31) de las heridas
tratadas con Vyjuvek® estaban completamente cicatrizadas, en comparacion con el 22 % (7 de 31)

de las tratadas con placebo.

Seguridad: Los efectos adversos mas frecuentes de Vyjuvek® (pueden afectar hasta a 1 de cada 10

pacientes) son escalofrios y prurito (picor).

_ https://www.ema.europa.eu/en/documents/overview/vyjuvek-epar-medicine-overview_es.pdf

Indicacion: Duvyzat® estd indicado para el tratamiento de la distrofia muscular de Duchenne (DMD) en

Duvyzat® (givinostat) pacientes ambulantes a partir de 6 afios de edad y con tratamiento concomitante de corticosteroides.

Eficacia: La seguridad y la eficacia de Duvyzat® en pacientes con DMD se evalud en el estudio EPIDYS.
Este ensayo clinico fue un estudio en fase lll, de 18 meses de duracion, aleatorizado en una proporcion
2:1, doble ciego y controlado con placebo de 179 pacientes ambulantes con DMD a partir de 6 afios de
edad. Givinostat o el placebo se administraron ademas de una dosis estable de corticoesteroides a lo
largo del estudio.

La variable primaria se cumplié: givinostat redujo de forma significativa (p = 0,035) la disminucién de |la
prueba 4SC, en comparacion con el placebo segun el analisis logaritmico especificado previamente.
Cuando se analizaron los resultados en una escala no logaritmica, el 4SC medio aumentd 1,25
segundos en el grupo de givinostat, frente a los 3,03 segundos en el grupo de placebo. Por tanto, el
efecto terapéutico (variacion respecto al valor basal, givinostat menos placebo) fue de —1,78 segundos
(p =0,037).

Seguridad: El perfil de seguridad de Duvyzat® se basa en un estudio en fase Ill, doble ciego, controlado
con placebo y de 18 meses de duracién, llevado a cabo en un total de 179 pacientes con DMD
ambulantes, a partir de 6 anos de edad y en tratamiento concomitante con corticoesteroides. De ellos,
118 recibieron givinostat hasta 62 mg, dos veces al dia, y 61 recibieron placebo (estudio EPIDYS).

Los acontecimientos adversos que se produjeron con mayor frecuencia en el estudio controlado con
placebo (basado en términos agregados cuando corresponda) fueron diarrea (38,1 %), dolor abdominal

(33,9 %), trombocitopenia (32,2 %), vomitos (28,8 %) e hipertrigliceridemia (22,9 %).

https://www.ema.europa.eu/es/documents/product-information/duvyzat-epar-product-
information_es.pdf
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Seccion 3: Descripcion de los nuevos
medicamentos autorizados por la CE

D. Nuevos medicamentos huérfanos autorizados por la
CE y pendientes de comercializacion en Espana en julio
2025

Sephience®

. _ Indicacion: Sephience® es un medicamento indicado para el tratamiento de Ila
(sepiapterin)

hiperfenilalaninemia (HPA, concentraciones excesivas de fenilalanina en sangre) en pacientes
adultos y pediatricos con fenilcetonuria (PKU). La PKU es una enfermedad hereditaria en la que
el aminoacido fenilalanina (un componente basico de las proteinas) se acumula en la sangre
hasta concentraciones andmalamente elevadas, lo que provoca problemas en el sistema

nervioso.

Eficacia: En un estudio principal se ha demostrado que Sephience® reduce las concentraciones
de fenilalanina en la sangre. En |la primera parte del estudio participaron 157 pacientes con
PKU que recibieron Sephience® durante 14 dias. Se considerd que los pacientes de al menos 2
anos de edad que presentaron una reduccidén del 15 % o mas en sus concentraciones de
fenilalanina en sangre (110 pacientes) respondian al tratamiento y se les hizo participar en la
segunda parte del estudio, en la que recibieron Sephience® o placebo (un tratamiento ficticio)
durante 6 semanas. El criterio de valoracion principal de |a eficacia fue un mayor cambio en las
concentraciones de fenilalanina en sangre en los pacientes que ya habian experimentado una
disminucion del 30 % o mas de sus concentraciones de fenilalanina en sangre en la primera
parte del estudio. En los pacientes que recibieron Sephience®, la reduccion de las
concentraciones de fenilalanina en sangre fue de alrededor de 410 micromol por litro
(reduccion del 63 % con respecto a la concentracion inicial) en comparacion con unos 16
micromol por litro (reduccion del 1,4 %) en los que recibieron placebo. Asimismo, el estudio
mostré que los pacientes de los que se sabia que no respondian a la sapropterina (otro
medicamento para la hiperfenilalaninemia) lograron una reduccién de sus concentraciones de
fenilalanina en sangre del 30 % o mas con Sephience®. Los datos de un estudio en curso
también indicaron que los beneficios del tratamiento se mantienen a lo largo del tiempo y
permiten a los pacientes aumentar la ingesta de fenilalanina en su dieta. Asimismo, otros datos
indicaron que las reducciones de las concentraciones de fenilalanina en sangre en pacientes

menores de 2 afios eran similares a las observadas en nifios mayores.

Seguridad: Los efectos adversos mas frecuentes de Sephience® (pueden afectar a mas de 1 de
cada 10 pacientes) son infeccion de las vias respiratorias superiores (infeccion de nariz y
garganta), dolor de cabeza, diarrea y dolor abdominal. Las heces con cambio de color y la
hipofenilalaninemia (concentraciones bajas de fenilalanina) también pueden afectar hasta a 1

de cada 10 pacientes.

_ https://www.ema.europa.eu/en/documents/overview/sephience-epar-medicine-overview_es.pdf
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El presente informe se ha pensado para facilitar e informar a los decisores y
profesionales sanitarios a nivel nacional y regional acerca de la innovacidn que
podria ser introducida en el Sistema Nacional de Salud espanol a corto y medio
plazo.

Se han identificado todos los medicamentos huérfanos no oncologicos en evaluacion
por procedimiento centralizado en la EMA hasta julio 2025 segun cuatro categorias:

A. La EMA esta evaluando a través de su programa PRIME un total de 36
medicamentos huérfanos no oncologicos, de los cuales 18 son terapias
avanzadas, 8 productos bioldgicos y 10 son sustancias quimicas.

El area terapéutica con mas medicamentos huérfanos en el programa PRIME
de la EMA es el area de Endocrinologia-Ginecologia-Fertilidad-Metabolismo
con un total de 10 (28%) medicamentos.

En este informe de julio 2025, se encuentran 4 nuevos medicamentos
huérfanos en el programa PRIME.

B. De los 18 medicamentos huérfanos en evaluacion por el CHMP, 4 son terapias
avanzadas, 12 son sustancias quimicas y 2 es producto biologico.

En el informe de diciembre 2024 se encontraban 16 medicamentos huérfanos
en evaluacion por el CHMP, de los cuales 2 estan autorizados por la Comision
Europea.

C. De los 4 medicamentos huérfanos con opinion positiva del CHMP pendiente
de decision por la CE, 2 son productos quimicos, 1 es producto biologico y otro es
terapia avanzada.

En el informe de diciembre 2024, habia 5 medicamentos huérfanos con
opinion positiva del CHMP, de los cuales 3 ya estan aprobados por la CE y
pendientes de comercializacidn en Espana.

D. De los 19 nuevos medicamentos autorizados por la CE pendientes de
comercializacion en Espana en julio 2025, 2 son terapias avanzadas, 6 son
sustancias biologicas y 11 quimicas. Ademas, 4 de los 19 recibieron |la aprobacién
de manera condicional, y 2 autorizacidn en circunstancias excepcionales.

En el informe de diciembre 2024, habia 30 medicamentos autorizados por la
CE pendientes de comercializacion en Espana, de los cuales 6 ya ha obtenido
financiacion en Espafa y 2 no han sido financiados.
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0l ) Anexo: Descripcion de medicamentos
excluidos desde el ultimo Horizon
Scanning

» En julio 2025, hay un total de 22 medicamentos que estaban incluidos
en el informe actualizado hasta diciembre de 2024 y han sido excluidos
en este informe, por los motivos que se exponen a continuacion:

Motivo y fecha

UGl Area de exclusion
administ Laboratorio Indicacion

Principio Tipo de

Medicamento

activo sustancia o terapéutica nuevo
racion :
medicamento
| .
n.munodef|C|e|.1C|a Retirada la
Terania Inmuno- combinada grave ligada al desienacion de
MB-107 MB-107 P Parenteral| Mustang Bio | reumatologia | cromosoma X (XSCID) en 8 ,
avanzada transplante lactantes recién ALLLET
. . . (octubre-24)
diagnosticados
Otros
productos del Tratamiento de la ..
Aplicacion
. . : : tracto enfermedad de Charcot- .
Nugalviq Govorestat Quimico Oral |Veristat Spain| . . . : retirada
alimentarioy [Marie-Tooth. Tratamiento| , ,. .
S.L. ) (diciembre-24)
del de la galactosemia.
metabolismo
Hipofosfatemia ligada al
cromosoma X en niNos y
Kyowa Kirin el Financiado
Crysvita® Burosumab Bioldgico |Parenteral Y . Hipofosfatemia 17 anos con signos .
Holdings B.V. e (diciembre-24)
radiograficos de
enfermedad dsea, y
adultos
Profilaxis rutinaria de Retirada la
: : : . isodios h Agi ignacion
Hympavzi® Marstacimab | Bioldgico |Parenteral Pfizer Hemofilia Ay Beplso- 105 emorraglco-s-en desig ’acm de
pacientes con hemofilia huérfano
grave Ay B (diciembre-24)
Shire Inmunologia y . . .
® e . Angioedema Financiado
Takhzyro lanadelumab | Bioldgico |ParenteralPharmaceutic| transtornos o
.. hereditario (febrero-25)
als Ireland Ltd| alérgicos
Amivas : : . .
Artesunate - Antiprotozoari . Financiado
e Artesunate Quimico |Parenteral| Ireland Malaria severa
Amivas . oS (febrero-25)
Limited
Endocrinologia,
Loareys® Peszilarsinase | Bioldeico |Parenteral Immedica ginecologia- Tratamiento de la Financiado
&Y & 8 8 Pharma AB fertilidad, hiperargininemia (febrero-25)
metabolismo
Tabelecleucel
Linfocitos T : :
( .|n Of:It.OS Virus Epstein-Barr
citotdxicos . . Trastornos : . .
o - Terapia Pierre Fabre | . : . | asociado a enfermedad | No financiado
Ebvallo alogénicos Parenteral : linfoproliferativ| . : .
e avanzada Medicament linfoproliferativa post- (febrero-25)
especificos del 0S
: . trasplante
virus Epstein-
Barr, ATA129)

1. EMA CHMP Agenda, minutes and highlights. Disponible en https://www.ema.europa.eu/en/committees/chmp/chmp-
agendas-minutes-highlights Consultado el 12 de julio 2024

2. EMA Medicines Download medicine data. Disponible en: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/download-
medicine-data Consultado el 12 de julio 2024

3. CIPM. Acuerdos CIPM. Disponible en: https://www.mscbs.gob.es/profesionales/farmacia/CIPMyPS.htm Consultado el
12 de julio 2024
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0l ) Anexo: Descripcion de medicamentos
excluidos desde el ultimo Horizon
Scanning

» En julio 2025, hay un total de 22 medicamentos que estaban incluidos
en el informe actualizado hasta diciembre de 2024 y han sido excluidos
en este informe, por los motivos que se exponen a continuacion:

: Motivo y fecha
Principio Tipo de R Area de exclusion
Medicamento .p P : administ Laboratorio T Indicacién
activo sustancia . terapéutica nuevo
racion :
medicamento
Qtros Amiloidosis hereditaria R.etlra(!:i\ la
. o eplontersen i AstraZeneca |medicamentos ) ... | designacion de
Wainzua . Biolégico [Parenteral . mediada por transtiretina .
sodium AB para el sistema huérfano
: (ATTRv)
nervioso (marzo-25)
Amiloidosis por
transtiretina de tipo Retirada la
. . BridgeBi T [ lvaj i i i0
Beyonttra® Acoramidis Biolégico [Parenteral ridgeBio era.pla > \./aje 0 variante en deS|gr3aC|on de
Europe B.V. cardiaca pacientes adultos con huérfano
miocardiopatia (ATTR- (marzo-25)
MC).
Biohaven Otros ..
. . : . Aplicacion
® : .. Bioscience |medicamentos| Tratamiento de la ataxia .
Dazluma Troriluzole Quimico Oral : : retirada
Ireland del sistema espinocerebelosa
. . (marzo-25)
Limited nervioso
. il Medi . .
Seladelpar |Seladelpar lisina . G.I ead edlcament.o e L : . Financiado
. ® . Quimico Oral Sciences |para la terapia| Colangitis biliar primaria
Gilead dihidratado s (mayo-25)
Ireland UC. biliar
e . e Agente . : . Financiado
Rystiggo Rozanolixizumab| Bioldgico |Parenteral UCB Pharma . , . Miastenia Gravis
antineoplasico (mayo-25)
Antidiarreicos,
Stada f\gentes . Tratamiento de la . .
, 5 : . o antiinflamatori L Financiado
Kinpeygo Budesonide Quimico Oral Arzneimittel nefropatia primaria por
osy . ) (mayo-25)
AG . . inmunoglobulina A (IgA)
antiinfecciosos
intestinales
Fidanacogene Autorizacion
Durveqtix/ |elaparvovec (PF-| Terapia Pfizer Europe | Hematologia- . .
® Parenteral : Hemofilia B retirada
Beqvez 06838435/SPK- | avanzada MA EEIG Hemostasia
(mayo-25)
9001)
Novartis , o . .
® : . Hematologia- Hemoglobinuria Financiado
Voydeya Danicopan Quimico Oral Europharm : . o
. Hemostasia paroxistica nocturna (junio-25)
Limited
: . T ia bili e L . Fi iad
yorvvo® Elafibranor Quimico Oral |Ipsen Pharma eraplla Hare Colangitis biliar primaria |-nar-IC|a ©
higado (junio-25)

1. EMA CHMP Agenda, minutes and highlights. Disponible en https://www.ema.europa.eu/en/committees/chmp/chmp-
agendas-minutes-highlights Consultado el 12 de julio 2024

2. EMA Medicines Download medicine data. Disponible en: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/download-
medicine-data Consultado el 12 de julio 2024

3. CIPM. Acuerdos CIPM. Disponible en: https://www.mscbs.gob.es/profesionales/farmacia/CIPMyPS.htm Consultado el

12 de julio 2024
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0l ) Anexo: Descripcion de medicamentos
excluidos desde el ultimo Horizon
Scanning

» En julio 2025, hay un total de 22 medicamentos que estaban incluidos
en el informe actualizado hasta diciembre de 2024 y han sido excluidos
en este informe, por los motivos que se exponen a continuacion:

Motivo y fecha

Viade Area de exclusién
administ Laboratorio Indicacion

Principio Tipo de

Medicamento

activo sustancia o terapéutica nuevo
racion :
medicamento
Palopegteriparat SRl Homeostasis Financiado
Yorvipath® pg P Quimico |Parenteral/Pharma Bone . Hipoparatiroidismo N
ide . del calcio (julio-25)
Diseases A/S
Biogen Tratamiento de la Financiado
Qalsody® Tofersen Quimico |Parenteral| Netherlands | Neurologia esclerosis lateral s
g (julio-25)
B.V. amiotrofica
: Endocrinologia- ,
Novartis Ginecologia- Glomerulopatia C3 Financiado
Fabhalta® Iptacopan Quimico Oral Europharm e 5 (nefropatia inducida por el .
Limited AR complemento) Il
Metabolismo P
Skyclarys® | Omaveloxolone| Quimico Oral Rea'Fa I.reland Neurologia Ataxia de Friedreich No.fm.anuado
Limited (julio-25)
Pridopidine e Enfermedad de Enfermedad de LI
Nurzigma® P . Quimico Oral |Therapeutics . . negativa CHMP
hydrochloride B\ Huntington Huntington (julio-25)

1. EMA CHMP Agenda, minutes and highlights. Disponible en https://www.ema.europa.eu/en/committees/chmp/chmp-
agendas-minutes-highlights Consultado el 12 de julio 2024

2. EMA Medicines Download medicine data. Disponible en: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/download-
medicine-data Consultado el 12 de julio 2024

3. CIPM. Acuerdos CIPM. Disponible en: https://www.mscbs.gob.es/profesionales/farmacia/CIPMyPS.htm Consultado el
12 de julio 2024
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