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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.

Previamente se presentaron cinco informes con los datos de estos
medicamentos actualizados hasta junio de 2020, diciembre de 2020,
junio de 2021, diciembre 2021 y junio 2022. A continuacion se
presenta el sexto informe Horizon Scanning, el cual incluye estos
datos actualizados hasta diciembre de 2022.

Es 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
gque proximamente podria ser introducida en Espana y 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 evaluaciéon de las enfermedades raras y los
medicamentos huérfanos.

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

José Luis Poveda Andreés

Coordinador del grupo de Enfermedades Raras | H Orpharsefh

y Medicamentos Huérfanos de |la SEFH Grupo de raboio de Enfermedades Roras

y Medicamentos Huérfanos de la sefh




Objetivos

1. Identificacion de todos los nuevos
medicamentos huérfanos no oncologicos vy
nuevas indicaciones en evaluacidon por la
Agencia Europea del Medicamento (EMA),
hasta diciembre de 2022 y 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 evaluacion por el CHMP

\ 4

C. Opinidn 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 Ia
EMA (Priority medicines). se ha comprobado l|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 actualizacidn el 21 de diciembre 2022

» B. Medicamentos en evaluacion por el CHMP: se utilizo la
seccion “Medicines under evaluation” de la pagina web de la
EMA. La lista de solicitudes de nuevos medicamentos que
estan siendo evaluados se actualiza mensualmente y esta
dividida por huérfanos y no huérfanos. Ultima actualizacion
el 21 de diciembre 2022

» 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 opinion positiva del CHMP,
identificando especificamente aquellos pendientes de
decisidn por la CE (EC pending decision). Ultima actualizacion
el 21 de diciembre 2022

» 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 afno) y por designacion huérfana.
Para completar con los medicamentos no comercializados en
Espana con autorizacion CE anterior a ese periodo, se
consultd la base de datos de medicamentos huérfanos de
Omakase Consulting. Adicionalmente, se consultaron las
agendas y resumenes de las reuniones del CHMP. Ultima
actualizacion el 21 de diciembre 2022

*PRIME es un esquema lanzado por la Agencia Europea de Medicamentos (EMA) para mejorar el
apoyo al desarrollo de medicamentos que atienden una necesidad médica 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 en evaluaciéon por la EMA hasta junio de 2022

Criterios de inclusion y exclusion de medicamentos

Se han incluido nuevos medicamentos huérfanos:
1. Incluidos en el programa PRIME de la EMA.
2. En evaluacion por el CHMP.

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

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

Se han incluido nuevas indicaciones de medicamentos huérfanos
no oncoloégicos:

1. Con opinidon 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 Espafia y en estudio de
financiacion con una propuesta de resolucidon por parte de la CIMP.

Se han excluido:

1. Medicamentos oncologicos.

2. Medicamentos genéricos.
3. Medicamentos biosimilares.
4

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

Medicamentos con resolucion de financiacion.

I

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
vy nuevas indicaciones que estan en el programa PRIME de |a
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 w Veterinary regulatory Committees News & events w Partners & networks v About us w

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
assegsm:-:l?t 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) ~  ‘umber: EM \

Grupo de frabajo de Enfermedodes Raras
y Medicamentos Huérfanos de la sefh
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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.

AAAAAAA BIFIMED: Buscador de la Informacién sobre la situacion de financiacion de los medicamentos -
Ciudadanos Nomenclator de NOVIEMBRE - 2020
Profesionales
Biblioteca y Publicaciones mu
Fontal Estadistico 0t SNS 9[-a1anualdeayuda@ [y Escuchar
cipio
(+) Afia pi
bre |
= Seleccionar si financiaci v
ta ( ) | i
( ) o
p O o [ Biosimilar (J Huérfano [J g
principio princip
ESPANOL ENGLISH
GOBIERNO MINSTERIO agencia espafiola de o ~ X < X - e i
DE ESPANA DE SANIDAD m medicamentos y ‘ Imﬂ : - J IV USHF L [Iniciar sesion
. productos sanitarios .

ENCUENTRA TU MED

Busca por medicamento, principio activo, codigo nacional o numero de registro n

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

Grupo de frabajo de Enfermedodes Raras
y Medicamentos Huérfanos de la sefh
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@ Metodologia

Presentacion de los resultados

En primer lugar se presenta un resumen con el niumero 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 opinidon
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 evaluacion por la EMA en cada una de las
categorias en formato tabla.

Los nuevos medicamentos identificados en cada categoria desde
junio de 2022 hasta diciembre de 2022, apareceran senalados en
gris.

La parte final del informe incluye |la descripcion del EPAR de los C.
nuevos medicamentos y nuevas indicaciones con CHMP positivo y
pendientes de decision por la CE y también las D. autorizados por
la CE pendientes de comercializacidn en Espana.

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 evaluacién por el CHMP

Nuevos medicamentos en evaluacién 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

Nuevas indicaciones con opinion positiva del CHMP
pendientes de decision por la CE

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

Nuevos medicamentos autorizados por la CE vy
pendientes de comercializacion en Espana

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

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

ONOJO,
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

A. Medicamentos en el programa PRIME de la EMA en
diciembre 2022

» En diciembre 2022 hay un total de 34 medicamentos en el programa
PRIME de la EMA, 19 de ellos estan clasificados como productos de
terapia avanzada (ATMP):.

Principio activo

Tipo de
sustancia

Via de

administracion

Laboratorio

Concesion
PRIME

Area terapéutica

Indicacion

Cymabay Ireland

Gastroenterologia-

Colangitis primaria

Seladel MBX-802 imi I .. tubre-1 , .
eladelpar ( 8025) Quimico Ora Limited octubre-16 eyeerallonle biliar
Fidanacogene Terapia Amsterdam Hematologfa-
elaparvovec avanzzda Parenteral Molecular febrero-17 Hemostafia Hemofilia B
(PF-06838435/SPK-9001) Therapeutics B.V.
Proteina de fusién de la
region constante de la Displasia
inmunoglobulina G1 Florence Porte ectodermal
humana con el dominio | Bioldgico Parenteral , octubre-17 | Dermatologia hipohidrituca
., Thomé, France .
de unidn al receptor de la ligada al
ectodisplasina Al cromosoma X
humana
Setrusumab
(anticuerpo monoclonal Osteoeénesis
humanizado 1gG2 lambda| _. ., . Mereo Biopharma| noviembre- . 5
. Bioldgico Parenteral Otros imperfecta |, llly
recombinante contra la Ireland 17 v
esclerostina humana,
BPS804)
Vector viral asociado a :
: . Acromatopsia
adenovirus de serotipo 8 Terania sociada 3
que contiene el gen P Oftalmoldgica MeiraGTx B.V. | febrero-18 Oftalmologia
avanzada defectos
CNGB3 humano en CNGB3
(AAV2/8-hCARp.hCNGB3)
Vector viral adeno
asociado d.e serotipo 8 | Audentes | Mlopatlf;\
gue contiene el gen Terapia Parenteral Therapeutics Mavo-18 Otros miotubular ligada
MTM1 humano (AT132) | avanzada P Y al
iy Netherlands B.V.
(resamirigene cromosoma X
bilparvovec)
ALeE Enfermedad de
Tominersen (RO7234292)| Quimico Parenteral Registration julio-18 Neurologia .
Huntington
GmbH
Células CD34+ autdlogas
transducidas con un _
. . : , Beta talasemia
vector lentiviral que Terapia Orchard septiembre-| Hematologia- .
- Parenteral . : dependiente de
codifica el gen de la beta| avanzada Therapeutics Ltd 18 Hemostasia .
. transfusiones
globina humana
(OTL-300)
Vector viral
recombinante adeno-
asociado serotipo S3 que
SIS GRS 0L Terapia Freeline Hematologia-
expresion optimizado en P Parenteral . febrero-19 g. Hemofilia B
avanzada Therapeutics Hemostasia

codones que codifica la
variante del factor IX de
coagulacion humano
(FLT180a)

2)
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

A. Medicamentos en el programa PRIME de la EMA en
diciembre 2022

Principio activo UL METCE Laboratorio Sl Area Indicacion
P sustancia administracion PRIME terapéutica
Virus del herpes simple-1
genéticamente modificado e . IDEA Innovative . ..
. Terapia . , Epidermolisis
incompetente para la Transdérmica | Drug European | marzo-19 Dermatologia -
., avanzada . distréfica bullosa
replicacion que expresa Associates

coldgeno VIl (KB103)

ProUR Amaurosis

Sepofarsen (QR-110) Quimico Oftalmoldgica |Therapeutics IV| julio-19 Oftalmologia , .

congénita de Leber
B.V.
Vector de virus
adenoasociado
recombinante basado en el
serotipo hu37 de AAV que | Terapia Bayer Hematologia- -

. P I -1 : H filia A
contiene un genoma de ADN| avanzada arentera HealthCare LLC LA Hemostasia emotiiia
monocatenario que codifica
una forma de FVIIl humano

(BAY2599023)
s : , Hemoglobinuria
: , Achillion noviembre-| Hematologia- .
Danicopan Quimico Oral . . paroxisimica
Pharmaceuticals 19 Hemostasia
nocturna
Células autodlogas
enriguecidas con CD34+
transducidas ex vivo conun | Terapia Rocket diciembre- | Hematologia- |Anemia de Fanconi
.. Parenteral . : :
vector lentiviral portador del| avanzada Pharmaceuticals 19 Hemostasia tipo A
gen FANCA, PGK-FANCA-
WPRE (RP-L102)

Endocrinologia- | Mucopolisacari-

Rebisuflicene etisparvovec Terapia Parenteral Abeona diciembre- | Ginecologia- dosis tipo A

& P avanzada Therapeutics Inc 19 Fertilidad- (Sindrome A

Metabolismo Sanfilippo)
Tratamiento de
Linfocitos T alogénicos mfecuor'\es SAlEiiss
r - por virus BK,
multiviricos especificos . .

. : citomegalovirus,

contra el virus BK, el : Allovir .

: : . Terapia ) Enfermedades | virus del herpes
citomegalovirus, el virus del Parenteral International enero-20 . . .
: avanzada infecciosas  |humano 6, virus de
herpes humano 6, el virus de DAC .
. . Epstein Barry /o
Epstein Barr y el adenovirus ~denovirus en
(ALVR-105)
receptores de
TCMH alogénico
Y ol : _ .
adz::]’i)ovrirvtjzadzsszcrit?ooaS Terapia Janssen-Cilag Retinitis
: P P Oftalmoldgica International | febrero-20 | Oftalmologia |pigmentosa ligada
gue contiene el gen humano| avanzada
N.V. al cromosoma X
RPGR
Acceleron Hipertensidn
Sotatercept Bioldgico Parenteral abril-20 Cardiovascular | arterial pulmonar
Pharma (HAP)

orpharsefh
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

A. Medicamentos en el programa PRIME de la EMA en
diciembre 2022

Tipo de Via de Concesion Area

Laboratorio Indicacion

Principio activo : o 0 o
P sustancia administracion PRIME terapeutica

Lipofuscinosis

AT-GTX-501 (vector ceroide neuronal
viral adenoasociado de . : infantil tardia
: Terapia Amicus : , :
serotipo 9 que Parenteral : septiembre-20 Neurologia variante 6
contiene el gen CLN6 NENELE UG ST (VLINCLSG).
humano) Enfermedad de
Batten
CTX001 (Células madre
hematopoyéticas
Cb3a+ autolc?gas con Terapia Vertex . Hematologia- |Anemia de células
una region Parenteral . septiembre-20 : :
: o avanzada Pharmaceuticals Hemostasia falciformes
potenciadora eritroide
del gen BCL11A
editada por CRISPR)
OTL-203 (células
madre y progenitoras
hematopoyéticas
CD34 + autodlogas Endocrinologia-
modificadas Terapia Parenteral Orchad sepRtaileaT Ginecologia- |[Mucopolisacaridos
genéticamente con el | avanzada Therapeutics Fertilidad- is tipo | (MPS-1)
vector lentiviral (IDUA Metabolismo
LV) que codifica el gen
de la alfa-L-

iduronidasa)

. Endocrinologia- |Glomerulopatia C3
Novartis & P

) ) ) . | ’ _ f vé
Iptacopan Quimico Oral Europharm septiembre-20 Glne(3c? ogla : (ne'ropatla
Limited Fertilidad- inducida por el
Metabolismo complemento)
Inmuno-
. 7 . i E 7 [
PF-06823859 Bioldgico Parenteral AP BTl b octubre-20 reumatologia Tratamlent<.3 d-e-la
EEIG dermatomiositis
transplante
Yes

i Tratamiento de la
Pharmaceutical

Apitegromab Bioldgico Parenteral marzo-21 Neurologia atrofia muscular
Development ——

Services GmbH

Tratamiento de la

Terapia i Inmuno- deficiencia de
RP-L201 P Parenteral Pharmaceuticals marzo-21 reumatologia .,
avanzada adhesion de
Inc transplante .
leucocitos-|
CTX001 (Células madre
hematopoyéticas :
p, v Tratamiento de la
CD34+ autologas con . , .
i Terapia Vertex . Hematologia- | beta-talasemia
una region Parenteral . abril-21 : .
avanzada Pharmaceuticals Hemostasia dependiente de

potenciadora eritroide
del gen BCL11A
editada por CRISPR)

transfusiones

Grupo de frabajo de Enfermedodes Raras
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

A. Medicamentos en el programa PRIME de la EMA en
diciembre 2022

D : Tipo de Via de : Concesion Area S
Principio activo : o . Laboratorio o Indicacion
sustancia administracidn PRIME terapeutica
YES
. Pharmaceutical , Tratamiento de la
CTI-1601 Bioldgico Parenteral e mayo-21 Neurologia Ataxia de Friedreich
Services GmbH
Tratamiento de la
inmunodeficiencia
Terapia Inmuno- combinada grave
MB-107 Parenteral Mustang Bio julio-21 reumatologia .
avanzada e ligada al cromosoma
P X (XSCID) en lactantes
recién diagnosticados
: JCR En<:!ocr|nolc)lg|a- Tratamiento de la
Pabinafusp alfa (JR-| _. ., . . Ginecologia- . .
Bioldgico Parenteral Pharmaceuticals | octubre-21 s mucopolisacaridosis
141) o Fertilidad- tipo 11 (MPS 11)
Metabolismo P
BioCryst musc-:rl:?(:;(s)rEZIsético Tratamiento de la
BCX9250 Quimico Oral Pharmaceuticals, | abril-22 < v del '?e'ido fibrodisplasia
Inc. Y .J osificante progresiva
conectivo
DNL310 Bioldgico Parenteral : mayo-22 . G mucopolisacaridosis
Therapeutics Inc Fertilidad- tioo ||
Metabolismo P
Tratamiento de la
Endocrinologia- enfermedad de
Pariglasgene Terapia Parenteral I septiembre- Glnec-c?logla- almaclenamle-nto de
brecaparvovec avanzada Germany GmbH 22 Fertilidad- glucdégeno tipo la
y Metabolismo (GSDla, enfermedad
de von Gierke)
Tratamiento de la
hemorragia
Nicardipine Quimico Parenteral Bit Pharma GmbH| octubre-22 Neurologia subaracr}qldea no
traumatica en
pacientes sometidos a
cirugia
Tratamiento de la
Terapia Propharma Group enfermedad de
FBX-101 P Parenteral The Netherlands |diciembre-22 Neurologia . :
avanzada Krabbe/leucodistrofia
B.V. , :
de células globoides

Grupo de frabajo de Enfermedodes Raras
y Medicamentos Huérfanos de la sefh
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

B. Medicamentos huérfanos en evaluacion por el CHMP
en diciembre 2022

» En diciembre 2022 hay un total de 14 medicamentos en evaluacion
por el CHMP, 1 de ellos esta clasificado como producto de terapia
avanzada (ATMP)Z2.

. : Inicio de <
- . Tipo de Via : . Area -
Principio activo : - o Laboratorio  evaluacio o Indicacion
sustancia administracion terapeutica
n CHMP
: . . Neuropatia Optica
Lenadogene Terapia , . GenSight noviembre- , ; . ;
Oftalmoldgica , . Oftalmologia Hereditaria de
nolparvovec avanzada Biologics S.A. 20
Leber
Aparato musculo AlIigelN A CRE
Palovarotene Quimico Oral Ipsen Pharma mayo-21 P . osificante
esquelético :
progresiva
Tratamiento del
Bardoxolone . Reata Ireland ,
Quimico Oral . octubre-21 | Inmunosupresores sindrome de
(methyl) Limited
Alport
: Tratamiento del
Marinus trastorno por
Ganaxolone Quimico Oral Pharmaceuticals | octubre-21 Antiepilépticos .
Inc deficiencia de
' CDKL5
Chiesi Otros productos del [Tratamiento de la
Pegunigalsidase alfa| Bioldgico Parenteral Farmaceutici | febrero-22 | tracto alimentarioy | enfermedad de
S.P.A. del metabolismo Fabry
: Amylyx .
Sodium . Otros medicamentos :
henylbutyrate / Quimico Oral AUELIIETIEIE] S febrero-22 para el sistema HEBPEIC ]
SIS . EMEAB.V., . amiotréfica
ursodoxicoltaurine nervioso
Netherlands
S.I.F.I. Societa :
Industria Tratamiento de la
Polihexanide Quimico Oftalmoldgica . mayo-22 Oftalmologia queratitis por
Farmaceutica acanthamoeba
Italiana S.p.A.
. . Tratamiento de la
Leriglitazone , Minoryx , )
. Quimico Oral : agosto-22 Neurologia ataxia de
(hydrochloride) Therapeutics S.L. . .
Friedreich
. Endocrinologia, .
o . Immedica . , g Tratamiento de la
Pegzilarginase Bioldgico Parenteral agosto-22 |ginecologia-fertilidad,|, . . :
Pharma AB : hiperargininemia
metabolismo
: Tratamiento de la
: .. Mundipharma Enfermedades e
Rezafungin (acetate)| Quimico Parenteral agosto-22 ) . candidiasis
GmbH infecciosas . :
invasiva
Tratamiento de la
Sparsentan uimico Oral . agosto-22 Uro-nefrologia nefropatia IgA
P Q Vifor France S.A. & 8 'p . :
primaria
Santhera Otros medicamentos :
. Tratamiento de la
, . Pharmaceuticals para los trastornos del . :
Vamorolone Quimico Oral octubre-22 . , distrofia muscular
(Deutschland) sistema musculo-
" de Duchenne
GmbH esquelético
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

B. Medicamentos huérfanos en evaluacién por el CHMP
en diciembre 2022

: : Inicio de :
S : Tipo de Via : o Area -
Principio activo : o . Laboratorio evaluacio T Indicacion
sustancia administracion terapéutica
n CHMP
Ascendis Pharma| . . : : T
: : . . diciembre- Homeostasis del |Hipoparatiroidism
Palopegteriparatide | Quimico Parenteral Bone Diseases .
22 calcio 0
A/S
: . . Tratamiento de la
Tofersen Quimico Parenteral Blogen Sl il Neurologia esclerosis lateral
Netherlands B.V. 22 e g
amiotrofica
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

C. Medicamentos huéerfanos con opinion positiva del
CHMP pendientes de decision CE en diciembre 2022

» En diciembre 2022 hay 3 nuevos medicamentos con opinion positiva
CHMP que estan pendientes de decision por parte de la CE3.

S : : Opinion "
Medicamento Pr|nc.|p|o Tipo d(—:: Y'.a oe o Laboratorio positiva Arfea : Indicacion
activo sustancia administracion terapéutica
CHMP

Tabelecleucel

(Linfocitos T Atara Virus Epstein-Barr

citotoxicos Feras Sahe Rt Otros asociado a
Ebvallo®** alogénicos Parenteral octubre-22 | medicamentos enfermedad
especificos del avanzada sL!re!andd terapéuticos | linfoproliferativa
virus Epstein- imite post-trasplante

Barr, ATA129)

Tratamiento de la

Amicus Otros productos| enfermedad de

Pombiliti® Cipaglucosidase Tolledes Parenteral Therapeutics diciembre-22 del tracto almacenamiento

alfa Europe alimentario y del/de glucégeno tipo

Limited metabolismo |Il (enfermedad de

Pompe)
Etranacogene
. dezaparvovec Terapia CSL Behring | . . Hematologia- .
Hemgenix®* (AMT-060, AMT-| avanzada Parenteral GmbH diciembre-22 Hemostasia Hemofilia B
061)

*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 informacion completa no es posible o no es ética.
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Seccion 1: Horizon Scanning

C. Nuevas indicaciones con opinion positiva del CHMP
pendientes de decision CE en diciembre 2022

» En diciembre 2022 hay 1 nueva indicacion con opinion positiva CHMP
que esta pendientes de decision por parte de la CE3.

Opinidn :
: o Area S
Laboratorio positiva teranéutica Indicacion
CHMP >

Medicam Principio Tipo de Via de

ento activo sustancia administracion

Fenfluramine
Fintepla® |hydrochlorid| Quimico Oral
e

Zogenix ROI diciembre-22 | antiepiléotico Tratamiento del Sindrome
Limited PIIEp de Lennox-Gastaut

@ orpharsefh
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

D. Medicamentos huérfanos autorizados por la CE vy

pendientes de comercializacion en Espana en diciembre
2022

» En diciembre 2022, hay 35 nuevos medicamentos huérfanos
autorizados por la CE y pendientes de comercializaciéon en Espaina, 5
de ellos con aprobacidn condicional, 6 con autorizacion en
circunstancias excepcionales y 24 con aprobacién normal34-.

: Principio Tipo de Via . Area o
Medicamento . P P : - o Laboratorio Aut. CE L Indicacion
Activo sustancia administracion terapéutica
Tuberculosis en
: , . Mylan Ireland . Antimicobacter,combinacién con
Dovprela®* pretomanid Quimico Oral Y . julio-20 . .
Limited ias bedaquiline y
linezolid
bulevirtide Gilead Sciences Antivirales de Virus de la
Hepcludex®* uimico Parenteral julio-20 . ..
P (acetate) Q Ireland UC J uso sistémico | hepatitis delta
Para pacientes
Hansa Inmunosupres celleE
|defirix®* imlifidase Quimico Parenteral : agosto-20 P altamente
Biopharma AB ores .
sensibilizados con
trasplante renal
Enfermedad
pulmonar por
. . micobacterias no
. o Antibacteriano
Arikayce amikacin . . Insmed tuberculosa
: ® Quimico Inhalatoria octubre-20 s de uso
liposomal (sulfate) Netherlands B.V. . causada por el
sistémico .
complejo
Mycobacterium
avium (MAC)
SFL Sueros Antrax por
Obiltoxaximab obiltoxaximab | Bioléeico Parenteral Pharmaceuticals| noviembre- | inmunes e [inhalacion debido
SFL®** & Deutschland 20 inmunoglobuli al Bacillus
GmbH nas anthracis
Células CD34+
autodlogas
transfectadas Otros
con un vector . roductos para . .
: ® L Terapia Orchard . P g Leucodistrofia
Libmeldy lentivirico que Parenteral : diciembre-20| el tracto o
: avanzada Therapeutics . . metacromatica
conteniene el alimentario y
ADNc de la metabolismo
arilsulfatasa A
humana
: : . Zogenix ROI . TN Sindrome de
Fintepla® fenfluramine | Quimico Oral g : diciembre-20[|Antiepilépticos
Limited Dravet

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

D. Medicamentos huérfanos autorizados por la CE vy

pendientes de comercializacion en Espana en diciembre
2022

Principio Tipo de Via de Area

Medicamento Laboratorio Aut. CE Indicacion

Activo sustancia administracion terapéutica

.. . Esplenomegalia o
fedratinib Bristol Myers y—— P sintomis
Inrebic® dihydrochloride| Quimico Oral Squibb Pharma| febrero-21 . ; , . :
antineoplasicos | relacionados con
monohydrate EEIG _ .
la mielofibrosis
Otros
medicamentos
IO SENEIIeE Atrofia muscular
Evrysdi® Risdiplam Quimico Oral Registration marzo-21 | trastornos del .
. espinal 5q
GmbH sistema
musculo-
esquelético
Hormonas Deficiencia de
. i Novo Nordisk hipofisarias e hormona de
Sogroya® Somapacitan | Bioldgico Parenteral marzo-21 ) P . o
A/S hipotaldmicasy| crecimiento
analogos (AGHD)
Trastorno del
O Inmunosupresor| espectro de la
Enspryng® Satralizumab | Bioldgico Parenteral Registration junio-21 P P e
es neuromielitis
GmbH .
Optica
Colestasia
Odevixibat . . . Terapia de la intrahepatica
Bylvay®** uimico Oral Albireo ulio-21 - , .
ylvay (A4250) Q J bilis y del higado progresiva
familiar
. Obesidad y
Preparaciones
control del
Rhythm contra la :
. ) hambre asociado
: ® : - Pharmaceuticals . . obesidad,
Imcivree Setmelanotide | Quimico Parenteral julio-21 a los trastornos
, Netherlands excepto L
de deficiencia de
B.V. productos ,
dietéticos la via del receptor
MC4R
Farmacos para
BioMarin el tratamiento
Voxzogo® Vosoritide Bioldgico Parenteral International | agosto-21 de Acondroplasia
Limited enfermedades
dseas
Artesunate , . Amivas Ireland | noviembre- : :
e Artesunate | Quimico Parenteral . Antiprotozoals Paludismo
Amivas Limited 21
. Hemoglobinuria
o , Swedish Orphan| ;. . Inmunosupresor .
Aspaveli Pegcetacoplan| Quimico Parenteral . diciembre-21 Paroxistica
Biovitrum AB es
Nocturna
. . Granulomatosis
Vifor Fresenius . i
: con poliangeitis
® . Medical Care Inmunosupresor i
Tavneos Avacopan Quimico Oral enero-22 grave y activa o
Renal Pharma es . e
poliangeitis
France . .
microscopica.

*Inrebic trata una consecuencia generada por una enfermedad oncologica. Se ha considerado incluir el farmaco en este Horizon Scanning ya
gue la consecuencia tratada no es oncologica (esplenomegalia).

*Medicamentos con aprobacion condicional por parte de la CE. Se otorgd en interés de la salud publica porgue 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 condicidn a tratar es rara o porque la recopilacion de informaciéon completa no es posible o i:)'es ética.
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

D. Medicamentos huérfanos autorizados por la CE y
pendientes de comercializacion en Espana en diciembre
2022

_ Area
Medicamento

terapéutica

Via de
administracion

Principio

Tipo de

! Indicacion
sustancia

Laboratorio Aut. CE

activo

Tratamiento para
reducir la
concentracion

Agente plasmatica toxica
desintoxicante| de MTX en
Voraxaze®** | Glucarpidase | Biolégico Parenteral SERB SAS enero-22 para el adultos y nifios
tratamiento |con eloiminacion
antineoplasico| retardada de
MTX o con riesgo
de toxicidad por
MTX
Ascendis Hormonas | Tratamiento de
o |LOnapegsomatro _. , . Pharma hipofisarias e | la deficiencia de
Skytrofa : Bioldgico Parenteral . enero-22 . L
pin Endocrinology hipotalamicas| hormona del
Division A/S y analogos crecimiento
Global Blood :
. Anemia de
Oxbryta® oLl Quimico Oral UlnElET S febrero-22 Otros agentes células
(GBT440) Netherlands hematologicos .
falciformes
B. V.
Hormonas | Tratamiento de
v Pfizer Europe hipofisarias e | la deficiencia de
® -
Ngenla Somatrogon | Bioldgico Parenteral MA EEIG febrero-22 O NN [ ——
y analogos crecimiento
Preparados
8irch bark Amryt para el Epidermolisis
Filsuvez® Biologico Topica Pharmaceutic| junio-22 [tratamiento de/bullosa distréfica
extract : .,
als DAC heridas y y de union
Ulceras
Tratamiento de
las
Otros manifestaciones
productos del | no relacionadas
: Y Genzyme o tracto con el Sistema
X ® I Ifa | Biol P I -22 . . .
enpozyme OlPIRESS el 101081Co arentera Europe B.V. Junio alimentario y | Nervioso Central
del (SNC) de la
metabolismo | Deficiencia de
Esfingomielinasa
Acida (ASMD)
Antidi : .
nt;dlzrr]r;zlscos, Tratamiento de
Stada “g | la nefropatia
: 0% : - . . antiinflamatori L
Kinpeygo Budesonide Quimico Oral Arzneimittel julio-22 os primaria por
AG . y. inmunoglobulina
antiinfecciosos A (IgA)
intestinales 8
PTC Otros Deﬁc.len(,:lé de
: : : Laminoacido
© %% Eladocagene Terapia Therapeutics | . . medicamentos .
Upstaza Parenteral ) julio-22 . decarboxilasa
exuparvovec | avanzada International para el sistema .
Limited nervioso aromatica
(AADC)

*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 vy
pendientes de comercializacion en Espana en diciembre
2022

Medicamento

Principio Tipo de Via de Area

. . o - Laboratorio Aut. CE o Indicacion
activo sustancia administracion terapéutica

Sindrome de
Otros progeria de
: . productos del| Hutchinson-
EigerBio tracto Gilford
Zokinvy®** lonafarnib Quimico Oral Europe julio-22 . : : ,
. alimentarioy | Laminopatias
Limited .
del progeroides con
metabolismo | deficiencia de
procesamiento
Miastenia Grave
Generalizada con
Efgartigimod .. Inmunosupres| anticuerpos
Vyvgart® garti Bioldgico Parenteral Argenx agosto-22 P : >
alfa ores antireceptor de
acetilcolina
(AChR) positivos.
Valoctocogene | Terapia BioMarin Antihemorragi UEIEIUIEIICE
Roctavian®* 5 P Parenteral International | agosto-22 8" 1a hemofilia A
roxaparvovec | avanzada e cos
Limited grave
Amiloidosi
Otros i 0|.dos.|s
.. Alnylam : : hereditaria
® Vutrisiran , . septiembre- |medicamentos .
Amvuttra . Quimico Parenteral Netherlands . mediada por
(sodium) 22 para el sistema .
B.V,, . transtiretina con
nervioso . ,
polineuropatia
Otros
. productos del | Tratamiento de
Combharsa Life : .
D6 : - : septiembre- tracto la deficiencia de
Nulibry Fosdenopterin | Quimico Parenteral Sciences . . .
.. 22 alimentario y molibdeno-
Limited :
del cofactor tipo A
metabolismo
Takeda :
: Tratamiento de
Pharmaceutic . .,
: . la infeccidn y/o
: 6 o . als noviembre- | Antivirales de
Livtencity Maribavir Quimico Oral : ., . _|enfermedad por
International 22 uso sistemico | . :
citomegalovirus
AG Ireland .
(CMV) refractaria
Branch
Mitapivat Agios noviembre- Otros Tratamiento de
Pyrukynd® (squF;te) Quimico Oral Netherlands 29 medicamentos| la deficiencia de
B.V. hematoldgicos|piruvato quinasa
anemia
hemolitica en
. . i Genzyme | noviembre- |Inmunosupres|pacientes adultos
Enjaymo® Sutimlimab Bioldgico Parenteral Y presip
Europe B.V. 22 ores con enfermedad
de la aglutinina
fria (EAC)
Hormonas
Amryt septiembre- | hipofisarias e [Tratamiento para
Mycapssa® Octreotide Quimico Oral Pharmaceutic| " 'p . p.
22 hipotalamicas| |a acromegalia
als DAC .
y analogos
Mirum
Maralixibat Pharmaceutic Terapia de la [Tratamiento para
Livmarli®** Quimico Oral als diciembre-22| bilis y del el Sindrome de
(cloruro) . , :
International higado Alagille
B.V.

*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.




@ Seccion 1: Horizon Scanning

D. Nuevas indicaciones autorizadas por la CE vy
actualmente no financiadas en Espana en diciembre 2022

» En diciembre 2022, hay 4 nuevas indicaciones de 4 medicamentos
huérfanos autorizadas por la CE y no financiadas actualmente en

Espana3“.

Via de
administracion

Tipo de
sustancia

Principio

Medicamento Laboratorio Aut. CE

activo

Area

o Indicacion
terapéutica

Janssen-Cilag
International
N.V.

Marzo
2014

Bedaquiline

Oral
fumarate

Sirturo® Quimico

Tuberculosis
multirresistente
en pediatricos

E. Infecciosas

Opinion +

Indicacion CHMP

Financiada en
Espana

Sirturo en pacientes adultos y pediatricos (de 5 a menos de 18 afios 'y
un peso de al menos 15 kg) para ser utilizado como parte de un
adecuado tratamiento combinado de la tuberculosis pulmonar
multirresistente (MDR-TB) cuando un régimen de tratamiento
efectivo no puede instaurarse por motivos de resistencia o
tolerabilidad

Enero 2021

Marzo 2021 No

Via de
administracion

Principio

Tipo de

. Aut. CE
sustancia

Medicamento Laboratorio

activo

Area

o Indicacion
terapéutica

Otsuka Novel

Products GmbH AL A0,

Deltyba® Delamanid Quimico Oral

Tuberculosis
pulmonar
multirresistente

E. Infecciosas

Opinidn +

Indicacion CHMP

Financiada en

Deltyba como parte de un régimen de combinacion adecuado para la
tuberculosis pulmonar multirresistente a medicamentos (TB-MR) en
pacientes adultos, adolescentes, ninos y bebés con un peso corporal
de al menos 10 kg cuando no es posible establecer un régimen de
tratamiento eficaz por razones de resistencia o tolerabilidad

Julio 2021

Espaina

Septiembre

2021 AL
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

D. Nuevas indicaciones autorizadas por la CE vy
actualmente no financiadas en Espana en diciembre 2022

Area

Medicamento . . o - o Indicacion
activo sustancia administracion terapéutica

Principio Tipo de VR Laboratorio Aut. CE

Hipofosfatemia
relacionada con

: . Kyowa Kirin Febrero |, . . el factor de
®

Crysvita Burosumab | Bioldgico Parenteral Solidhire B 2018 Hipofosfatemia crecimiento de

fibroblastos 23

(FGF23)

Opinidn + Financiada en

Indicacion CHMP Espaiia

Crysvita para el tratamiento de la hipofosfatemia relacionada con el
FGF23 en la osteomalacia inducida por tumores (T10) asociada a

tumores mesenquimales fosfaturicos que no pueden ser resecados o Junio 2022
localizados de forma curativa en ninos y adolescentes de 1 a 17 afos

y en adultos

Julio 2022 No

: Principio Tipo de Via de . Area D
Medicamento .p P . o - Laboratorio Aut. CE o Indicacion
activo sustancia  administracion terapéutica
Preparaciones .
P Obesidad y
contra la
: Rhythm . . control del
. o |Setmelanoti . . Julio obesidad, .
Imcivree Quimico Parenteral Pharmaceuticals, hambre asociado
de 2021 excepto ,
Netherlands B.V. con el sindrome
productos
. BBS
dietéticos

indicacion Opinion + Financiada en
CHMP Espana
Imcivree para el tratamiento de la obesidad y el control del hambre Septiembre
asociado con el sindrome de Bardet-Bied| (BBS) confirmado Julio 2022 p2022 No

genéticamente. (BBS)
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@ Seccion 1: Horizon Scanning

D. Medicamentos

huerfanos autorizados

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 diciembre 2022

» En diciembre 2022, hay 5 nuevos medicamentos

huérfanos

autorizado 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®’.

Principio Tipo de LEIGE Propuesta Area
Medicamento .p P . administracié Laboratorio Aut. CE resolucion o Indicacion
activo sustancia terapéutica
n CiMP
Negativa Colestasia
Odevixibat . : . Terapiadela | intrahepatica
Bylvay®** Quimico Oral Albireo julio-21 Octubre . P , p.
(A4250) bilis y del higado| progresiva
2022 .
familiar
. Gilead Negativa - :
ox | bulevirtide , : - s Antivirales de | Virusdela
Hepcludex (I Quimico Parenteral Sciences | julio-20 | Noviembre Uso sistémico | hepatitis delta
Ireland UC 2022 P
Otros
medicamentos
Roche Positiva para los Atrofia
Evrysdi® Risdiplam Quimico Oral Registration | marzo-21| Noviembre | trastornos del muscular
GmbH 2022 sistema espinal 5q
musculo-
esquelético
. Trastorno del
Al Negativa Inmunosupresor| espectro de la
Enspryng® Satralizumab | Biolégico | Parenteral |Registration| junio-21 | Noviembre P P e
es neuromielitis
GmbH 2022 . .
Optica
BioMarin Positiva F:r;Taari?:nizrgeel
Voxzogo® Vosoritide | Biologico | Parenteral [Internationallagosto-21| Noviembre Acondroplasia
_ enfermedades
Limited 2022 bseas

*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 informacion completa no es posible o no es ética.

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

21/12/2022

BIFIMED. https://www.mscbs.gob.es/profesionales/medicamentos.do. Consultado el 21/12/2022
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Seccion 2: Descripcion de los nuevos
medicamentos con opinion positiva CHMP
pendientes de decision CE

C. Nuevos medicamentos huérfanos con opinidon positiva
del CHMP pendientes de autorizacion CE en diciembre
2022

Medicamento Descripcion de resultados segun EMA

Ebvallo® (tabelecleucel) 8 Indicacion: Ebvallo estd indicado como monoterapia para el tratamiento de

pacientes adultos y pediatricos a partir de 2 anos de edad con enfermedad
linfoproliferativa postrasplante positiva al virus de Epstein-Barr (ELPT VEB+) en
recaida o refractaria que hayan recibido al menos un tratamiento previo. En el
caso de los pacientes trasplantados de d6rganos soélidos, el tratamiento previo

incluye la quimioterapia, a menos gque ésta no sea apropiada.

Eficacia: El beneficio de Ebvallo es su capacidad para provocar una respuesta en

pacientes con EBV+PTLD recidivante y refractario.

Seguridad: Los efectos secundarios mas frecuentes son pirexia, diarrea, fatiga,

nauseas, anemia, disminucion del apetito e hiponatremia.

Disponible en. https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/summaries-opinion/ebvallo

Medicamento Descripcion de resultados segun EMA

Pombiliti® (cipaglucosidase alfa)
9

Indicacidon: Pombiliti (cipaglucosidasa alfa) es una terapia de sustitucion

enzimatica a largo plazo que se utiliza en combinacion con el estabilizador
enzimatico miglustat para el tratamiento de adultos con enfermedad de Pompe

de aparicion tardia (deficiencia de a-glucosidasa acida [GAA]).

Eficacia: El beneficio de Pombiliti es su capacidad para mejorar la funcién motora
(distancia de seis minutos a pie) de los pacientes con enfermedad de Pompe de

aparicion tardia cuando se utiliza en combinacion con miglustat.

Seguridad: Los efectos secundarios mas frecuentes son las reacciones asociadas a
la infusidn, como escalofrios, mareos, urticaria, sofocos, somnolencia, anafilaxia,

molestias toracicas, tos, hinchazon en el lugar de la infusion y dolor.

Disponible en: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/summaries-opinion/pombiliti
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Seccion 2: Descripcion de los nuevos
medicamentos con opinion positiva CHMP
pendientes de decision CE

C. Nuevos medicamentos huérfanos con opinidon positiva
del CHMP pendientes de autorizacion CE en diciembre
2022

Descripcion de resultados segun EMA

Hemgenix® (etranacogene
dezaparvovec )10 Indicacion: Hemgenix esta indicado para el tratamiento de la Hemofilia B grave y

moderadamente grave (deficiencia congénita del Factor IX) en pacientes adultos

sin antecedentes de inhibidores del Factor IX.

Eficacia: Los beneficios de Hemgenix son la induccion de niveles plasmaticos
relevantes de factor IX y la reduccion de los episodios hemorragicos. En el ensayo
clinico presentado, la mayoria de los pacientes tratados con Hemgenix
presentaron un aumento significativo de los niveles de actividad del factor IX y
experimentaron menos hemorragias que antes del tratamiento con la profilaxis
estandar con FIX. La mayoria de los pacientes ya no necesitaron terapia de

sustitucion del factor IX hasta dos anos después de la administracion.

Seguridad: Los efectos secundarios mas frecuentes son dolor de cabeza,

alteraciones hepaticas (aumento de ALT y AST) y gripe.

Disponible en. https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/summaries-opinion/hemgenix
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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 Espanha en
diciembre 2022

Medicamento Descripcion de resultados segun EMA

i ® : 11
AnpeyEe (lsneesenek) Indicacion: Kinpeygo esta indicado para el tratamiento de la nefropatia por

inmunoglobulina A (IgA) primaria (NIgA) en adultos con riesgo de progresion

rapida de la enfermedad y un cociente proteinas/creatinina en orina (PCR) 21,5
g/gramo.

Eficacia: El beneficio de Kinpeygo es su capacidad para reducir eficazmente la

proteinuria.

Seguridad: Los efectos secundarios mas frecuentes son el aumento de la tension
arterial, la hinchazéon de brazos o piernas (como la de tobillos), rasgos
cushingoides (como cara redondeada, aumento del vello corporal, aumento de

peso y acné) e indigestion.

Disponible en. https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/kinpeygo

Medicamento Descripcion de resultados segun EMA

Upstaza® (eladocagene

exuparvovec) 12 Indicacién: Upstaza esta indicado para el tratamiento de pacientes de 18 meses o

mas con un diagndstico clinico, molecular y genético confirmado de deficiencia de

L-aminodcidos aromaticos descarboxilasa (AADC) con un fenotipo grave.
Eficacia: El beneficio de Upstaza es la mejora de la funcion motora.

Seguridad: Los efectos secundarios mas comunes son el insomnio inicial, la

irritabilidad y la discinesia.

Disponible en. https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/upstaza
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D. Nuevos medicamentos huérfanos autorizados por la
CE y pendientes de comercializacion en Espanha en
diciembre 2022

Medicamento Descripcion de resultados segun EMA

Zokinvy® (lonafarnib) 13 Indicacion: Zokinvy esta indicado para el tratamiento de pacientes a partir de los

12 meses de edad con un diagndstico confirmado genéticamente del sindrome de
progeria de Hutchinson-Gilford o de una laminopatia progeroide deficiente en el
procesamiento, asociada a una mutacion heterocigota de LMNA con acumulacién
de proteinas similares a la progerina o a una mutacion homocigota o heterocigota

compuesta de ZMPSTE24.

Eficacia: El beneficio de Zokinvy es que aumenta la esperanza de vida de los
pacientes en una comparacion historica con los pacientes no tratados, como se
observo en un analisis conjunto de 62 pacientes de dos cohortes de un solo

brazo.

Seguridad: Los efectos secundarios mas comunes son los trastornos
gastrointestinales, como vomitos y diarrea, especialmente durante los primeros 4

meses de tratamiento, y el aumento de las enzimas hepaticas.

DiSponible en: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/zokinvy

Medicamento Descripcion de resultados segun EMA

Vyvgart® (efgartigimod alfa) *

Indicacion: Vyvgart esta indicado como complemento de |a terapia estandar para
el tratamiento de pacientes adultos con miastenia grave generalizada (gMG) que

presentan anticuerpos contra el receptor de acetilcolina (AChR).

Eficacia: Entre los beneficios de Vyvgart se encuentran la disminucion de la
discapacidad funcional, segun la valoracion de los pacientes, y la menor gravedad
de la enfermedad, evaluada por médicos cualificados, en comparacion con el

placebo en los ensayos clinicos.

Seguridad: Los efectos secundarios mas comunes son las infecciones del tracto

respiratorio superior y las infecciones del tracto urinario.

Disponible en: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/vyvgart
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D. Nuevos medicamentos huérfanos autorizados por la
CE y pendientes de comercializacion en Espanha en
diciembre 2022

Medicamento Descripcion de resultados segun EMA

Roctavian® (valoctocogene Indicacion: Roctavian esta indicado para el tratamiento de la hemofilia A grave
roxaparvovec) 1°

(deficiencia congénita de factor VIIl) en pacientes adultos sin antecedentes de

inhibidores del factor VIII y sin anticuerpos detectables contra el virus asociado al

adeno serotipo 5 (AAV5).

Eficacia: El beneficio de Roctavian es la induccion de niveles plasmaticos
relevantes de FVIIl. En el ensayo clinico presentado, la terapia aumento
significativamente los niveles de actividad del factor VIII en la mayoria de los
pacientes y la mayoria de ellos ya no necesitaron terapia de sustitucion del factor

VIl dos afios después de la administracion.

Seguridad: Los efectos secundarios mas comunes son anomalias en el laboratorio

hepatico (aumento de ALT y AST), nduseas y dolor de cabeza.

Disponible en. https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/roctavian

Medicamento Descripcion de resultados segun EMA

Amvuttra® (vutrisiran) 16

Indicacion: Tratamiento de |la amiloidosis hereditaria mediada por transtiretina

(amiloidosis hATTR) en pacientes adultos con polineuropatia en estadio 1 o 2.

Eficacia: Amvuttra ha demostrado beneficios clinicamente relevantes tanto para
los sintomas neuroldgicos de la amiloidosis hATTR como para la calidad de vida

de los pacientes.

Seguridad: Los efectos secundarios mas frecuentes son dolor en las extremidades

y artralgia.

Disponible en.: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/amvuttra
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D. Nuevos medicamentos huérfanos autorizados por la
CE y pendientes de comercializacion en Espanha en
diciembre 2022

Medicamento Descripcion de resultados segun EMA

Nulibry® (fosdenopterin) 1/

Indicacion: Nulibry® esta indicado para el tratamiento de pacientes con

deficiencia del cofactor molibdeno (MoCD) Tipo A.

Eficacia: El principal beneficio de Nulibry es que aumenta la supervivencia global,
como se observd en un analisis conjunto de 15 pacientes en una comparacion
historica con pacientes no tratados. Otros beneficios son la mejora de Ia
alimentacion sin ayuda, el crecimiento, el desarrollo motor y cognitivo, el control

de las convulsiones y la reduccion de la concentracion urinaria de S-sulfocisteina.

Seguridad: Los efectos secundarios mas frecuentes son los relacionados con la

infusion.

Disponible en. https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/nulibry

Medicamento Descripcion de resultados segun EMA

. . ® . . 18
ANEEEay - (Menoey) Indicacion: Livtencity estd indicado para el tratamiento de la infeccién y/o

enfermedad por citomegalovirus (CMV) refractaria (con o sin resistencia) a una o
mas terapias previas, incluyendo ganciclovir, valganciclovir, cidofovir o foscarnet
en pacientes adultos sometidos a un trasplante de células madre

hematopoyéticas (TCMH) o a un trasplante de 6rgano solido (TOS).

Eficacia: El principal beneficio de Livtencity es su capacidad para lograr Ia
eliminacion de la viremia por CMV en la semana 8 sin necesidad de tratamiento
alternativo contra el CMV ni de tratamiento de rescate en una mayor proporcion
de pacientes en comparacion con el tratamiento contra el CMV asignado por el
investigador, como se demostro en un estudio de fase 3, aleatorizado, abierto, de
superioridad activa controlada en receptores de trasplantes adultos con infeccion

por CMV refractaria.

Seguridad: Los efectos secundarios son la disgeusia y las molestias abdominales.

Disponible en: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/livtencity
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D. Nuevos medicamentos huérfanos autorizados por la
CE y pendientes de comercializacion en Espanha en
diciembre 2022

Medicamento Descripcion de resultados segun EMA

Pyrukynd® (mitapivat) 19 Indicacion: Pyrukynd esta indicado para el tratamiento de la deficiencia de

piruvato quinasa (deficiencia PK) en adultos adultos.

Eficacia: Los beneficios de Pyrukynd son un aumento de la concentracion de
hemoglobina, como se observd en un estudio aleatorizado, doble ciego,
controlado con placebo y multicéntrico en pacientes adultos que no recibian
transfusiones con regularidad, y una reduccion del niumero de transfusiones
necesarias, como se observo en un estudio de fase 3, abierto y de un solo brazo

en pacientes adultos que recibian transfusiones con regularidad.

Seguridad: El efecto secundario mas frecuente es el insomnio.

Disponible en. https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/pyrukynd

Medicamento Descripcion de resultados segun EMA

Enjaymo® (sutimlimab) ° Indicacidon: Enjaymo esta indicado para el tratamiento de la anemia hemolitica en

pacientes adultos con enfermedad de aglutininas frias (EAG).

Eficacia: Los beneficios de Enjaymo consisten en un aumento del nivel de
hemoglobina con respecto al valor basal de al menos 1,5 g/dl en el momento de
la evaluacion del tratamiento, en ausencia de transfusiones de sangre u otros
tratamientos meédicos, segun se observd en un estudio de fase 3, aleatorizado,
doble ciego y controlado con placebo en 42 pacientes y en un estudio de fase 3,

abierto y de brazo unico en 24 pacientes.

Seguridad: Los efectos secundarios mas frecuentes son cefalea, hipertension,
infeccion del tracto urinario, infeccion del tracto respiratorio, nasofaringitis,

nauseas, dolor abdominal, reacciones relacionadas con la infusidon y acrocianosis.

Disponible en. https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/enjaymo
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D. Nuevos medicamentos huérfanos autorizados por la
CE y pendientes de comercializacion en Espanha en
diciembre 2022

Medicamento Descripcion de resultados segun EMA

Mycapssa® (octreotide) %%

Indicacion: Mycapssa esta indicado para el tratamiento de mantenimiento en

pacientes adultos con acromegalia que hayan respondido y tolerado el

tratamiento con analogos de la somatostatina.

Eficacia: El beneficio de Mycapssa es su capacidad para mantener el control
bioquimico de la secrecion hormonal patolégicamente aumentada en pacientes

con acromegalia después de cambiar de una forma inyectable de octreotida.

Seguridad: Los efectos secundarios mas frecuentes son dolor abdominal, diarrea

Yy nauseas.

Dispon ible en: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/mycapssa

Medicamento Descripcion de resultados segun EMA

- ® ibat) 22 L L . . , .
Livmarli® (maralixibat) Indicacién: Livmarli estd indicado para el tratamiento del prurito colestasico en

pacientes con sindrome de Alagille (ALGS) a partir de los 2 meses de edad.
Eficacia: El beneficio de Livmarli es su capacidad para reducir el prurito

relacionado con los acidos biliares séricos en pacientes con ALGS.

Seguridad: Los efectos secundarios mas frecuentes son diarrea y dolor

abdominal.

DiSponible en: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/livmarli
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Conclusiones

El presente informe se ha pensado para facilitar e informar a los decisores y
profesionales sanitarios a nivel nacional y regional acerca de la innovacidon 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 diciembre 2022 segun cuatro
categorias:

» A. La EMA esta evaluando a través de su programa PRIME un total de 34
medicamentos huérfanos no oncolégicos, de los cuales 19 son terapias
avanzadas, 8 productos bioldgicos y 7 son sustancias quimicas.

* El area terapéutica con mas medicamentos en el programa PRIME de [a EMA
es el area de Hematologia y Hemostasia, con un total de 8 (23,5%)
medicamentos seguida de las areas de Neurologia con un total de 6 (17,6%)
medicamentos y Endocrinologia-Ginecologia-Fertilidad-Metabolismo con un
total de 6 (17,6%).

* En este informe, se encuentran tres medicamentos mas en el programa
PRIME. Sin embargo, a un medicamento se le ha retirado la elegibilidad del
PRIME a peticidn de la compaiiia.

L)

» B. De los 14 medicamentos huérfanos en evaluacion por el CHMP, s6lo 1 es una
terapia avanzada, 11 son sustancias quimicas y 2 son productos bioldgicos.

N/

** En el informe de junio 2022 se encontraban 16 medicamentos en evaluacion
por el CHMP, de los cuales 3 ya han obtenido opinion + y 6 ya estan
autorizado por la Comision Europea.

» C. De los 3 nuevos medicamentos con opinidon positiva del CHMP pendientes de
decision por la CE, 2 son terapias avanzadas y 1 es una sustancia biolégica. El
medicamento con nueva indicacion con CHMP+ es un producto quimico.

N/

*** En el informe de junio 2022, habian 4 medicamentos con opinion positiva del
CHMP, los cuales ya estan aprobados por la CE y pendientes de
comercializacion en Espana.

» D. De los 35 nuevos medicamentos autorizados por la CE pendientes de
comercializacion en Espana en diciembre 2022, solamente 3 son terapias
avanzadas, 11 son sustancias bioldgicas y 21 quimicas. Ademas, 5 de los 35
recibieron la aprobacion de manera condicional, y 6 autorizacion en
circunstancias excepcionales.

* De los 4 medicamentos huérfanos con nuevas indicaciones autorizadas por la
CE pendientes de comercializacion en Espana en diciembre 2022, 3 son
sustancias quimicas y 1 bioldgica.

* De los 5 medicamentos en estudio de financiacion con propuesta de
resolucion de precio por la CIMP, 3 tienen una resolucidn negativa y 2
resolucion positiva.

** En el informe de junio 2022, habian 28 medicamentos autorizados por la CE
pendientes de comercializacion en Espana, de los cuales 2 ya han obtenido
financiacion en Espaina y 2 no han sido financiados. A 1 medicamento se le

L)
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nuevos
desde el

Anexo: Descripcion  de
medicamentos excluidos
ultimo Horizon Scanning

» En diciembre 2022, hay un total de 7 nuevos medicamentos que
estaban incluidos en el informe actualizado hasta junio de 2022 y
han sido excluidos en este informe, por los motivos que se
exponen a continuacion:

Motivo y fecha de

, Principio Tipo de : Area L >
Medicamento : P P : Laboratorio S Indicacion exclusion nuevo
activo sustancia terapéutica :
medicamento
Otros productos
Alnylam . . : :
o : del tracto Hiperoxaluria Financiado
Oxlumo lumasiran Parenteral | Netherlands | .. ) . .
BV alimentario y del tipo | (Julio 2022)
o metabolismo
BioMarin Lipofuscinosis : :
: . : , . No financiado
Brineura® Cerliponase alfa Parenteral | International Neurologia ceroide :
o . (Septiembre 2022)
Limited neuronal tipo 2
Anemia
dependiente de
Bristol Myers Otros transfusiones : :
® . . No financiado
Reblozyl luspatercept Parenteral |Squibb Pharma| preparados asociada con .
. , (Diciembre 2022)
EEIG antianémicos sindromes
mielodisplasicos
o beta-talasemia
Prevencion de
crisis
vasooclusivas
Novartis Otros agentes recurrentes Financiado
Adakveo®* crizanlizumab Parenteral | Europharm g, : (COV) en .
. hematologicos . (Diciembre 2022)
Limited pacientes con
anemia de
células
falciformes
: Retirada la
Hematologia- Anemia de elegibilidad del
- ARU-1801 Parenteral Aruvant g. células & .,
Hemostasia falciformes PRIME por peticion
del MAH
Tratamiento de
la enfermedad de
Genzvme Tracto almacenamiento Retirada de la
Nexviadyme® | Avalglucosidase alfa | Parenteral Y alimentario y del de glucogeno designacion
Europe B.V. . : .
metabolismo tipo Il huérfana
(enfermedad de
Pompe)

1. EMA CHMP Agenda, minutes and highlights. Disponible en
https://www.ema.europa.eu/en/committees/chmp/chmp-agendas-minutes-highlights Consultado el 21/12/2022

2. EMA Medicines Download medicine data. Disponible en: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/download-
medicine-data Consultado el 21/12/2022

3. CIPM. Acuerdos CIPM. Disponible en: https://www.mscbs.gob.es/profesionales/farmacia/CIPMyPS.htm
Consultado el 21/12/2022 po—
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0l ) Anexo: Descripcibn de  nuevas
indicaciones excluidos desde el ultimo
Horizon Scanning

» En diciembre 2022, hay un total de 3 nuevas indicaciones de
medicamentos que estaban incluidas en el informe actualizado
hasta diciembre de 2021 y han sido excluidos en este informe,
por los motivos que se exponen a continuacion:

Motivo y fecha de

: ! Laboratorio o Indicacion exclusidon nuevo
activo sustancia terapéutica .
medicamento

Principio  Tipo de Area

Medicamento

Trastorno del espectro de
neuromielitis 6ptica (TENMO)
en pacientes con anticuerpos

positivos frente a acuaporina-4
(AQP4) con curso recidivante de
la enfermedad

Alexion Europe

SAS No financiada

Soliris® Eculizumab | Bioldgico Oftalmologia

omprimidos de
ezacaftor/ivacaftor para el
tratamiento de adultos,
adolescentes y ninos de 6 afhos
de edad o mayores con fibrosis
quistica (FQ) homocigoticos
para la mutacion F508del o
Vertex heterocigodticos para la
Kalydeco® lvacaftor Quimico | Pharmaceutic Neumologia |mutacion F508del con una de Financiada
als las siguientes mutaciones en el
gen regulador de la
conductancia transmembrana
de la fibrosis quistica
(CFTR): P67L, R117C, L206W, R3
52Q, A455E, D579G, 711+3A->G
, S945L, S977F, R1070W, D1152
H, 2789+5G—>A, 3272-
26A—>G y 3849+10kbC->T.

l:KaIydeco combinado con

Indicado en combinacion con
ivacaftor /tezacaftor
/elexacaftor comprimidos para
Vertex el tratamiento de adultos,
Kalydeco® lvacaftor Quimico | Pharmaceutic Neumologia [adolescentes y nifios de 6 anos Financiada
als o mas con fibrosis quistica (FQ)
que tienen al menos una
mutacion F508del en el gen
CFTR

Kaftrio Indicado en combinacién
con
ivacaftor/tezacaftor/elexacaftor
Vertex comprimidos para el

Pharmaceuticals Sistema tratamiento de adultos,
(Ireland) respiratorio | adolescentes y ninos de 6 afios
Limited o mas con fibrosis quistica (FQ)

gue tienen al menos una
mutacion F508del en el gen
CFTR

ivacaftor,
Kaftrio® tezacaftor, | Quimico
elexacaftor

Financiada

1. EMA CHMP Agenda, minutes and highlights. Disponible en
https://www.ema.europa.eu/en/committees/chmp/chmp-agendas-minutes-highlights Consultado el 21/12/2022

2. EMA Medicines Download medicine data. Disponible en: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/download-
medicine-data Consultado el 21/12/2022

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