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1. Introduccidén

Actualmente, las enfermedades raras (ER) suponen un desafio continuo para el Sistema
Nacional de Salud (SNS) debido a su baja prevalencia y su complejidad clinica. Se han
identificado mas de 7.000 ER Yy, gran parte de ellas, tienen caracteristicas comunes: son
crénicas, hereditarias, degenerativas y conllevan una pérdida de autonomia y un alto
grado de discapacidad’. Estos factores limitan la cantidad de recursos disponibles para la
investigacion, asi como para desarrollar medidas preventivas y opciones terapéuticas
efectivas. Asi mismo, las ER llevan asociado un gran impacto econémico en el consumo de
recursos del sistema sanitario.

A nivel nacional e internacional, las tendencias existentes en el ambito de ER y Farmacia
Hospitalaria giran en torno a la transformacién del proceso asistencial, la experiencia de
paciente, Real World Evidence (RWE) y la evaluacién y posicionamiento de Medicamentos
Huérfanos (MH). En este contexto de transformacioén, el FH puede ofrecer un valor
afadido en el proceso integral de atencion al paciente con la finalidad de mejorar los
resultados en salud y la experiencia de paciente.

OrPhar-SEFH, el grupo de Enfermedades Raras y Medicamentos Huérfanos de la SEFH
(Sociedad Espafiola de Farmacia Hospitalaria), agrupa Farmacéuticos Hospitalarios (FH)
especializados en ER, con el objetivo de contribuir en la mejora de la gestién de las ER y su
tratamiento.

Con el objetivo de abordar los desafios que suponen los MH y las ER para el SNS 'y
establecer las bases para impulsar la transformacion de la FH en el ambito de las ER, se ha
desarrollado el Plan Estratégico de OrPhar-SEFH para los préximos 4 afios (2024 - 2027)
bajo un enfoque centrado en la vision del paciente, mediante la realizacién de sesiones de
trabajo con 12 FH especializados en ER y entrevistas a representantes de pacientes de
FundAME (Fundacion Atrofia Muscular Espinal) y Fedhemo (Federacion Espafiola de
Hemofilia).

2. Lineas de accidon

Durante las sesiones de trabajo realizadas, se ha analizado la situacién actual, tendencias y
retos existentes en ERy FH y se han definido 23 lineas de accién en torno a cinco ejes
estratégicos AEIOU: Alianzas (6), Evidencia (3), Investigacion/Innovacion (4), Optimizacion (7)
y Unidén (3). Adicionalmente, el grupo de trabajo de OrPhar-SEFH ha realizado un ejercicio de
priorizacién de todas las lineas propuestas dentro de cada eje para identificar las acciones
mas relevantes y factibles.
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Alianzas

En su compromiso con las ER, el FH debe fomentar su participacién activa en el manejo de
estas estableciendo alianzas con agentes externos como agencias reguladoras, Sociedades
Cientificas, profesionales sanitarios, Ministerio, Consejerias, Universidades, Industria
farmacéutica, Institutos de Investigacién y Asociaciones de Pacientes con el objetivo de
identificar sinergias e impulsar la colaboracién con los stakeholders implicados.

En el eje de Alianzas el orden de priorizacién de las lineas de accién, de mayor a menor
prioridad, es el siguiente:

1. ldentificar Asociaciones de Pacientes de ER para establecer alianzas y una via de
comunicacién para dar soporte a los pacientes desde FH (p.e talleres con pacientes,
material informativo, etc.) y detectar sus necesidades.

2. Desarrollar proyectos colaborativos con la Industria orientados a desarrollar
soluciones innovadoras en el ambito de las ER.

3. Fomentar la colaboracion del Farmacéutico Hospitalario especializado en ER en las
estructuras de decision (p.e agencias reguladoras, Ministerio, Consejerias, etc.) sobre
evaluacién y posicionamiento de MH.

4. ldentificar Universidades y Centros e Institutos de Investigacion referentes en ERy
definir un plan colaborativo para la realizacién de proyectos de investigacion,
tecnoldgicos y multidisciplinares.

5. Definir un plan de colaboracién con otras Sociedades Cientificas especializadas en las
diferentes ER.

6. Implementar un canal de comunicacion (p.e resolucién dudas, realizacién de
estudios, etc.) y un plan formativo especifico para Farmacia Comunitaria, AP,
Sociosanitario, gestor de casos, etc.

Evidencia

El analisis critico de los estudios cientificos disponibles sobre los MH y la participacion en el
disefio de los protocolos con el fin de integrar la mejor evidencia cientifica, también
recaen dentro del ambito de la FH.

En el eje de Evidencia el orden de priorizacién de las lineas de accion, de mayor a menor
prioridad, es el siguiente:

1. Impulsar proyectos de investigacion con MHy ER para la obtencion de evidencia
cientifica.

2. Potenciar el papel de FH en el analisis critico de la evidencia cientifica en ERy su
traslacion a los equipos clinicos interdisciplinares.

3. Impulsar la participacidén de FH en la utilizacién de PROMs y PREMs en el manejo y
toma de decisiones en ER.



Investigacion / Innovacion

Uno de los pilares fundamentales es promover de manera activa, mediante soluciones
innovadoras, la investigacion cientifica y el empleo de modelos de financiaciéon y
criterios de evaluacidon de MH innovadores, incorporando criterios de evaluacién que
permitan capturar el valor terapéutico y social de los MH desde una perspectiva global
que considere las necesidades de los pacientes y del sistema sanitario.

En el eje de Investigacién / Innovacién el orden de priorizacién de las lineas de accion, de
mayor a menor prioridad, es el siguiente:

1. Fomentar el Analisis de Decision Multicriterio (MCDA) en MH.

2. Facilitar la implementacién de nuevos modelos de financiacion innovadores y de
compra publica por valor.

3. Impulsar la difusién de convocatorias de investigacion en ER y la participacién de
OrPhar-SEFH en estas convocatorias.

4. ldentificar herramientas de Inteligencia Artificial (IA) existentes y analizar su
aplicacién en el area de FH y ER.

Optimizacion

La Optimizacién y adaptacién del proceso asistencial y farmacoterapéutico y de los
protocolos de abordaje de las ER es imprescindible para garantizar la humanizacién e
individualizacién de la asistencia y minimizar el impacto en la vida de los pacientes.

En el eje de Optimizacién el orden de priorizacidn de las lineas de accién, de mayor a
menor prioridad, es el siguiente:

1. Actualizar y mantener los contenidos de la web de OrPhar-SEFH, incorporando las
patologias mas prevalentes y los MH con mayor experiencia de uso.

2. Impulsar la integracion del FH en los equipos interdisciplinares de manejo de
pacientes con ER.

3. Implementar y acreditar el plan de Humanizaciéon de OrPhar-SEFH.

4. Impulsar desde OrPhar-SEFH una nueva edicion del curso DPC en la que se recoja
la nueva evidencia disponible en el manejo y tratamiento de pacientes con ER.

5. Desarrollar estrategias de Telefarmacia y administracién domiciliaria.

6. Desarrollar nuevos canales de comunicacién con los pacientes.

7. Estratificar los pacientes con ER en funcidn de sus caracteristicas y su tratamiento
para la adaptacion e individualizacion de la atencion farmacéutica.

Union

El quinto eje estratégico se basa en la unidad y el trabajo colaborativo e integrado en el
ambito hospitalario y comunitario, posicionando al FH como referente en el tratamiento



de ER, aumentando su visibilidad ante el paciente y otros profesionales y fomentando el uso
de practicas sostenibles que contribuyan al cuidado del medioambiente.

En el eje de Unién el orden de priorizacién de las lineas de accién, de mayor a menor
prioridad, es el siguiente:

1. Crear una red de Servicios de FH especializados en ER

2. Realizar una jornada anual sobre ER y MH para visibilizar el papel del FH y OrPhar-
SEFH en la atencién a los pacientes con ER.

3. Colaborary crear mensajes homogéneos en la recogida y desecho de farmacos y
dispositivos de administracion dispensados en la Unidades de Atencion Farmacéutica
a Pacientes Externos.

3. Conclusiones

Actualmente, el manejo de las ER y el acceso a MH suponen un importante desafio para el
Sistema Nacional de Salud. Debido a su complejidad clinica y baja prevalencia, existe una
variabilidad significativa en el abordaje de estas enfermedades y en la accesibilidad a los
tratamientos y recursos. La generacion de evidencia, el diagnéstico y el tratamiento son
algunos de los principales retos que suponen estas enfermedades.

Para abordar los desafios identificados, el grupo de trabajo de OrPhar-SEFH conformado
por 12 profesionales de FH especializados en ER, ha definido 23 lineas de accion y,
adicionalmente, un plan de accion detallado para cada linea identificada. La elaboracién de
estos planes de accion tiene como objetivo:

e Promover el uso de modelos innovadores de atencién farmacéutica para
pacientes con ER y la recogida de evidencia cientifica desde FH.

e Fomentar la colaboracién estrecha entre FH, los profesionales involucrados en el
manejo de las ER y los propios pacientes.

e Impulsar la toma de decisiones basadas en evidencia clinica y experiencia de
paciente.

e Fomentar la formacién especializada del FH en ER.

e Promover la participacion activa del FH en |la evaluacién y posicionamiento de los
MH, mediante su colaboracién con estructuras de decisién.

e Respaldar el uso de criterios de evaluacion de MH innovadores, que permitan
capturar su valor terapéutico y social.

e Garantizar la equidad de la atencion sanitaria y en el acceso a tratamiento.

En resumen, el Plan Estratégico de OrPhar-SEFH se ha disefiado bajo un enfoque
multidisciplinar centrado en la vision del paciente con el objetivo de proporcionar una
guia especifica para llevar a cabo las 23 lineas de accion identificadas y asi, promover el



desarrollo de un nuevo modelo de atencién a las ER desde la perspectiva del FH,
asegurando una atencion personalizada y centrada en el paciente que incluya sus
necesidades y experiencia.

El grupo de trabajo OrPhar-SEFH ha llevado a cabo este proyecto con la colaboracion de Roche



