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PRESENTACION

En nuestro pais mds de tres millones de personas conviven cada dia con alguna do-
lencia tan poco frecuente (menos 5 casos por cada 10.000 personas) que ha pasado
a formar parte del grupo de lo que conocemos como Enfermedades Raras (EERR).
Se trata de enfermedades que ponen en peligro la vida o conllevan una incapacidad
crénica, grave y una merma notable de calidad de vida para el paciente. De gran
complejidad etioldgica, diagndstica, prondstica y terapéutica, estas enfermedades re-
quieren de un equipo multidisciplinar para su manejo y seguimiento.

Asociado al concepto de enfermedad rara se encuentra el de medicamento huér
fano (MMHH) que es aquel que se destina a establecer un diagndstico, prevenir o
tratar una EERR vy que sin incentivos, la comercializacion de dicho medicamento
no generarfa suficientes beneficios para justificar la inversién necesaria. Estos me-
dicamentos se caracterizan por presentar escasa evidencia respecto a la eficacia
debido al reducido y heterogéneo ndmero de pacientes en los ensayos clinicos, su
corta duracién vy la utilizacién de variables subrogadas en los mismos. Ademads, los
MMHH suponen un elevado impacto econémico debido fundamentalmente a que
su investigacion es muy costosa, el reducido nimero de pacientes de cada enfer-
medad que hace muy dificil el retorno de la inversién vy la necesidad de su utiliza-
cion de forma cronica.

Por lo tanto, las EERR y los medicamentos designados como huérfanos constituyen
un reto para el sistema sanitario, tanto por la elevada incertidumbre en su eficacia
(muchas veces incierta en el momento del registro) como por su elevado coste (ac-
tualmente suponen de media mds del 0% del gasto hospitalario en medicamentos),
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PRESENTACION

que tiene que lograr el equilibrio permitiendo el acceso a los MMHH sin menoscabar
la sostenibilidad del sistema.

Por las razones ya comentadas resulta clave facilitar el acceso a los MMHH, aseguran-
do un uso adecuado de los mismos y realizando un seguimiento exhaustivo de su
efectividad en la préctica clinica real, lo que necesariamente lleva asociado el conoci-
miento de los resultados en salud que esta inversidn genera. El farmacéutico de
hospital dispone de una situacion privilegiada para liderar estas acciones, trabajando
en colaboracién con el resto de profesionales sanitarios, y contribuir a la mejora de
la gestion de las EERR y su tratamiento ofreciendo un valor afiadido en el proceso
integral de atencidn al paciente.

Y esto es posible desde la Farmacia Hospitalaria porque los farmacéuticos estamos
presentes en las todas las etapas del proceso farmacoterapéutico tal y como se de-
talla en los diferentes capitulos de la presente monografia. Desde la evaluacion y se-
leccién de MMHH implementando nuevas metodologias de evaluacién, a la adquisi-
cidon de los tratamientos facilitando el acceso e incorporando nuevas férmulas de
financiacién para contribuir a la sostenibilidad del sistema sanitario. Somos piezas
clave en la elaboracién de féormulas magistrales y acondicionamiento de medicamen-
tos a las necesidades particulares de los pacientes y en la dispensacion de los medi-
camentos de forma segura e individualizada.Y cerrando el proceso, nos ocupamos del
seguimiento Yy la educacidon de pacientes, orientados ambos a mejorar la adherencia
y promover la prevencion de efectos adversos, actividades que se han visto enorme-
mente mejoradas en los Ultimos afios al incorporar las nuevas tecnologias de la infor-
macion y la comunicacion para su consecucion. Todo ello intentando que esta aten-
cion farmacéutica brindada sea lo mds humanizada posible porque, aunque nuestro
objetivo como farmacéuticos es colaborar en la curacion de la enfermedad y/o alivio
de los sintomas mediante los tratamientos disponibles, los pacientes también necesi-
tan y demandan que los cuidemos y acompafiemos a lo largo de su enfermedad.

En definitiva, este libro pretende dar a conocer y acercar la labor de los farmacéuticos
de hospital a los pacientes con EERR, a sus familias y al resto profesionales sanitarios
implicados en su cuidado.

Los autores
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CAPITULO |
INTRODUCCION

I. ;QUE SON LAS ENFERMEDADES RARAS?

Las enfermedades raras (EERR) engloban un conjunto de trastornos con escasa preva-
lencia en la poblacién. En la Unién Europea (UE) se definen como aquellas que tienen
una prevalencia inferior a 5 casos por cada 10.000 habitantes. Esta definicion no es
universal, sino que cambia de unos paises a otros. Asi, en Estados Unidos (EEUU) se
define como aquella enfermedad que afecta a menos de 200.000 personas (prevalen-
cia de 1:1.200 aproximadamente) v en Japén cuando afecta a menos de 50.000 perso-
nas (1:2.500). Haciendo referencia a la prevalencia, también nos encontramos el con-
cepto de enfermedad ultra-rara, que es aquella que afecta a menos de | persona por
cada 50.000 habitantes.No obstante, una enfermedad rara no solo se define en funcion
de su baja prevalencia sino también por su relevancia clinica. En este sentido, este tipo
de enfermedades ponen en peligro la vida o conllevan una incapacidad cronica o
grave que implica una merma notable de calidad de vida para el paciente.'

La Organizacion Mundial de la Salud (OMS) estima que existen actualmente entre
5.000 y 8.000 EERR, por lo tanto, a pesar de tratarse de enfermedades poco frecuen-
tes de forma aislada, en su conjunto son importantes ya que afectan a alrededor de
25 millones de individuos en los Estados Unidos, unos 30 millones en la UE y a mas
de 300 millones de personas en todo el mundo. En nuestro pais, unos 3 millones de
ciudadanos espanoles se ven afectados por alguna enfermedad rara. Se ha de tener
en cuenta que una enfermedad puede ser considerada como rara en algunos paises
por su baja prevalencia, pero no en otros. Asi, muchas enfermedades tropicales fre-
cuentes en Africa son consideradas raras en la UE.'
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Cerca del 80% de estas enfermedades son de origen genético, seguidas de enferme-
dades de etiologfa infecciosa, inmunitaria y secundarias a intoxicaciones. No obstante,
la causa sigue siendo desconocida para muchas de ellas. A pesar de que frecuente-
mente se asocia la idea de enfermedad rara con la infancia debido al origen mayori-
tariamente genético de estas enfermedades, en realidad mds de la mitad de los casos
comienzan a manifestarse durante la vida adulta, apareciendo Unicamente entre un
3-4% de los casos en recién nacidos. Se trata de enfermedades con una importante
complejidad diagndstica, debido a su cardcter multiorgdnico y al escaso conocimiento.
Un tercio de los pacientes con EERR tardan de | a 5 afios hasta llegar a un diagnds-
tico correcto y un 5% de pacientes, mds de seis afios. En su mayorfa conducen a
enfermos crénicos con lesiones invalidantes, lo que conlleva a una importante dismi-
nucién de la calidad de vida y una dependencia funcional de sus familiares y del siste-
ma sanitario.'

No existe un listado unico de EERR, elaborado de manera consensuada, que permita
conocer cudles son estas enfermedades. La Recomendacion del Consejo de la Unidn
Europea (2009/C 151/02) relativa a una accién en el dmbito de las enfermedades
raras, declard la necesidad de una clasificacién y codificacién apropiadas de todas las
EERR para darles la visibilidad y el reconocimiento necesarios en los sistemas sanita-
rios nacionales.”

Existen varios sistemas de codificacion de EERR y entre ellos se encuentran:

m La Clasificacidn Internacional y Estadistica de Enfermedades y Problemas Re-
lacionados con la Salud también conocida como Clasificacion Internacional
de Enfermedades (CIE) que determina la clasificacién y codificacion de las
enfermedades y una amplia variedad de signos, sintomas, circunstancias socia-
les y causas externas de enfermedades. La edicién mas reciente de la CIE es
la décima, CIE-10. Tiene su origen en la «Lista de causas de muerte», cuya
primera edicion editd el Instituto Internacional de Estadistica en 1893. La
OMS se hizo cargo de la misma en 1948, en la sexta edicidn, la primera en
incluir también causas de morbilidad. Actualmente, estd en vigor el CIE-10
pero el pasado 18 de junio de 2018, la OMS publicé la nueva edicidén de su
manual de enfermedades. Esta edicién (CIE-11) entrard en vigor en 2022
para sustituir a la vigente CIE-10 desde 1990. Casi 500 EERR tienen un cddi-
go especifico en CIE-10.

= La Nomenclatura Sistematizada de Términos de Medicina Clinica (SNOMED
CT) esta dirigida por la Organizacién Internacional para el Desarrollo de la
Normalizacién de la Terminologfa Sanitaria y esta disponible en mds de 50
paises. Se ha aprobado como la terminologia estandar en el Servicio Nacional
de Salud del Reino Unido e incluye no solo la clasificacién por enfermedad,
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sino otras dreas de terminologia médica. Casi 3.000 EERR tienen un cddigo
SNOMED CT especffico.

m Orphanet es la base de datos de EERR mds completa publicada y ha atribui-
do un identificador Unico vy estable, el cddigo ORPHA, a cada enfermedad
rara. Cada una de las casi 7.000 EERR incluidas en la web de Orphanet tie-
nen este cdédigo, lo que implica que es el sistema de codificacién con mas
EERR recogidas.

2. ;QUE SON LOS MEDICAMENTOS HUERFANOS?

Asociado al concepto de EERR se encuentra el de medicamento huérfano que segin
el Reglamento (CE) 141/2000 del Parlamento Europeo y del Consejo de la Unidn
Europea?, se define como aquel medicamento que:

|. Se destina a establecer un diagndstico, prevenir o tratar una enfermedad que
ponga en peligro la vida o conlleve una incapacidad crdnica y que afecte a
menos de 5 personas por cada 10.000 en la UE.

2. Sea improbable que, sin incentivos, la comercializacidén de dicho medicamen-
to no genere suficientes beneficios para justificar la inversién necesaria.

3. No exista ningln método satisfactorio alternativo o, qué de existir, el trata-
miento propuesto aportarfa un beneficio considerable.

Generalmente, el desarrollo de un medicamento es un proceso largo, complejo,
arriesgado y costoso. Se estima que el coste de desarrollo se sitda entre 250 y 500
millones de ddlares situdndose el periodo medio de desarrollo entre 10y 14 afios. En
el caso de los medicamentos huérfanos (MMHH), las dificultades inherentes al desa-
rrollo de farmacos se ven incrementadas por el escaso conocimiento de la fisiopato-
logia de la enfermedad, la falta de modelos preclinicos especificos, el infradiagndstico,
el reducido ndmero de expertos clinicos y la dificultad en realizar ensayos clinicos por
el reducido tamafio muestral o la falta de variables clinicas validadas, lo que eleva
tanto la inversion necesaria para desarrollar un nuevo tratamiento como la incerti-
dumbre asociada a su efectividad. Ademads, las empresas deberdn recuperar la inver-
sidn realizada en |+D+i con ventas a un nimero muy reducido de pacientes antes de
que expire la correspondiente patente.

Para salvar estas dificultades y apoyar el desarrollo de MMHH, se definié un marco
legislativo especffico, siendo EEUU el primer pais en el que se observd la necesidad
de desarrollar una legislacién. En 1983 se promulgé la Ley de Medicamentos Huér-
fanos en EEUU, que inclufa exclusividad de mercado durante 7 afios, ayudas para la
realizacion de ensayos clinicos y exencidn de tasas para actividades reguladoras. To-
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das estas medidas se ofrecian a las compafifas farmacéuticas para la puesta en mar-
cha de programas de investigacion y desarrollo de nuevos medicamentos para EERR.
Ademds de incentivos econdmicos, también se les ofrecia protocolos de asistencia,
acceso a subvenciones especificas y asesoramiento para el desarrollo.® Posterior
mente se publicaron normas similares en Japon (1993), en Australia (1997) y tam-
bién en la UE (2000).

3. POLITICA SANITARIA EUROPEA DE MMHH

La legislacion que regula los MMHH en la UE se encuentra recogida en estos dos
documentos:

= Reglamento (CE) n° 141/2000 del Parlamento Europeo y del Consejo, de 16
de diciembre de 1999, sobre medicamentos huérfanos (Diario oficial n° L
018 de 22/01/2000 p. 001-005).2

= Reglamento (CE) n° 847/2000 de la Comisién, de 27 de abril de 2000, por el
que se establecen las disposiciones de aplicacion de los criterios de declara-
cion de los medicamentos huérfanos vy la definicién de los conceptos de

“medicamento similar” y “superioridad clinica”. (Diario oficial n® L 103 de
28/04/2000 p.005).*

Los pasos que siguen los MMHH hasta conseguir la comercializacidn se enumeran a
continuacion.

PASO I: Designacidn de un medicamento como Huérfano

A raiz del Reglamento (CE) n° 141/2000, se cred el Comité de Medicamentos Huér
fanos de la Agencia Europea para la Evaluacion de Medicamentos (COMP), organis-
mo responsable de revisar las solicitudes para la designacion de medicamentos como
huérfanos. Es el laboratorio farmacéutico el que solicita la designacion huérfana al
COMR Podrdn hacerlo en cualquier fase del desarrollo del medicamento, antes de
que se haya solicitado una autorizacién de comercializacion. No obstante, también
podrd solicitarse la declaracidn para una nueva indicacidn terapéutica de un medica-
mento que ya esté autorizado. En tal caso, el titular de la autorizacion de comerciali-
zacién deberd solicitar otra autorizacion, que serd vdlida Unicamente para la indica-
cion o indicaciones huérfanas.

La concesion de la designacion huérfana permite inscribir el medicamento en el «Re-
gistro comunitario de MMHH> y conlleva importantes incentivos:

= Asistencia por parte de la Agencia Europea del Medicamento (EMA) en la
elaboracidn de protocolos de investigacion.
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m Procedimiento centralizado de autorizacion. Todos los MMHH serdn aproba-
dos de manera centralizada por la EMA.

= Reduccidn de tasas para las solicitudes.

= Exclusividad del mercado durante 10 afios en caso de que se apruebe el
medicamento. Sélo se aprobard otro medicamento huérfano similar para la
misma indicacién si aporta un beneficio considerable. Este periodo de exclu-
sividad se alarga dos afios mds si con el medicamento se ha realizado un
programa de investigacién pedidtrica acordado con la EMA, independiente-
mente de que, al final, se obtenga o no la indicaciéon en nifios.

= Facilidad para acceder a financiacién publica para la investigacion.
= |ncentivos adicionales para pequefias y medianas empresas.

Sin embargo, la designacién de un medicamento como huérfano es sélo un paso
preliminar y no garantiza su uso en la condicidn designada ni implica necesariamente
que el producto satisfaga los criterios de eficacia y seguridad. Para la concesion de la
autorizacién de comercializacidn deben realizarse los ensayos clinicos pertinentes,
como en cualquier otro medicamento.

En el ditimo informe de la EMA del periodo 2000-2020, de las 3.678 solicitudes de
designacion de medicamentos huérfanos, el 64,8 % recibieron una opinién favorable
del COMP llegando a autorizarse sélo 224 medicamentos huérfanos (8,7%): 190
autorizaciones nuevas y 34 extensiones de indicacién.

PASO 2: Realizacién de Ensayos Clinicos

La puesta en marcha de un ensayo clinico para la valoracién de un farmaco huérfa-
no presenta una complejidad afadida con respecto al resto de medicamentos. En
primer lugar, el promotor debe hacer frente a los elevados costes de la investiga-
cidn, puesta en marcha y obtencidn de autorizaciones para el desarrollo del estu-
dio. Por otro lado, los estudios de EERR se diferencian sustancialmente del resto
por el limitado nimero de pacientes al que van dirigidos; ello conlleva varias dificul-
tades, como el reclutamiento de un nimero de individuos suficiente para realizar
ensayos o la complicacidn para asegurar la proteccidn de datos cuando se trata de
estudios con escasos pacientes, necesaria para todo estudio de investigacion tal
como se recoge en la Ley. Este hecho diferenciador se ha recogido por la normati-
va de UE y la espafiola, aceptando la autorizacién de farmacos huérfanos con re-
servas, aun con ensayos en un ndmero reducido de pacientes, y pudiéndose adop-
tar medidas especiales en relacion con su fabricacion, régimen econdmico, fiscal, de
distribucidn y dispensacion.
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Actualmente, de acuerdo con el Registro de Ensayos Clinicos de la Unién Europea
(https://www.clinicaltrialsregistereu/ctr-search/search) de los 18.364 ensayos en mar-
cha registrados en Abril del 2021, el 6,8 % (1.253) se corresponde a ensayos en EERR
para farmacos con designacion huérfana en la indicacidn. Restringiendo la busqueda
a aquellos ensayos activos en los que participa Espafia del total de 6.268, el 10,1 %
(636) se corresponden a farmacos con designacion huérfana.

PASO 3: Autorizaciéon Europea

Una vez completados los ensayos clinicos correspondientes, los MMHH tienen que
someterse obligatoriamente al procedimiento centralizado europeo de autorizacion
de comercializacion establecido en el Reglamento (CE) n° 726/2004 por el que se
establecen procedimientos comunitarios para la autorizacién y el control de medica-
mentos de uso humano.®

La autorizacién de comercializacién de un medicamento por parte de la EMA puede
ser de 3 tipos, en funcién del nivel de evidencia aportado:

= Autorizacién normal o estandar: cuando se aporta evidencia completa so-
bre la eficacia, seguridad y calidad del medicamento en cuestién.

m Condicional: cuando los datos no son todavia completos. La compafiia estd
obligada a la realizacién de estudios adicionales y la autorizacién se renueva
anualmente hasta que se hayan completado los estudios y, entonces, pasa a tener
una autorizacién normal. Sdlo se conceden para necesidades médicas insatisfe-
chas con el objetivo de proporcionar un acceso temprano al medicamento.

La autorizacién condicional siempre se concede por el Comité de Medica-
mentos de Uso Humano de la EMA (CHMP), no a solicitud del titular del
medicamento, y tiene cuatro requerimientos: a) que la relacion beneficio/
riesgo sea positiva, b) que el solicitante esté en disposicidon de proporcionar
datos completos de ensayos clinicos, ¢) que se trate de una necesidad médi-
ca no cubierta, y d) que el beneficio para la salud publica supere los riesgos.
Una autorizacién condicional estd sujeta al cumplimiento de obligaciones es-
pecificas por parte del titular (presentacién de resultados de ensayos clinicos
en marcha, estudios de seguridad, registros, etc.) que tienen que ser publica-
das y son revisadas anualmente. Cuando se considera que los datos estdn
completos, la autorizacidn deja de estar condicionada y se concede una au-
torizacion completa.

m Bajo circunstancias excepcionales: cuando el solicitante pueda demostrar
que no es posible suministrar datos completos sobre la eficacia y seguridad
del medicamento para el que se solicita la autorizacion. Suele estar motivado
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por la rareza de la enfermedad a la que estd destinado, el limitado conoci-
miento cientffico en el drea de que se trate o por consideraciones éticas in-
volucradas en la recopilacion de esos datos. La informacidn se revisa anual-
mente para reevaluar el balance beneficio-riesgo.

Cuando se concede la autorizacion condicional, se prevé que en un tiempo relativa-
mente breve se generen suficientes datos clinicos para conseguir una autorizacién
normal. En el caso de las autorizaciones por circunstancias excepcionales no se es-
pera que eso sea posible.

Como se ha comentado, los ensayos clinicos de los MMHH son ensayos con un nu-
mero muy reducido de pacientes muy heterogéneos, sin alternativas terapéuticas
vdlidas que sirvan como comparador y con escaso seguimiento vy duracion, lo que
dificulta la obtencidn de evidencia cientffica suficiente sobre sus resultados. Esto con-
lleva que un gran nimero de los MMHH se encuentren comercializados en “‘condi-
ciones especiales”.

La EMA hizo publico el informe para hacer balance de los dltimos 10 afios en lo que
respecta a la asignacion de autorizaciones condicionales de comercializacidon y mos-
traba que se han convertido en una herramienta relevante para acelerar el acceso a
la innovacion terapéutica. De 2006 a junio de 2016, periodo que abarca la publica-
cién, se concedieron 30 aprobaciones condicionadas a la presentacion de datos adi-
cionales (14 correspondian a MMHH). Al final del periodo estudiado, I | de las 30 se
habfan convertido en autorizaciones convencionales, 2 fueron retirados por razones
comerciales y |7 continuaron manteniendo el estatus de condicional. Como sintoma
de la rigurosidad del procedimiento, la EMA sefialé que ninguna de las 30 autoriza-
ciones condicionales habia sido revocada o suspendida.’

Si'ya es dificil estudiar la eficacia de medicamentos para EERR adn lo es mds la seguri-
dad. En el momento de la comercializacion, suele haber muy pocos datos para valorar
el balance beneficio-riesgo, lo que hace imprescindible la existencia de programas de
seguimiento post-autorizacion y las autoridades sanitarias se deben comprometer a
hacer un seguimiento muy riguroso de su utilizacién en la clinica.

PETICION DELA AUTORIZACION
AUTORIZACION DE
COMERCIALIZACION

PETICION DELA

DESIGNACION DESIGNACION EVALUACION COMERCIALIZACION

FUACION DE PRECIO
FINANCIACION

ASISTENCIAENEL
PROTOCOLO

EVALUACION ACELERADA
PROGRAMA PRIME

compaRia FcA

Figura |.I. Procedimiento de autorizacion y comercializaciéon de MMHH en la UE
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4. COMERCIALIZACIONY FINANCIACION POR EL SNS: EL PASO PREVIO AL
ACCESO DE MMHH

No obstante, que un medicamento huérfano tenga la autorizacion comunitaria de
comercializacién no significa que esté ya a disposicion de los pacientes. Después de
este primer paso, el medicamento debe pasar por los organismos administrativos de
cada pafs para gestionar su puesta en el mercado (condiciones de financiacion y pre-
cio). Cada estado negocia el precio por separado con las compafiias farmacéuticas, lo
que supone una gran variabilidad intercomunitaria, ya que las condiciones de comer-
cializacion de un mismo medicamento pueden ser muy diferentes en funcidn del pafs
en que nos encontremos.

Concretamente en Espaiia, la autorizacién de comercializacion de los medicamentos
corre a cargo de la Agencia Espafiola de Medicamentos y Productos Sanitarios
(AEMPS), adscrita al Ministerio de Sanidad, Servicios Sociales e Igualdad (MSSSI), de
acuerdo con criterios de eficacia, seguridad de la EMA. Seguidamente, es la Direccidn
General de Cartera Bdésica de Servicios del Sistema Nacional de Salud y Farmacia
(DGCYF) del MSSSI quien decide si el producto es de interés para su inclusion en la
lista de medicamentos financiados por el Sistema Nacional de Salud (SNS). Segun el
Real Decreto Legislativo 1/2015, por el que se aprueba el texto refundido de la Ley
de garantias y uso racional de los medicamentos y productos sanitarios®, la inclusion
de medicamentos en la financiacién del SNS se realiza teniendo en cuenta distintos
criterios generales, objetivos y publicados, entre los que se encuentran la gravedad de
la enfermedad, el valor terapéutico y social del medicamento o la disponibilidad de
alternativas, entre otros.

El siguiente paso, una vez decidida la financiacion de un medicamento por parte del
SN, es la fijacidn del precio méximo por parte de la Comisidn Interministerial de
Precios de Medicamentos (CIPM), adscrita al MSSSI. La CIPM se encarga de fijar los
precios caso a caso, de modo motivado y conforme a criterios objetivos, conside-
rando por un lado la documentacion aportada por la compafifa farmacéutica y por
otro los andlisis de coste-efectividad, de impacto presupuestario y los informes que
elabora el Comité Asesor para la Financiacién de la Prestacién Farmacéutica del
SNS. Si un medicamento se considerara de bajo o nulo interés terapéutico, la CIPM
podria decidir no financiarlo, trasladando esta la decisién de no financiacién emitida
a la DGCYF quien tendrfa la Ultima palabra respecto a la financiacién del medica-
mento en cuestion.

El dltimo paso en el proceso de introduccién de medicamentos innovadores se pro-
duce desde el dmbito autonémico. Desde 2002, afio en el que se completaron las
transferencias competenciales en materia de sanidad, les corresponde a las diferentes
comunidades auténomas (CCAA) gestionar v financiar los servicios sanitarios. Distin-
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tos organismos (agencias de evaluacién de tecnologias sanitarias, comités de evalua-
cion, comisiones de farmacia y terapéutica de los hospitales, etc.) sirven de apoyo a
la toma de decisiones sobre la incorporacion efectiva de los medicamentos a la
practica asistencial. En el proceso intervienen distintos agentes, por lo que se produce
una evaluacion sucesiva, muchas veces de los mismos datos, en funcién de la utilidad
final para cada uno de ellos. Para evitar una evaluacién redundante con el consecuen-
te consumo de recursos vy la generacién de inequidades en el sistema, el MSSSI ins-
taurd en 2013 los informes de posicionamiento terapéutico (IPT), que condensan en
un unico informe, reconocible por todo el SNS, la evidencia cientffica sobre un nuevo
medicamento. En el siguiente capftulo hablaremos ampliamente de ellos.

5. PANORAMA ACTUAL DE ACCESO A LOS MMHH EN ESPANA

Para la totalidad de las 7.000 EERR, solo existfan a fecha de diciembre de 2020, 224
tratamientos aprobados por la EMA (190 nuevos MMHH y 34 extensiones de indi-
caciones), siendo cerca de la mitad antineopldsicos e inmunomoduladores seguidos
de medicamentos para EERR metabdlicas (17%) (Figura 1.2). Se considera que el
95% de las EERR no dispone de ninglin tratamiento aprobado. Segin el Instituto
Nacional de Salud de EEEUU (NIH), de seguir con el ritmo actual de investigacién vy
aprobacién subsiguiente se tardarian 10.000 afios en conseguir medicamentos o tra-
tamientos fiables para las EERR que existen.

5 ; M A Aparato digestivo y metabolismo
— @ V; 3% 1’1’4% p g Y

m B Sangrey liquidos corporales

m C Aparato cardiovascular
H Terapia hormonal

mL Antineoplasicos

m M Aparato locomotor

m N Sistema nervioso

W R Aparato respiratorio

mS Organos de los sentidos

mV Varios

@ m) Antiinfecciosos

Figura 1.2. Distribucion de MMHH autorizados por la EMA hasta 2020 segin grupo terapéutico.
Figura adaptada del informe EMA 2000-2020.°

Quizas el reto mas importante que tenemos en relacién con los nuevos medicamen-
tos es el de ser capaces de desarrollarlos con rapidez, para facilitar su pronta puesta a
disposicién de clinicos y pacientes sin menoscabar la confianza en su seguridad clinica.
El momento adecuado para autorizar la comercializacién de un medicamento deberia
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ser aquél que ni demorara innecesariamente su acceso a los pacientes, ya que puede
suponerles una ventaja relevante para su salud, ni tampoco los expusiera a un balance
de beneficios y riesgos todavia demasiado incierto. Es por eso que desde la EMA se
han creado diferentes programas para acelerar el acceso a los MMHH.

El articulo 149 del Reglamento (CE) No 726/2004, establece que cuando se solicita
una autorizacidn de comercializacidon para un producto que tiene un interés impor-
tante desde el punto de vista de la salud publica y en particular desde el punto de
vista de la innovacién terapéutica, el solicitante puede pedir una evaluacién acelera-
da.® En estas circunstancias, el tiempo se reduce a |50 dias de evaluacion. Segin el
Informe Anual 2020 de la EMA, en 2020 hubo 23 solicitudes para acelerar la evalua-
cion de medicamentos, de las que |12 se aceptarony | | se denegaron. Finalmente se
concedid la evaluacidn acelerada a 6 farmacos, 3 de los cuales son MMHH (Blenrep,
Givlaari, Oxlumo).”

En 2014, la EMA lanzé su Programa piloto de licencia adaptativa.'”” Se trata de la
aprobacidn rdpida de un medicamento para una poblacidn de pacientes restringida y
una necesidad médica no cubierta sobre la base de pequefios estudios clinicos inicia-
les. Tras la primera aprobacidn le siguen adaptaciones progresivas de la autorizacion
para ampliar el acceso al medicamento a una poblacidon mds amplia en base a los
datos recogidos de eficacia y seguridad de su uso en prdctica clinica real y ensayos
clinicos en marcha. Las licencias adaptativas se basan en los procesos regulatorios
existentes, y tienen la intencidn de extender el uso de elementos que ya estdn en
marcha, incluyendo el asesoramiento cientifico y centralizado del uso compasivo, la
autorizacién condicional de comercializacién (para medicamentos que tratan condi-
ciones que amenazan la vida), los registros de pacientes v las herramientas de farma-
covigilancia, que la recogida de los datos de la vida real y el desarrollo de planes de
gestidon de riesgos permitirdn. Para que el resultado de los esquemas de desarrollo
adaptativo sea el esperable; desarrollo, autorizacion y acceso deben ser vistos como
un continuo mds que como pasos separados. Los esquemas de desarrollo adaptativo
deben ser considerados como una forma realista para aproximar la decision de auto-
rizar de una forma gradual, y no como un fendmeno todo/nada, habitual en el cldsico
proceso regulatorio de autorizacidén de medicamentos. Sin embargo, siguen existien-
do muchas dudas asociadas a este mecanismo: cdmo, quien y cuanto se deberd pagar
por ese medicamento en las primeras fases, si se deberd aceptar incertidumbre en
eficacia pero no en seguridad, si la eventual disminucién en los costes de desarrollo
se trasladard a los costes finales del producto, si es posible controlar el uso fuera de
indicacion de este tipo de medicamentos o en qué medida los datos de préctica cli-
nica real (real world data) pueden sustituir a los de ensayos clinicos y cdmo se van a
trasladar a la regulacion de los mismos.
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En 2016, la EMA anuncié el lanzamiento oficial del programa PRIME (Medicamentos
Prioritarios).!" El marco se focaliza en farmacos que pueden ofrecer una amplia ven-
taja terapéutica sobre los tratamientos existentes, o beneficiar a pacientes que no
disponen de opciones de tratamientos. Estos fdrmacos son considerados farmacos
prioritarios dentro de la UE. La EMA ofrece apoyo temprano y proactivo a los desa-
rrolladores de estos medicamentos (pequefias o medianas empresas o universida-
des) lo que permite que los pacientes puedan beneficiarse de un acceso temprano a
estas terapias. Al engarzarse en el desarrollo temprano, PRIME refuerza el disefio de
los ensayos clinicos para facilitar asf la generacidn de datos de alta calidad, de cara a
la posterior autorizacién de comercializacién. Desde el inicio del programa se han
presentado 324 solicitudes aceptdndose 84, dado que el programa se reserva para
aquellos medicamentos que aportan mayores ventajas terapéuticas. No obstante, la
tasa de medicamentos incluidos en el programa se ha incrementado pasando del
23% en 2018 hasta 33% en 2020 y 8 de los 20 medicamentos incluidos en el progra-
ma PRIME en 2020 han sido recomendados para su aprobacion siendo 7 de ellos
MMHH (Blenrep, Tecartus, Givlaari, Hepcludex, Zolgensma, Idefirix y Oxlumo).”

Desde el dmbito nacional, el Real Decreto 1015/2009 que regula los medicamentos
en situaciones especiales'?, también permite un acceso temprano a medicamentos
no comercializados todavia en Espafia. En el Real Decreto mencionado se define uso
compasivo de medicamentos en investigacion como la utilizacién de un medicamento
antes de su autorizacion en Espafia en pacientes que padecen una enfermedad cré-
nica o gravemente debilitante o que se considera pone en peligro su vida y que no
pueden ser tratados satisfactoriamente con un medicamento autorizado. El medica-
mento de que se trate deberd estar sujeto a una solicitud de autorizacién de comer-
cializacion, o bien deberd estar siendo sometido a ensayos clinicos. Ademds, se esta-
blece que el acceso a estos medicamentos se podrd realizar como autorizacion de
acceso individualizado (paciente a paciente) o bien autorizaciones temporales de
utilizacién (grupo de pacientes). El uso compasivo beneficia a pacientes que no pue-
den ser tratados de manera satisfactoria con las alternativas terapéuticas comerciali-
zadas o que no pueden incluirse en los ensayos clinicos en proceso vy deberfa ser la
via por la que se canalizara la obtencion de datos de préctica clinica real como com-
plemento a los ensayos clinicos.

En lo que va de siglo, la aprobacién de MMHH se ha multiplicado por diez y el nime-
ro de profesionales que los laboratorios farmacéuticos han puesto a trabajar en in-
vestigacion y desarrollo de estos farmacos ha pasado de 2.000 a 5.000, segin datos
de Farmaindustria. Entre los principales motivos de este impulso estdn los importan-
tes avances tecnoldgicos que han ido apareciendo afio tras afio, y también el desarro-
llo incesante de normativas diversas y favorables en Europa que parten del Regla-
mento (CE) n° 141/2000, pero todavia queda mucho por hacer, sobre todo en lo que
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respecta al acceso de los pacientes a los pocos tratamientos que existen.”* Asi o
manifiesta la actualizacién del estudio ENSERio publicado en 2018 por la Federacién
Espaiola de Enfermedades Raras (FEDER) en el que se concluye que el 20% de pa-
cientes sufren retrasos diagndsticos superiores a los 10 afios y en otro 20% las de-
moras ascienden a 4-9 afios. Junto a ese retraso diagndstico, la inexistencia de un
tratamiento o el elevado precio del mismo, son algunas de las principales causas por
las que el 47% de los pacientes aseguran tener dificultades para acceder a los farma-
cos que necesitan.'*

Segun el dltimo Informe de acceso de la Asociacion Espaiola de Laboratorios de
Medicamentos Huérfanos y Ultrahuérfanos (AELHMU)", durante el afio 2020 la
EMA autorizd la comercializacion de |8 nuevos MMHH, lo que representa un incre-
mento del 13% en un solo afio, sumando a fecha de 31/12/20, un total de |16
MMHH autorizados con designacion huérfana vigente.

De estos | 16 MMHH, 99 (85%) han adquirido cédigo nacional en Espafia, 51 (44%)
disponen de autorizacién de comercializacién en nuestro pais y sélo 46 (40%) estan
financiados por el SNS.

De la lectura de la figura anterior se puede deducir que entre 2019 vy 2020, las solici-
tudes de cddigo nacional, las autorizaciones de comercializacién nacionales y el nime-
ro de MMHH financiados por el SNS han disminuido en nuestro pais. Concretamente
en el afio 2020, se financiaron solo 5 nuevos MMHH, lo que supone 4 medicamentos
menos que en 2019, una disminucion de un 45% en un solo afo (Figura |.3). Esta
realidad podria alejar la disponibilidad de las innovaciones farmacéuticas para los pa-
cientes espafioles con EERR respecto a otros paises de nuestro entorno.
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Figura |.3. Comparativa de datos de acceso 2016-2020 en la UE y Espafia.
Figura adaptada del Informe de acceso de AELMHU 2020."
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Ademds, si analizados el periodo completo 2016-2020, estamos ante los peores
resultados del dltimo lustro. La proporcion de nuevos MMHH financiados por el
SNS respecto a los nuevos MMHH con autorizacion de comercializacién europea
era del 54,5% en 2016 y se sitda en el 27,8% en 2020, lo que lleva a una caida del
26,7% en 5 afos. Mas alld de todos los porcentajes, estas cifras lo que revelan es que,
en 2020, solo 4 de cada 10 MMHH autorizados en Europa han llegado finalmente a
los pacientes espafioles.

Los tiempos de espera para lograr financiacidn publica de un medicamento huérfano
son otro gran escollo segln el mismo informe de acceso de AELHMU 2020. En los
ultimos afios, tenfamos una media en los tiempos de espera de 12,1 meses en 2018
y de 13,9 meses en 2019. Sin embargo, este pasado afio 2020, el tiempo promedio
en nuestro pais aumentd |9 meses alcanzando los 33,1 meses de media. Ademds, de
los 5 MMHH que finalmente lograron financiacidn publica en 2020, 3 de ellos tuvie-
ron que esperar mas de 4 afios para obtener una decisidn de precio y reembolso.Y
la tendencia es similar para algunos de los 53 medicamentos que estdn pendientes de
financiacion positiva a fecha 31/12/20; un 54% de los mismos lleva mds de 3 afios
esperando decisidn de financiacién."

Estas dificultades en el acceso a los tratamientos surgen como consecuencia, por un
lado, de la incertidumbre existente sobre su efectividad y por otro, del elevado
coste que tienen los MMHH. La baja prevalencia de las enfermedades dificulta el
desarrollo de ensayos clinicos vy, frecuentemente, conlleva que la evidencia cientifi-
ca disponible para este tipo de medicamentos sea poco robusta. Asi pues, se ha
observado que los ensayos clinicos de los MMHH autorizados presentan menor
fortaleza en lo que hace referencia al nimero de estudios confirmatorios, tamafio
de la muestra, aleatorizacidn, enmascaramiento, utilizacién de comparadores o va-
riables principales de estudio, en relacién con los ensayos clinicos realizados por
medicamentos destinados al tratamiento de enfermedades mds prevalentes. El
otro gran problema con los MMHH es su elevadisimo precio que puede dificultar
el acceso por parte de los pacientes, socavar la sostenibilidad financiera del sistema
sanitario y crear problemas de equidad respecto a otros pacientes con enfermeda-
des igualmente graves. Se argumenta que el elevado precio de los medicamentos
huérfanos se justifica por los elevados costes de investigacion y desarrollo para un
mercado reducido. En este aspecto, hay estudios que corroboran que el precio de
estos medicamentos es inversamente proporcional a la prevalencia de las enferme-
dades para las que estdn indicados, siendo los medicamentos ultra-huérfanos los de
precio mas elevado. De hecho, los 10 medicamentos mas caros del mercado esta-
dounidense son ultra-huérfanos.
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CAPITULO 2
EVALUACIONY SELECCION

DE MEDICAMENTOS

I. AMBITOS DE LA EVALUACION DE MEDICAMENTOS

I.1.Agencias Estatales y Comités Regionales

La relevancia sanitaria y econdmica que tienen las politicas de medicamentos en todos
los pafses de nuestro entorno hacen que sea necesario dotarse de estructuras que
se encarguen de la evaluacion continua tanto de los nuevos medicamentos que apa-
recen en el mercado como de la revisién periddica de aquellos que ya llevan tiempo
en él. Estas estructuras son las llamadas Agencias de evaluacion de medicamentos,
y entre ellas destacan como las més conocidas la AEMPS espafiola, la EMA europea,
la FDA estadounidense, la CADTH canadiense, el IQWIG aleman, la AIFA italiana, el
NICE britanico, el SIGN escocés, la HAS francesa, etc. Normalmente estas agencias se
encargan exclusivamente de la evaluacidn cientifica del medicamento para pasar esta
informacidn posteriormente a las estructuras nacionales que decidirdn si procede y
dependiendo del pafs, las condiciones de precio vy financiacién del medicamento.

En 2013 se cred un nuevo organismo de dmbito nacional, encargado de elaborar los
denominados Informes de Posicionamiento Terapéutico (IPT), en el que participan
representantes de las |7 CCAA, de la AEMPS y del Ministerio de Sanidad.' En dicho
organismo un gran ndmero de farmacéuticos de hospital aportan sus conocimientos
metodoldgicos para la elaboracién de los informes de los nuevos medicamentos, que
se espera que sean documentos de referencia y constituyan un apoyo sustancial para
las comisiones evaluadoras del resto de niveles asistenciales.
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Los objetivos de los IPT son:

= Ofrecer una evaluacién farmacoldgica y clinica comparativa de los medica-
mentos, ya que los actuales sistemas de evaluacion de eficacia, seguridad, ca-
lidad e informacidn, incluido el europeo, cumplen una funciéon decisiva, pero
solo llegan a comparar parcialmente los méritos relativos de los medicamen-
tos frente a las alternativas relevantes en la préctica clinica.

= Servir de fundamento, entre otras fuentes de conocimiento, a las decisiones
de seleccidn, prescripcion y uso racional de los medicamentos que se vayan
a adoptar por parte de los Comités de farmacia y terapéutica en los distintos
niveles asistenciales, asi como por parte de los propios clinicos.

= Ser referencia para la financiacidn selectiva v fijacién de precios de los medi-
camentos, dado que la evaluacién comparativa es imprescindible en las deci-
siones econdmicas.

= Remediar duplicidades en el trabajo, diferencias en las opiniones y decisiones
de los distintos érganos administrativos.

® |ncorporar aspectos de evaluacidon econémica comparativa e impacto presu-
puestario.

En la figura 2.1 se detalla el proceso de generacién de los IPT. En una primera fase se
lleva a cabo la evaluacidn de la efectividad y la seguridad comparadas y los criterios
de uso y seguimiento. En esta fase, tras la elaboracidn del informe original, distintas
sociedades profesionales laboratorios farmacéuticos y asociaciones de pacientes tie-
nen oportunidad de formular alegaciones al documento inicial, que son valoradas por
el equipo de redaccién. Posteriormente, en una segunda fase, tras el procedimiento
de fijacion de precio y financiacion, los IPT incorporan la valoracién econdmica y del
impacto presupuestario. El plazo que se establecid para la elaboracidn del primer IPT,
desde la decision positiva del CHMP de la EMA y la resolucion de autorizacion de la
Comisién Europea (autorizacion de la comercializacién) fue de 3 meses, con el fin de
que la informacion pudiese utilizarse para la decisién de precio v financiacion.

En la pdgina web del Ministerio de Sanidad (https//www.aemps.gob.es/medicamen-
tos-de-uso-humano/informes-de-posicionamiento-terapeutico/) estdan disponibles
todos los IPT publicados hasta la fecha, mds de 300 informes de los cuales casi un
tercio se corresponden con MMHH. La estructura de estos informes es fija y consta
de los siguientes apartados:

a) Titulo, donde se refleja principio activo, marca e indicacién solicitada.

b) Introduccidn, con exposicion breve del problema de salud donde intervendrd
el medicamento.
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Decision del CHMP Autorizacion de ~ Decisionde
comercializacién Financiacién/precio

3 meses

Elaboracion de
los informes

Asignacion de Liberacion del Incorporacion de
ponentes primer informe Informacion economica

Figura 2.1. Proceso de generacion de los IPT. Figura extraida del documento IPT
elaborado por la Comisién Permanente de Farmacia del SNS.!

) Descripcion del medicamento, indicacién, dosis v algunos otros aspectos ge-
nerales de interés.

d) Farmacologia (mecanismo de accidn, farmacocinética, etc.).
e) Eficacia, con exposicion de los ensayos clinicos en los que se basa la indicacion.
f) Seguridad, a partir de los ensayos clinicos.

g) Discusion, donde se valoran criticamente las debilidades y fortalezas de los
ensayos clinicos.

h) Conclusién.

i) Consideraciones finales, bibliografia y grupo de expertos que han participado
en el informe.

La incorporacién de medicamentos de alto impacto sanitario y/o econdmico en la
prdctica clinica, requiere implantar una polftica de medicamentos basada en la evalua-
cion y seleccidon de medicamentos, que permita conocer el valor terapéutico real del
medicamento, el lugar en la terapéutica, las condiciones de utilizacidn vy el coste de
eficacia incremental. Asimismo, es necesario desarrollar estrategias para hacer efecti-
VO un seguimiento continuado de los avances terapéuticos significativos y de los re-
sultados de salud en la poblacidn tratada. En este marco, muchas CCAA han creado
Programas o Comités Autonémicos de medicamentos de alto impacto sanitario y/o
econdmico para mejorar los resultados de salud de estos farmacos en la poblacién,
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contribuyendo a la sostenibilidad del sistema sanitario y garantizando la equidad en el
acceso a estos medicamentos. Concretamente, en la Comunidad Valenciana se cred
en 2018 el Subcomité Asesor en EERR de elevado Impacto Sanitario y Econémico
(SAISE de EERR) que establece criterios homogéneos de utilizacion de MMHH para
su uso eficiente y para la obtencion y evaluacién de resultados en salud. Previo al
inicio de tratamiento, dicho SAISE evalla la idoneidad del inicio de tratamiento y pe-
riddicamente evalla los resultados de efectividad y seguridad con el fin de autorizar
la continuacion o suspension del tratamiento.?

|.2. Comisiones de Farmacia y Terapéutica hospitalarias

El proceso de evaluacidn y seleccion de medicamentos en los hospitales es un pro-
ceso clave y estratégico, y a la vez es una tarea multidisciplinar y participativa en la
que intervienen distintos profesionales. Esta tarea se lleva a cabo en las Comisiones
de Farmacia y Terapéutica (CFT), estructuras bien asentadas en la mayoria de paises
europeos, con una alta homogeneidad en cuanto a su composicidn, funcionamiento
y herramientas de evaluacién, donde destaca la participacion universal de los farma-
céuticos de hospital.

En este contexto, desde hace afios, la experiencia de evaluacién de medicamentos
que se lleva a cabo en los hospitales espafioles es tan amplia como profunda. Los
servicios de farmacia hospitalaria tienen un papel clave en el desarrollo de las bases
conceptuales, los procedimientos y la metodologia de evaluacidn y seleccidn, asf
como en la elaboracién de informes y en el proceso de la toma y seguimiento de
las decisiones.

El proceso de seleccidn de medicamentos se empezd realizando en cada hospital
de forma independiente, con escasa colaboracion y coordinacién entre centros. Sin
embargo, la necesidad de avanzar en una metodologia comuin de evaluacién de
medicamentos, que garantizase la toma de decisiones de calidad en el marco del
sistema de salud planted la necesidad de una mayor coordinacion y colaboracion
horizontal entre los hospitales. Este fin impulsé la formacién del grupo de trabajo
GENESIS (Grupo de Evaluacidon de Novedades, EStandarizacion e Investigacidn en
Seleccidon de Medicamentos) en el seno de la Sociedad Espaiola de Farmacia Hos-
pitalaria (SEFH) en 2005.

Los objetivos principales del grupo GENESIS son desarrollar una metodologfa espe-
cifica para facilitar la realizacién de informes de evaluacién de nuevos medicamentos
mediante la aplicacién de procedimientos normalizados y ofrecer informacion para la
realizacién de evaluaciones de calidad, con la finalidad de que los informes se antici-
pen a la solicitud de los clinicos y sean de utilidad en el proceso de seleccién de los
hospitales espafioles.
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Para avanzar en la cooperacion transversal, el grupo GENESIS se planted la redaccién
de informes de referencia, mediante un sistema colaborativo. Este procedimiento se
inicié en el afio 2010, y en él de forma coordinada intervienen evaluadores de dife-
rentes centros hospitalarios. La version inicial del informe es sometida a una fase de
alegaciones con exposicién publica del documento en la pagina web del grupo de
acceso libre.Igualmente en esta fase se invita activamente a participar a las sociedades
cientfficas relacionadas y a las compafias farmacéuticas. Las alegaciones y propuestas
recibidas, tanto aceptadas como rechazadas, son incluidas en la version definitiva del
informe que se publica finalmente en la web del grupo junto con el posicionamiento
final recomendado.

Los instrumentos metodoldgicos, los modelos de evaluacién y el resultado de este
grupo de trabajo, se ofrecen y difunden en la medida que puedan ser de utilidad para
ser aplicados en los diferentes dmbitos en los que la evaluacion de medicamentos
es de interés. En la pdgina web de la SEFH se encuentran disponibles unos I.150
informes elaborados por distintos hospitales o mediante un sistema colaborativo
siguiendo el modelo GENESIS.? Igualmente se puede acceder y descargar el MADRE
4.0 (Método de Ayuda para la toma de Decisiones y la Realizacion de Evaluaciones
de medicamentos), que es un conjunto de herramientas para facilitar la realizacion de
informes de evaluacidn de forma ordenada vy sistemdtica. Consta bdsicamente de un
modelo estructurado de informe de evaluacién y de una aplicacion informédtica con
instrucciones y procedimientos, que incluye algoritmos, férmulas de calculo y enlaces
a fuentes de informacion. El modelo incorpora la evaluacién econémica como unos
de sus criterios basicos.

Actualmente es dificil cuestionar el papel que el farmacéutico de hospital desempe-
fia en la evaluacién vy seleccién de medicamentos, como viene constatdndose con
su trabajo en las CFT de los hospitales desde hace varias décadas y su proyeccidn
natural algo mds reciente en otros dmbitos de decisidn sanitaria. Los especialistas en
Farmacia Hospitalaria estan vinculados al proceso de evaluacidn y financiacion de las
CCAA como miembros de los comités centrales autondmicos (Andalucia, Catalufia
o Madrid), como miembros de los equipos técnicos que realizan los informes o a
través de su vinculacion a las CFT Hospitalarias, paradigma de lo cual es la regulacidn
de la Comunidad de Aragdn. A su vez determinadas CCAA y servicios de salud
(Aragdn, Asturias, Catalufia, Baleares, Comunidad Valenciana, Andalucia y Murcia) han
establecido la metodologia GENESIS como la metodologia preferente en el proceso
de evaluacién de medicamentos.
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2. NUEVAS METODOLOGIAS DE EVALUACIONYY PLANIFICACION

La nueva era de innovacion terapéutica en EERR es una gran oportunidad para el
cuidado de la salud de los pacientes con este tipo de enfermedades, pero plantea
desafios para la sostenibilidad de los sistemas de salud. En este contexto, se requiere
una mirada mas alld de los plazos habituales para poder hacer un adecuado andlisis,
evaluacion y posicionamiento de las innovaciones terapéuticas que ademds permitan
implementar nuevos enfoques de pago por resultados de estas tecnologias disrupti-
vas de manera temprana.

Son necesarias nuevas herramientas para poder alcanzar el doble objetivo de sosteni-
bilidad y accesibilidad en tiempos razonables, y el Horizon Scanning se plantea como
una herramienta eficiente en el apoyo de la toma de decisiones y el uso racional de
los recursos disponibles.

Ademds, el proceso de precio y reembolso de los MMHH es complejo y contro-
vertido. Por una parte, las restricciones presupuestarias exigen un uso eficiente de
los recursos limitados y el establecimiento de prioridades. Por otra parte, estable-
cer el valor real que aportan los MMHH no es facil, dada la incertidumbre asociada
a la evolucidn de la patologla, la escasez de evidencia y de alternativas terapéuticas
con las cuales comparar su beneficio clinico. Asimismo, la baja frecuencia de la en-
fermedad, que en muchos casos se caracteriza por ser grave, progresiva, crénica e
incapacitante, con sus correspondientes consecuencias clinicas, econdmicas y so-
ciales, hacen de la evaluacién de los MMHH un tema espinoso que es fundamental
abordar desde un punto de vista mucho mds amplio que el de la evaluacién eco-
némica convencional. Esto, sumado a la heterogeneidad internacional de métodos
utilizados para tomar las decisiones de autorizacién y fijacion de precio, hacen
cada vez mds necesario que los decisores sanitarios cuenten con herramientas
metodoldgicas adecuadas para guiar sus decisiones de planificacién, priorizacion y
asignacion de recursos.

En las Ultimas décadas las herramientas de decisidon mas utilizadas han sido la evalua-
cion econdmica y el andlisis de impacto presupuestario. Sin embargo, actualmente los
decisores estdn contemplando cada vez mds aspectos; factores clinicos y no clinicos
que no son tomados en cuenta por estas herramientas, sobre todo en el dmbito de
las EERR. Algunos de estos factores o criterios son: la gravedad de la enfermedad, la
disponibilidad o no de alternativas terapéuticas, el tamafio de la poblacidn afectada,
los resultados reportados por los pacientes, la adherencia y persistencia al tratamien-
to, la calidad de la evidencia disponible, el grado de grado de innovacion tecnoldgica o
el valor para la salud publica.* Sin embargo, el problema radica en que, por lo general,
no suele explicitarse el tipo de criterios que considera el decisor y la importancia
concreta que le da a cada uno de ellos, produciéndose una falta de transparencia
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en los criterios que determinan las decisiones de financiacidn. En este contexto, el
Analisis de Decision Multicriterio (ADMC) se propone como una solucién que
puede aportar congruencia y trasparencia a la hora de la evaluacidn para decidir la
financiacion y el acceso a fdrmacos nuevos.

2.1.Analisis de decision multicriterio

El ADMC se puede definir como un conjunto de métodos y técnicas de ayuda a la
toma de decisiones aplicable cuando las mismas se basan en mds de un criterio, que
tratan de forma explicita el impacto sobre la decisién de cada uno de los criterios
aplicados, asi como la importancia relativa de cada uno de ellos. Dos condiciones del
ADMC son especialmente relevantes para la evaluacion de tecnologias sanitarias: la
replicabilidad y la transparencia de las decisiones.”

Aunque queda camino por recorrer para obtener una gufa metodoldgica estandari-
zada y consensuada internacionalmente para la aplicacion del ADMC en la toma de
decisiones sanitarias, existen distintas gufas de buenas practicas que han examinado
la aplicacién del ADMC. Las guias metodoldgicas publicadas en 2016 por ISPOR® son
ejemplo de ello y especifican algunos elementos a considerar en los diferentes pasos
del proceso de conduccion del ADMC que se describen a continuacion (Figura 2.2).

Presentacién e

- i T i 0 . 1 H
Selecciény | . Desarrollo | I Célculode | i

| i . ! . .z
estructuracion | 3 matriz de 5 i puntuaciones | interpretacion de i
de criterios | i evidencia i i agregadas | resultados !
y i . ! L d !

i Ponderacién de | Puntuacién | Contribucion de
1 criterios | valor

obj

Figura 2.2. Pasos de la metodologia ADMC. Imagen cedida por Omakase Consulting.

a) Definicién del objetivo

Se debe establecer el contexto de la decision (en nuestro caso la evaluacidon de un
medicamento). En este paso se identifican y establecen los objetivos, los actores
(decisores, profesionales sanitarios, investigadores) a involucrar y las alternativas y
metodologia a seguir.

Uno de los puntos més relevantes del ADMC es que la herramienta en si misma se
fundamenta en un proceso deliberativo, explicito y de ordenacion de preferencias de
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los agentes implicados en el proceso de toma de decisiones. Por lo tanto, la composi-
cion y el perfil de cada uno de los miembros del comité repercutird en los resultados
del ADMC. De ahf la importancia del proceso de seleccién de los evaluadores, ya que
determinard la validez interna y externa de los resultados, debiendo detallarse cdmo
y por qué se han elegido v explicitar posibles conflictos de interés. La multidisciplina-
riedad es un elemento fundamental para dar voz a todas las partes involucradas en la
decisidn o afectadas por la misma y que enriquecerd el intercambio de valoraciones
individuales y el andlisis en su conjunto.

b) Seleccién y estructuracion de criterios

Una vez definido el objetivo, se deben identificar y seleccionar los criterios que se
utilizardn para la evaluaciéon y constituirdn el marco. Los criterios del marco deberdn
cumplir algunas condiciones imprescindibles: ser no redundantes, independientes, com-
pletos, operacionales y medibles. Cada criterio debe contribuir al resultado o beneficio
con independencia de los demds y evitando la duplicidad. La seleccidn de los criterios
puede realizarse de dos formas alternativas: o bien de manera ad hoc para una deci-
sidn en concreto o bien empleando un marco general de criterios predefinidos.

Uno de los marcos mds conocidos y utilizados en el sector salud es el marco EVIDEM
(Evi-dence and Value: Impact on Decision-Making), disefiado inicialmente en 2006, y
que ha sido adaptado en diversas ocasiones.” Actualmente, el EVIDEM cuenta con
una serie de criterios genéricos y universalmente operacionales (concretamente, |3
criterios cuantitativos agrupados en 5 dominios y 7 criterios contextuales que se dis-
tribuyen en dos grupos de dominios). Los criterios cuantitativos pueden ser o bien
de la enfermedad y por tanto no comparativos o bien del tratamiento y por tanto
comparativos con alternativas terapéuticas o el estdndar de cuidado. Por el contra-
rio, los criterios contextuales son aquellos que se utilizan como gufa para adaptar la
estructura al contexto de toma de decisiones y principalmente son no explicitos y
poco cuantificables. Los criterios contextuales pueden ser muy relevantes en las EERR,
debido a que algunas intervenciones sanitarias pueden ser aceptables desde un punto
de vista tedrico pero no llegan a poderse aplicar debido al contexto, como puede ser
una monitorizacidn de pacientes o la capacidad del sistema sanitario para implementar
el tratamiento (infraestructura, personal cualificado, precio, etc.). Cada criterio tiene
asociado una definicidn, unos subcriterios y una escala de respuesta ordinal que va de
0 a5 puntos o bien de -5 a 5 puntos (si es comparativo) en el caso de los cuantitativos
0 segln su impacto (positivo, negativo o neutro) en el caso de los contextuales.

En cuanto a la adaptacién de los marcos predefinidos en Espafia, la adaptacion mds
reciente del marco EVIDEM en el dmbito de los MMHH es la publicada por Badia
y colaboradores en 20198 donde los autores propusieron un marco reflexivo con
atributos relevantes para facilitar la toma de decisiones. Para ello, un grupo muilti-
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disciplinar de expertos en EERR en Espafia, formado por representantes del Grupo
de Enfermedades Raras y Medicamentos Huérfanos de la SEFH (OrPhar-SEFH), de
FEDER, del Instituto de Salud Carlos lll, del Instituto de Investigacidn en Enfermeda-
des Raras (lIER) y del Centro de Investigacién Biomédica en Red de Enfermedades
Raras (CIBERER), entre otros, adaptaron el marco EVIDEM, proponiendo modifi-
caciones a la definicion y a las escalas de los criterios (Figura 2.3). La validacién de
los criterios se realizd en una segunda fase, probando el marco adaptado en dos
MMHH concretos.

CRITERIOS RELACIONADOS CON LA EVALUACIGN DE CRITERIOS SELECCIONADOS EN EL TALLER 1

MEDICAMENTOS HUERFANOS ENCONTRADOS EN LA CRITERIOS RELACIONADOS CON LA ENFERMEDAD
LITERATURA (CRITERIOS PROPUEST0S)
CRITERIOS RELACIONADOS CON LA ENFERMEDAD
Gravedad de la enfermedad*

Gravedad de la enfermedad
Necesidades no cubiertas
CRITERIOS RELACIONADOS CON EL TRATAMIENTO

Rareza o tamano de la poblacion afectada* X
Necesidades no cubiertas* Eficacia/efectividad
CRITERIOS RELACIONADOS CON EL TRATAMIENTO Seguridad/tolerabilidad
Eficacia/efectividad* Resultados percibidos por los pacientes (PROs)
Seguridad/tolerabilidad* Impacto terapéutico
Resultados percibidos por los pacientes (PROs)* Coste del tratamiento

Tipo de beneficio preventivo*
Tipo de beneficio terapéutico*

Otros costes sanitarios

¥

Costes no sanitarios/costes indirectos

Innovacion del tratamiento X Calidad de la evidencia (+ consenso de expertos)
Indicacion unica en su género X CRITERIOS DE CONTEXTO
Coste del tratamiento v Mandato y alcance del sistema de salud
Otros costes sanitarios* v e .
o o Acceso y prioridades de la poblacion
Costes no sanitarios/costes indirectos* v Objeti ineint ficos ( i
. jetivo comun e intereses especificos (+ guias
Coste efectividad X de practica clinica)
Complejidad de la fabricacion ) I
piel X Coste de oportunidad y asequibilidad
Calidad de la evidencia*® i X .
5 L - Capacidad del sistema y uso apropiado de la
Consenso de expertos/guias de practica clinica* intervencion
Medidas de seguimiento X

CRITERIOS DE CONTEXTO
Mandato y alcance del sistema de salud*
Acceso y prioridades de la poblacion*

Objetivo comun e intereses especificos* Titulo/definicién a modificar o adaptar

v LEYENDA
(4
v

Impacto medioambiental* b’ e incluida en el marco
v
v

X No incluido en el marco

Coste de oportunidad y asequibilidad*
Capacidad del sistema y uso apropiado de la intervencion*

v Incluido en el marco

* Criterio del marco EVIDEM

Figura 2.3. Criterios seleccionados por el grupo de expertos para evaluar los MMHH.
Figura adaptada de Badia y col.?

) Ponderacion de los criterios

El objetivo de la ponderacion de las alternativas es capturar las preferencias y priori-
dades de los evaluadores implicados sobre la importancia que tiene para ellos cada
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uno de los criterios cuantitativos. Estas ponderaciones serdn probablemente distin-
tas para cada grupo de decisores. La seleccién del método de ponderacién depen-
derd de las caracteristicas del problema de decision. Los métodos de ponderacidn
mas utilizados en los ADMC de MMHH son el método jerdrquico (escala | a 5) vy
el método directo (reparto de 100 puntos). Sin embargo, algunos estudios han uti-
lizado métodos de eleccién discreta. Un ejemplo de ello es el estudio resultante de
un proyecto europeo’, que llevé a cabo un piloto evaluando la viabilidad de utilizar
el método de eleccidn discreta para investigar las preferencias individuales desde la
perspectiva del pagador en relacidn a la financiacion de MMHH. El estudio, aplicado
en Inglaterra, Francia, Alemania, Italia y Espafia, revelé una preferencia relativa por
algunos atributos sobre otros: el coste del tratamiento, la mejora de la salud, la rela-
cidn calidad-precio v las alternativas disponibles recibieron la mayor importancia. La
gravedad de la enfermedad, la poblacién a la cual va dirigida la terapia, los tiempos
de espera y los efectos secundarios también son valores sociales importantes que
no deben ignorarse.

La ponderacion se debe llevar a cabo por cada uno de los miembros que componen
el panel/comité evaluador, o bien, se puede disponer de una ponderacién previa
que sea aplicable y significativa para el contexto en el que se estd trabajando. En el
trabajo de Badia y colaboradoares'® se recogieron las ponderaciones otorgadas por
98 evaluadores nacionales y regionales (87% farmacéuticos de hospital, 10% médi-
cos, 1% pacientes y |9% economistas de la salud), segiin los cuales, los criterios mas
importantes fueron la gravedad v la eficacia, y los menos relevantes los costes no
sanitarios, el alineamiento con las gufas de practica clinica y el tamafio de la poblacidn
afectada (Figura 2.4).

Gravedad de la enfermedad |G 45
Comparativa de eficacia / efectividad | IR 45
Calidad de a evidencia I
Comparativa de seguridad / tolerabilidad IR 43
Tipo de beneficio terapettico NI 42
Comparativa de coste-consecuencia: coste de la intervencion [ NRNERNEEEE. 4
Necesidades no cubiertas [ N RN 4
Tipo de beneficio preventivo IR 39
Comparativa de coste-consecuencia: otros costes médicos I 35
Comparativa de salud percibida por el paciente (PRO) NN 34
Criterios Tamafio de la poblacién afectada IEEGENG—GG—GENEE 33
menos Consensos de expertos / guia de practica clinica [ TEGRGGEEEN 33
valorados Comparatva de coste-consecuencia: costes no médicos  TEGG—G—_—__E 30

00 05 10 15 20 25 30 30 40 45 50

Figura 2.4. Ponderacién de los criterios cuantitativos del marco EVIDEM por 98 evaluadores
a nivel nacional. Figura adaptada de Badfa y col.”®
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d) Desarrollo de la matriz de evidencia

Tras seleccionar y ponderar los criterios, se debe obtener la evidencia acerca del me-
dicamento existente para cada uno de los criterios y presentarla de forma ordenada
en una plantilla estdndar que recibe el nombre de matriz de evidencia. Cada una de
las alternativas que van a ser evaluadas debe tener su propia matriz de evidencia, por
lo que se preparan tantas matrices como alternativas se deban evaluar.

e) Puntuacién de los criterios

El objetivo de la puntuacién es valorar de manera cuantitativa el medicamento segin
los diferentes criterios que se han considerado mas relevantes. Asf, cada miembro del
comité de evaluacion deberd puntuar la matriz de evidencia; leyendo el criterio, pres-
tando atencién a los subcriterios, analizando la informacién presentada en la matriz,
para finalmente asignar una puntuacién en la escala de respuesta del criterio en base
a la informacién proporcionada y su experiencia.

Las puntuaciones sirven para discutir de manera cualitativa el punto de vista de
cada participante y es en esta parte donde radica el valor afadido del ADMC:
explicitar el razonamiento que hay detrds del nimero. A esto se le denomina dis-
cusion reflexiva y proporciona diferentes opiniones, todas ellas vdlidas, teniendo
en cuenta mdltiples perspectivas que enriquecen la evaluacién y son de utilidad en
la toma de decisiones.

f) Célculo de las puntuaciones agregadas

El objetivo de la agregacidn es combinar puntuaciones y ponderaciones de una ma-
nera que sea consistente con las preferencias de los miembros del comité.

La férmula de agregacién aplicada de manera mds comun en los ADMC de salud es
el modelo aditivo. Asf, la suma de todas las puntuaciones proporciona un valor global
que indica de manera relativa el valor del medicamento.

Aunque el valor numérico de la contribucién de valor de dos fdrmacos diferentes sea
similar, puede que el peso en el cdmputo total venga dado en uno de los farmacos
por las dimensiones relevantes del farmaco (efectividad, seguridad y tolerabilidad) y en
el otro por la gravedad y las necesidades no cubiertas de la enfermedad a la que va
dirigido. Todo esto se tiene en cuenta en el proceso reflexivo de las puntuaciones que
es en realidad el mds importante para informar de la toma de decisiones.

g) Informar y examinar los resultados

Los pardmetros y resultados de un ADMC se pueden trasmitir mediante el uso
de varios formatos tabulares y gréficos. Al final, el ADMC pretende ser una herra-
mienta para ayudar a los agentes a tomar una decision: su decisién, no la decisién
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de la herramienta. Esto puede facilitarse presentando el modelo del ADMC a
agentes y permitiéndoles explorar los resultados y su sensibilidad o incertidumbre
a los pardmetros.

El creciente nimero de estudios publicados recientemente revela un mayor interés
por utilizar ADMC en EERR, sin embargo, todavia nos encontramos en una fase de
desarrollo inicial. En Espafia, podemos resaltar algunas experiencias piloto desarro-
lladas a nivel regional. Si bien no todas se refieren especificamente al ambito de los
MMHH, sirven de inicio y exploracidon para poder establecer consensos sobre el
buen uso y aplicabilidad de esta herramienta.

Cabe destacar la experiencia piloto de Catalufia en 2015, a través de la cual se
compard el marco EVIDEM con los criterios utilizados por el Comité Farmacote-
rapéutico del CatSalut'' para evaluar los MMHH, concluyendo que eran similares y
que el ADMC podrfa ser una herramienta Util complementaria de sus métodos de
evaluacion. A raiz de este estudio se introdujo el ADMC en el Plan del CatSalut 201 6-
2020 y con ello la utilizacidn de la matriz de evidencia del ADMC en el proceso de
evaluacién de medicamentos.'?

También se han realizado otros ejercicios conceptuales, contando con decisores
y representantes de organismos relevantes, para desarrollar un marco especifico
de evaluacién de MMHH a nivel nacional®, o para conocer las preferencias de los
decisores en cuanto a los criterios de evaluacién de los farmacos. Por ejemplo, se
llevd a cabo un proyecto para analizar las preferencias de un grupo de evaluado-
res de la AEMPS, que sirvid para poner de manifiesto que algunos de los criterios
del marco EVIDEM no se contemplaban explicitamente en los IPT, como es el
caso de la gravedad de la enfermedad, la calidad de la evidencia y las necesidades
no cubiertas."?

Cabe sefialar el creciente interés que han demostrado las agencias de evaluacidn
autondmicas de tecnologfas sanitarias en el desarrollo metodoldgico del ADMC. Este
es el caso de la Agencia de Andalucia que desarrolld una gufa para la elaboracion de
recomendaciones basadas en ADMC'*y de la agencia del Pais Vasco, que desarrolld
un marco contextual multicriterio recopilado en 26 criterios cualitativos de dominios
éticos, organizativos, legales, sociales y medioambientales, entre otros."”

Si bien es cierto que la aplicacion del ADMC es relativamente reciente en el dmbito
sanitario, este método ha sido utilizado ampliamente durante las Ultimas décadas tan-
to en el sector publico como en el privado, en la toma de decisiones de transporte,
energfa, medio ambiente, defensa, inmigracidn o inversiones. En el sector sanitario
esta herramienta ha experimentado un auge en los Ultimos afios, considerandose un
instrumento Util en la evaluacién de tecnologias sanitarias para ayudar a la toma de
decisiones de autorizacidn, decisiones de priorizacién de cobertura o financiacidn
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de prestaciones, priorizacion de acceso a tratamiento de pacientes, clasificacion de
enfermedades, asignacion de recursos para la investigacién y desarrollo, etc. Con-
cretamente en el caso de los MMHH, muchos son los autores que afirman que
los métodos convencionales de evaluacidn de tecnologias sanitarias, incluida la eva-
luacidn econdmica, no permiten valorar la multiplicidad de dimensiones, criterios e
implicaciones de indole ética, polftica, social y econdmica asociados a los estos medi-
camentos. Combinar adecuadamente todas las variables pertinentes en las decisiones
de financiacién exige intercambiar opiniones y deliberar sobre estas dimensiones.
En este contexto, el ADMC es un instrumento que puede ayudar a superar algunas
de estas dificultades y constituye una herramienta al servicio de la toma decisiones,
proporcionando un método formalizado de ayuda en este empefio que procede de
los modelos de investigacién operativa. No obstante, no se trata de una alternativa
sustitutiva de la dgica del coste-efectividad o del coste de oportunidad, sino que es
un instrumento complementario.

Ademds, la implementacion de una metodologia de ADMC reflexiva para apoyar la
toma de decisiones sobre MMHH estarfa alineada con una de las nueve recomen-
daciones establecidas por el Grupo de Trabajo Europeo para la Evaluacién del Valor
y los Procesos de Financiacién en Enfermedades Raras (ORPH-VAL)'¢, que propone
que la evaluacién de MMHH deberfa considerar todos los elementos relevantes del
valor del fdrmaco, en un marco multidimensional apropiado, y trascendiendo los atri-
butos incluidos en las evaluaciones convencionales.

2.2. Horizon Scanning

A grandes rasgos el Horizon Scanning se define como el proceso por el que se iden-
tifican tendencias potenciales, oportunidades, nuevas tecnologias o amenazas que
podrian afectar a un drea de interés. La identificacién de todas ellas ayuda a los equi-
pos a planificar el futuro aprovechando tales desarrollos y estando mejor preparados
para cuando ocurran.'” Concretamente, en el drea de las innovaciones terapéuticas,
se estdn desarrollando diferentes programas Horizon Scanning en Europa y tanto los
sistemas de salud de Reino Unido como el italiano hace tiempo que vienen utilizando
esta herramienta para el apoyo a la toma de decisiones y uso racional de los recursos
disponibles. Siguiendo esta estela, el propio Ministerio de Sanidad espafiol propuso el
Horizon Scanning en 2018, como una de las seis lineas estratégicas para favorecer el
acceso a la innovacién terapéutica.

Desde el dmbito de la farmacia hospitalaria, el grupo OrPhar-SEFH, comprometido
en favorecer el acceso de los MMHH a los pacientes con EERR publicé en febrero
del 2020 su primer informe Horizon Scanning de MMHH con el objetivo de co-
nocer la innovacién que podrfa ser introducida en el SNS a corto y medio plazo vy
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colaborar en la planificacidn de los recursos necesarios. Ademas, disponer de esta
informacién en términos de valor es vital para una toma de decisiones que debe ser
rdpida tanto en la evaluacién, como en la decisidén de la financiacién publica en el
SNS. Dada que la generacién de informacion de nuevos medicamentos que llegan a
la EMA para ser evaluados es un proceso continuo en el tiempo, la iniciativa del gru-
po OrPhar-SEFH pretende dar respuesta a la necesidad de planificacion incesante, y
por lo tanto, el informe no se concibe como un documento estdtico sino como un
documento vivo que requiere de continuas actualizaciones. Tanto es asf, que en junio
del 2021, se publicé el tercer informe Horizon Scanning de MMHH en la pdgina
web del grupo vy se prevé la publicacién de dichos informes sea continuada con una
periodicidad semestral.

El ditimo informe Horizon Scanning de MMHH elaborado por el grupo Or
Phar-SEFH identifica los nuevos MMHH no oncoldgicos asi como sus nuevas
indicaciones en evaluacién por la EMA hasta junio del 2021. Los MMHH se han
clasificado en 4 categorias de medicamentos siguiendo las diferentes fases que
sigue un medicamento hasta la autorizacién por la Comisién Europea (CE). Asi
se distingue entre:

a) Los MMHH incluidos en el programa PRIME de la EMA, programa que pro-
porciona un apoyo temprano Yy proactivo al promotor con el fin de optimizar
la generacidn de datos sélidos sobre los riesgos y beneficios y permitir una
evaluacion acelerada del mismo.

b) Los MMHH en proceso de evaluacién por el CHMP

c) Aquellos que tienen una opinién positiva del CHMP pendientes de la deci-
sion de la CE.

d) Los que se encuentran autorizados por la CE pero no estdn comercializados
todavia en Espafia.

Como se puede consultar en la web de grupo OrPhar-SEFH, en el tercer informe'®
se ha identificado el siguiente nimero de MMHH no oncoldgicos en cada una de las
categorfas descritas:

Un total de 83 nuevas moléculas (ademds de 3 MMHH que se encuentran en
estudio de financiacién con propuesta de resolucién de precio negativo por la
CIMP) v 3 nuevas indicaciones que estdn por llegar al mercado espafiol. Toda esta
informacién va dirigida a los decisores y profesionales sanitarios del SNS con el
objetivo de que puedan anticiparse con tiempo suficiente a la innovacién terapéu-
tica en el campo de las EERR que podria ser introducida en Espafia en un futuro
préximo (Figura 2.5).
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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 CHMP pendientes de decisiéon CE

Medicamentos con opinion positiva del CHMP
pendientes de decision CE en este periodo

©

D. Medicamentos y nuevas indicaciones autorizados
por la CE pendientes de comercializacién en Espafia

Nuevos medicamentos autorizados por la CE y
pendientes de comercializacion en Espaiia

Nuevas indicaciones de medicamentos autorizadas por
la CE pendientes de comercializacion en Espaifia

Nuevos medicamentos autorizados por la CE,
pendientes de comercializacion en Espaiia y en estudio
de financiacidn con propuesta de resolucion de precio
negativa por la CIMP

OJOXO,

Figura 2.5. Nuevos MMHH e indicaciones todavia no comercializados en Espafia.
Figura extraida del 3° informe Horizon Scanning del grupo OrPhar-SEFH.'®
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CAPITULO 3
ADQUISICION DE MEDICAMENTOS

HUERFANOS

Los MMHH son en su mayorfa medicamentos de uso hospitalario, es decir; aquellos
que exigen particular vigilancia, supervision y control del equipo multidisciplinar
hospitalario a causa de sus caracteristicas farmacoldgicas, bien por la novedad
aportada, o por motivos de salud publica, y se reservan para tratamientos que solo
pueden utilizarse o seguirse en medio hospitalario o centros asistenciales autorizados.
Requieren la dispensacion desde las Unidades de Farmacia de Pacientes Externos
(UFPE) del Servicio de Farmacia, o la preparacion en las salas de terapia intravenosa
del Servicio de Farmacia para su administracién en el hospital de dia.

Por todo ello, la adquisicion de MMHH es una de las funciones de los Servicio de
Farmacia Hospitalaria. El cauce habitual de adquisicién es la compra a los laboratorios
farmacéuticos de los MMHH autorizados, comercializados y financiados por el SNS,
pero frecuentemente nos encontramos con la necesidad de medicamentos para
EERR que no pueden conseguirse mediante los cauces habituales comentados y sur-
ge entonces la necesidad de gestionarlos de forma especial bien a través de la AEMPS
o bien con procedimientos extraordinarios en el caso de contar con una resolucion
expresa de no financiacion. La formulacién magistral o la inclusién de los pacientes en
los ensayos clinicos son otras dos rutas para facilitar el tratamiento a pacientes sin
alternativas terapéuticas comercializadas.
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I. VIAS DE ADQUISICION DE FARMACOS

I.1. Medicamentos en situaciones especiales

La legislacion espafiola considera a los medicamentos en situaciones especiales (Real
Decreto 1015/2009, de 19 de junio, por el que se regula la disponibilidad de medica-
mentos en situaciones especiales)' cuando su uso se engloba en alguno de los si-
guientes supuestos:

m Uso compasivo de medicamentos en investigacion: utilizacién de un medi-

camento antes de su autorizacidn en Espafia en pacientes que padecen una
enfermedad crdnica o gravemente debilitante o que se considera que pone
en peligro su vida y que no pueden ser tratados satisfactoriamente con un
medicamento autorizado. El medicamento deberd estar sujeto a una solicitud
de autorizacién de comercializacion, o bien deberd estar siendo sometido a
ensayos clinicos. Se trata de un uso de medicamentos en investigacién al
margen del ensayo clinico.

Medicamentos no autorizados en Espana (extranjeros): utilizacién de medi-
camentos autorizados en otros paises pero no en Espafia, cuando no cum-
plan con la definiciéon de uso compasivo de medicamentos en investigacién.
Muchos de los MMHH deben de ser tramitados como medicamentos ex-
tranjeros ya que, en Espafia, una vez autorizados por la EMA, debe realizarse
el proceso de fijacién de precio vy acuerdo de financiacion por el SNS.

Uso de medicamentos en condiciones diferentes a las autorizadas: utiliza-
cién de medicamentos en condiciones distintas de las incluidas en la ficha
técnica autorizada. También conocidos como medicamentos fuera de ficha
técnica o medicamentos off label.

Los Servicios de Farmacia Hospitalaria deben de tramitar el uso de los medi-
camentos en situaciones especiales a través de la AEMPS. Existe en pleno
funcionamiento una aplicacion para el envio telemdtico de las solicitudes de
estos medicamentos. En esta solicitud la documentacion que se requiere ad-
juntar es: informe médico donde se justifique la necesidad de uso, evidencia
cientffica que apoye la solicitud y el consentimiento informado del paciente.

A continuacidn, se detalla cada uno de los tres supuestos:

I.1.1.Acceso al uso compasivo de medicamentos en investigacion

Para los medicamentos que todavia estdn en fase de investigacidn, la AEMPS puede
autorizar su uso antes de la comercializacion. Este procedimiento se restringe a pa-
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cientes concretos sin una alternativa terapéutica disponible satisfactoria, que no for-
man parte de un ensayo clinico y que estdn en una situacién clinica que no permite
esperar a que finalice la investigacidn y los nuevos tratamientos se autoricen.

Antes de que la AEMPS autorice el uso compasivo de medicamentos en investi-
gacion, el promotor del ensayo clinico o el solicitante de la autorizacion de co-
mercializacion deberdn manifestar su disposicién a suministrar el medicamento en
investigacién para uso compasivo, asi como cualquier otra informacién relevante
al respecto.

Algunos MMHH como la triheptanoina para el déficit de carnitina palmitoiltrans-
ferasa | o el risdiplam para la atrofia muscular espinal se pueden conseguir me-
diante esta via.

En la siguiente tabla (Figura 3.1) se muestra la actividad por parte de la AEMPS en el
drea de medicamentos en uso compasivo.

Solicitudes de uso compasivo 33.674 34551 63.549
Autorizaciones 33211 33.875 60.287
Cancglaciones pendientes de 464 676 3959
estudio o denegadas

Figura 3.1. Uso compasivo de medicamentos en investigacion en Espafia.
Datos extraidos de la memoria anual 2020 de la AEMPS.?

Los procedimientos necesarios para acceder al uso de medicamentos en investiga-
cién son la autorizacién de acceso individualizado vy la autorizacidon temporal de
utilizacion.

a) Procedimiento para la autorizacion de acceso individualizado

El centro hospitalario solicitard el acceso a medicamentos en investigacién de forma
individualizada a la AEMPS, previo visto bueno de la Direccidn del centro. La solicitud
se acompafard de la siguiente documentacién:

= |nforme clinico del médico responsable
m Conformidad del promotor
= Numero de envases requeridos

El consentimiento informado del paciente o de su representante, si bien serd impres-
cindible antes de la administracién del medicamento, y no formard parte de la solici-
tud de autorizacidn a la AEMPS.
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En el caso de que la solicitud no reulina los requisitos establecidos, se requerird al so-
licitante para que subsane las deficiencias en el plazo maximo de 10 dias.

b) Autorizacion temporal de utilizacién de medicamentos en investigacién al margen de un
ensayo clinico

En los casos de medicamentos que estén en una fase avanzada de la investigacion
clinica encaminada a sustentar una autorizacién de comercializacidn, o para los que
se haya solicitado la autorizacién de comercializacidn, y siempre que se prevea su
utilizacién para un grupo significativo de pacientes.

El médico que solicite el acceso a un medicamento en investigacion para pacientes
no incluidos en un ensayo clinico serd responsable de:

= Elaborar el informe clinico justificativo de la necesidad del tratamiento, inclu-
yendo posologia y duracidn prevista. En el informe deberd quedar claramen-
te justificado el motivo por el que no se considera adecuada la administracién
de medicamentos autorizados para el tratamiento de dicha condicién médica
y la falta de alternativas terapéuticas.

= Informar al paciente en términos comprensibles de la naturaleza del trata-
miento, su importancia, implicaciones y riesgos, y obtener su consentimiento
informado por escrito o, en su caso, el de su representante.

= Notificar de forma inmediata las sospechas de reacciones adversas a la
AEMPS.

m Cumplimentar los formularios especificos de recogida de datos de segui-
miento cuando asi se establezca en la autorizacidn individual o en la autoriza-
cion temporal de utilizacion.

= Proporcionar a la AEMPS cualquier informacién que solicite relativa a los re-
sultados del tratamiento.

I.1.2.Acceso a medicamentos no autorizados en Esparia

Como se ha comentado en el capitulo |, no todos los medicamentos se registran en
todos los paises europeos a la vez. De los | |6 MMHH autorizados en Europa a fecha
de cierre del 2020, 51 estdn comercializados en Espafia y solo 46 estan financiados
por el SNS. El acceso al resto debe gestionarse a través de la AEMPS como medica-
mentos extranjeros. Ademas, teniendo en cuenta que el promedio de tiempo de
espera para lograr financiacién publica de un medicamento huérfano alcanzé a 31 de
diciembre de 2020 los 33,1 meses, se deduce que la gestién de estos medicamentos
a través de la AEMPS supone una carga de trabajo para los farmacéuticos de hospital
que se dilata en el tiempo.?
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La AEMPS podrd autorizar con cardcter excepcional, el acceso a medicamentos no
autorizados en Espaia y destinados a su utilizacion en Espaia cuando se den las si-
guientes condiciones:

= Que no se encuentre el medicamento autorizado en Espafia con igual com-
posicidn o que esté en una forma farmacéutica que no permita el tratamien-
to del paciente.

= Que no exista en Espafia medicamento autorizado que constituya una alter-
nativa adecuada para ese paciente.

= Que estando autorizados en Espafia, no se encuentren comercializados.

El acceso a medicamentos no autorizados en Espafia puede requerir procedi-
mientos de forma individualizada por paciente o a través de un protocolo de
utilizacion:

a) La solicitud de acceso individualizado a un medicamento no autorizado en Espafia
se presentard a la AEMPS a través de las Consejerfas de Sanidad o centros designados
por estas o de la direccién del centro hospitalario, y deberd acompafiarse de la si-
guiente documentacion:

m Prescripcidn facultativa del medicamento acompafiada de un informe clinico
que motive la necesidad del tratamiento para el paciente y especifique la
duracién estimada de tratamiento.

= El nimero de envases requeridos.

= Documentacién cientffica que sustente el uso del medicamento para la indi-
cacién terapéutica solicitada, en los casos excepcionales en que esta difiera
de la recogida en la ficha técnica del pais de origen, junto con la conformidad
del laboratorio titular si asf se requiere.

= El consentimiento informado del paciente o de su representante, si bien serd
imprescindible antes de la administracién del medicamento, no formara parte
de la solicitud de autorizacién a la AEMPS.

En el caso de que la solicitud no redna los requisitos establecidos o la AEMPS consi-
dere que no puede autorizarse el acceso individualizado, deberd ponerlo en conoci-
miento del solicitante v se requerird al solicitante para que subsane las deficiencias o
poder efectuar las alegaciones oportunas en el plazo maximo de 10 dfas, con indica-
cion de que si asi no lo hiciera se le tendrd por desistido de su solicitud.

Algunos medicamentos como la idebenona para la neuropatia dptica hereditaria de
Leber o el burosumab para la hipofosfatemia ligada al cromosoma X se pueden tra-
mitar mediante este procedimiento.
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En la siguiente tabla (Figura 3.2) se muestra la actividad por parte de la AEMPS en el
drea de medicamentos extranjeros.

Medicamentos extranjeros autorizados 435 514 568

Autorizaciones individuales 31316 33511 34.037
Cancelaciones 455 1596 [.345
Solicitudes individuales 31.718 34.198 34711
Solicitudes por stock 23.750 49.634 38311

Figura 3.2. Evolucién del nimero de medicamentos no autorizados en Espaia tramitados por la
AEMPS como medicamentos extranjeros. Datos extraidos de la memoria anual 2020 de la AEMPS.?

b) Procedimiento para el acceso a medicamentos no autorizados en Espaia a través
de un protocolo de utilizacion

La AEMPS podrd elaborar protocolos que establezcan las condiciones para la utilizacidn
de un medicamento no autorizado en Espafia cuando se prevea su necesidad para una
subpoblacion significativa de pacientes. Dichos protocolos de utilizacion podran realizar
se a propuesta de las autoridades competentes de las CCAA.

Las consejerias de sanidad o centros designados por éstas o la direccidn del centro
hospitalario solicitardn a la AEMPS la cantidad de medicamento necesaria, indicando
que el paciente se ajusta al protocolo de utilizacion establecido. En estos casos no
serd necesaria una autorizacién individual por parte de la AEMPS.

El médico responsable del tratamiento estard obligado a:

m Prescribir y elaborar el informe clinico justificativo de la necesidad del trata-
miento, que incluird los motivos por los que no se considera adecuado para
el paciente la administracion de medicamentos autorizados, la pauta posold-
gica y la duracion prevista de tratamiento. En los casos excepcionales en los
que las condiciones del paciente difieran de las recogidas en la ficha técnica
del pais de origen, se aportard ademds documentacién cientifica que apoye el
uso del medicamento para las condiciones solicitadas.

= Notificar las sospechas de reacciones adversas conforme a lo establecido en
el Real Decreto 577/2013, de 26 de julio, en lo que respecta al procedimien-
to de notificacion de las sospechas de reacciones adversas.?

m Informar al paciente en términos comprensibles acerca de la naturaleza del
tratamiento, su importancia, implicaciones y riesgos, y obtener su consenti-
miento conforme a lo establecido en la Ley 41/2002, de 14 de noviembre.*
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= Garantizar, en su caso, que los pacientes tratados cumplen con las condicio-
nes del protocolo de utilizacién autorizado, y cumplimentar los formularios
de recogida de datos de seguimiento cuando asf se requiera.

1.1.3.Acceso a medicamentos en condiciones diferentes a las autorizadas

La utilizacidn de medicamentos autorizados en condiciones diferentes a las estableci-
das en su ficha técnica tendrd cardcter excepcional y se limitard a las situaciones en
las que se carezca de alternativas terapéuticas autorizadas para un determinado pa-
ciente, respetando en su caso las restricciones que se hayan establecido ligadas a la
prescripcidn y/o dispensacién del medicamento y el protocolo terapéutico asistencial
del centro sanitario. El médico responsable del tratamiento deberd justificar conve-
nientemente en la historia clinica la necesidad del uso del medicamento e informar al
paciente de los posibles beneficios y los riesgos potenciales.

El empleo de medicamentos autorizados en Espafia en condiciones diferentes a las
descritas en su ficha técnica ya no es objeto de autorizacion expresa por parte de la
AEMPS.

El médico responsable del tratamiento estard obligado a:
= Justificar este uso en la historia clinica.

= |nformar al paciente en términos comprensibles, de la naturaleza del trata-
miento, su importancia, implicaciones y riesgos, y obtener su consentimiento
conforme a la Ley 41/2002, de 14 de noviembre.*

= Notificar las sospechas de reacciones adversas de acuerdo con lo previsto en
el Real Decreto 577/2013, de 26 de julio?

= Respetar en su caso las restricciones que se hayan establecido ligadas a la
prescripcién y/o dispensacidn y el protocolo terapéutico asistencial del cen-
tro sanitario.

Las fichas técnicas de todos los medicamentos autorizados en Espafia se encuentran
disponibles en el Centro de Informacion online de Medicamentos de la AEMPS
(CIMA): https://cima.aemps.es/cima/publico/home.html

|.2. Medicamentos no financiados por el SNS

Los medicamentos comercializados o no en Espafia, que tienen una resoluciéon ex-
presa de no financiacién para la indicacion de tratamiento de la enfermedad en
cuestion, no estan incluidos en la prestacion farmacéutica del SNS vy, por tanto, no se
incluyen en la Cartera Bésica de Servicios del Sistema Nacional de Salud y Farmacia.
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En este sentido, las CCAA vy las entidades gestoras no pueden incluir en su cartera de
servicios, ni financiar con fondos publicos los medicamentos con una resolucion expresa
de no financiacién (informe de fecha | | de abril de 2019 de no inclusién en la prestacion
farmacéutica del Sistema Nacional de Salud). Si el equipo clinico considera con cardcter
excepcional que una situacion clinica carece de alternativas terapéuticas y se puede bene-
ficiar de forma relevante con uno de estos medicamentos, se ha habilitado una via ex-
traordinaria que permitirfa el acceso a los mismos previa autorizacion de la CFT del
hospital, la comunidad auténoma y la AEMPS tras evaluar el caso de forma individualizada.

El Ministerio de Sanidad ha puesto a disposicién de los profesionales sanitarios un
Buscador de la Informacién sobre la situacion de financiacion de los medicamentos
en Espafa (BIFIMED) https://www.mscbs.gob.es/profesionales/medicamentos.do?me-
todo=buscarMedicamentos. Se trata de un buscador que nos permite saber si un
determinado medicamento huérfano goza de financiacién o no. Concretamente el
atalureno para la distrofia muscular de Duchenne o la elosulfasa alfa para la mucopo-
lisacaridosis tipo IV cuentan con una resolucion expresa de no financiacién en el SNS
y para el inicio de un tratamiento se requerirfa cursar la via extraordinaria que se
comentaba en el parrafo anterior.

|.3. Formulacion magistral

Dado que muchas son las EERR vy pocos los MMH comercializados, la formulacién
magistral es la Unica via que muchos pacientes tienen de conseguir tratamientos que,
bien no estdn comercializados por la industria farmacéutica por su bajo coste, o bien
tratan de aliviar la sintomatologia de las enfermedades que no disponen de trata-
mientos en el mercado.

Ademds, no debemos olvidar que una gran parte de estas enfermedades (alrededor del
50%) afectan a la poblacion pedidtrica, por lo que una vez solucionada la adquisicion del
medicamento es muy probable que se necesiten dosificaciones o formas farmacéuticas
distintas a la original, o que sea necesario acondicionar la materia prima para que se
adapte mejor a las caracterfsticas del paciente. Por lo tanto, podriamos considerar la
formulacion magistral de MMHH como una pieza clave en el tratamiento de estos pa-
cientes que se explica ampliamente en el capitulo 5 de esta monografia.

[.4. Inclusién de los pacientes en los ensayos clinicos

Cuando el paciente no tiene alternativas terapéuticas, la inclusién en un ensayo clinico
es la opcién mas conveniente, siempre y cuando el paciente de su consentimiento. En
la web www.clinicaltrials.gov se pueden buscar los ensayos clinicos por patologfas vy
filtrar por el estado del ensayo y los paises que participan, etc.
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De acuerdo a la legislacion vigente el Servicio de Farmacia es el responsable de la
recepcion, almacenamiento, conservacion, preparacién y dispensacién de medica-
mentos que aln no han sido autorizados y se encuentran en periodo de investiga-
cion. La Unidad de gestion de medicamentos en investigacion del Servicio de Farma-
cia da soporte a la investigacion mediante la gestion de los medicamentos y la
elaboracién de protocolos de tratamiento®.

Por otra parte, mediante la participacion de un farmacéutico de hospital en los Comités
de Etica de la Investigacién con medicamentos (CEIM) el Servicio de Farmacia colabora
en la evaluacion de los aspectos metodoldgicos, éticos v legales de los ensayos clinicos y
en la emision del dictamen que permite o no el inicio de un ensayo clinico en el centro
sanitario. Ademds este comité también se encarga de evaluar las modificaciones sustan-
ciales de los estudios clinicos autorizados y realizar un seguimiento del estudio, desde su
inicio hasta la recepcién del informe final, cuando el ensayo clinico se cierra®.

2. ADQUISICION PROGRAMADA PARA UNA ATENCION URGENTE:
BOTIQUINES DE EMERGENCIA

Algunas EERR pueden presentar en su curso evolutivo sintomas agudos que compro-
meten la vida de los pacientes y requieren tratamiento urgente. En estos casos se
requiere disponer en los Servicios de Farmacia Hospitalaria la medicacidn necesaria
de forma urgente para reducir la morbi-mortalidad de estos pacientes. Es el caso de
los errores congénitos del metabolismo (ECM), un grupo heterogéneo de enferme-
dades hereditarias metabdlicas caracterizadas por su gran diversidad, y aunque raras
de forma individual, en su conjunto presentan una incidencia nada desdefable llegan-
do en algunas unidades de cuidados intensivos pedidtricos a representar el 2,2% de
los pacientes atendidos.’

Los ECM son consecuencia de alteraciones bioquimicas de origen génico en la es-
tructura o funcién de una proteina. La diversidad de estas enfermedades proviene, no
sdlo del grado de afectacidn del gen, sino también del tipo y funcidn de la proteina
cuya sintesis queda alterada. De esta forma, en funcién de que ésta actie como una
enzima, como una hormona, como un receptor-transportador de membrana celular
o formando parte de una organela celular (lisosoma, peroxisoma, por ejemplo) sur-
gen diferentes grupos de enfermedades, lo cual origina la caracteristica mds destacada
de este tipo de enfermedades: su gran heterogeneidad clinica.

Considerando el momento y modo de presentacién, las enfermedades metabdlicas
pueden clasificarse en términos generales en tres grandes grupos fisiopatoldgicos®:

|. ECM por intoxicacion: se acumulan metabolitos por bloqueo de la via me-
tabdlica, provocando efectos téxicos sobre el sistema nervioso central (SNC).
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Se incluyen en este grupo las aminoacidopatias, acidurias orgdnicas, defectos
del ciclo de la urea y galactosemia. Presentan clinica de encefalopatfa aguda
tras un intervalo libre de sintomas. El diagndstico de sospecha biogquimico
suele realizarse con andlisis sencillos.

2. ECM por déficit energético: hay un déficit en la produccién o en la utilizacion
de la energfa produciéndose el bloqueo metabdlico en etapas intermedias o
finales de la via metabdlica. Pertenecen a este grupo: los defectos de la 3 oxi-
dacién de los cidos grasos, los defectos de la gluconeogénesis v glucogenosis
(I, ), las acidosis ldcticas congénitas vy las enfermedades mitocondriales. Se
suelen caracterizar por una presentacion y evolucion muy variables. Las mani-
festaciones clinicas son generalmente multisistémicas siendo la mds comun, la
hipotonia muscular; intermitente o persistente, que aparece desde el nacimien-
to, con o sin intervalo libre de sintomas. Las alteraciones bioguimicas son en
muchos casos inespecificas aunque si sugestivas del tipo de enfermedad.

3. ECM de moléculas complejas: afectan a la sintesis o degradacion de molécu-
las complejas por diferentes organelas celulares. Se incluyen en este grupo las
enfermedades peroxisomales, lisosomales, los déficits de glicosilacién de pro-
tefnas y los déficits del metabolismo de los neurotransmisores. Los sintomas
son generalmente crénico-progresivos, siendo frecuentes las megalias, disfun-
cién neuroldgica v los sintomas dismorficos. Su diagndstico precisa de investi-
gaciones especializadas.

El debut de una enfermedad metabdlica o su descompensacion provoca una situa-
cion de emergencia que supone un reto para la unidad de enfermedades metabdlicas
de los hospitales de referencia. Ante la llegada de un paciente con sospecha de ECM,
es clave iniciar el tratamiento lo mds rapidamente posible, corrigiendo las alteraciones
iniciales y recogiendo las muestras necesarias que permitan establecer un diagndstico
y un tratamiento especificos.

Por todo ello, en los hospitales que son centros, servicios o unidades de referencia
del Sistema Nacional de Salud (CSUR) de metabolopatfas es requisito indispensable
contar con un botiquin de urgencias disponible durante las 24h, ubicado en el Servi-
cio de Farmacia, encaminado a paliar los signos y sintomas mds comunes de los ECM
con la méxima rapidez. El botiquin debe contener las siguientes familias de medica-
mentos: agentes quelantes que reducen la concentracidn de los metabolitos tdxicos,
farmacos que tratan la deficiencia enzimdtica responsable de muchos de los sintomas
iniciales, suplementos enzimaticos utilizados como andlogos o cofactores y otros mds
especificos de cada patologia. Por grupos podriamos clasificarlos:

= Vitaminas de efecto coenzimético: Bl, B2, B6, BI2, biotina, fdlico, folinico, coen-
zima Q, piridoxal fosfato.
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= Detoxificadores: carnitina.
= Aminodcidos: arginina, citruling, glicina, isoleucina, valina.
= Agentes quelantes que reducen la concentracion de metabolitos téxicos.

— Quelantes de amonio: benzoato sddico, fenilbutirato sddico, benzoato sé-
dico + fenilbutirato, carbamilglutamato.

— Quelantes de succinilacetona: NTBC (nitisinona).

En los Servicios de Farmacia para realizar una adecuada adquisicién de los medica-
mentos que constituyen el botiquin hay que tener en cuenta que los ECM son pato-
logfas infrecuentes por lo que los stocks del botiquin deben ser reducidos. Se debe
tener organizada de forma adecuada la reposicién de farmacos, tanto tras su utiliza-
cién como en el caso de caducidad, teniendo en cuenta que muchas veces el tiempo
necesario para conseguir los firmacos es mas dilatado de lo deseable. Es el caso de
los medicamentos extranjeros o aquellos que requieren formulacién magistral estéril.
Dado que los medicamentos indicados y comercializados para tratar los ECM son
escasos, para dar cobertura a estos pacientes muchas veces hay que acudir a las vias
de adquisicién especiales anteriormente explicadas. Concretamente se puede recu-
rrir a 4 tipos de medicamentos para tratar estas enfermedades:

a) MMHH comercializados e indicados para los ECM.

b) MMHH o no huérfanos comercializados para otras indicaciones y que para el
tratamiento de un ECM deben ser utilizados fuera de indicacion.

¢) Medicamentos no comercializados en Espafia, pero que si los podemos con-
seguir a través de la AEMPS.

d) Férmulas magistrales cuando no existen alternativas comercializadas.

El éxito del botiquin de metabolopatias de urgencia va a depender de la existencia
de un protocolo de actuacion consensuado entre el Servicio de Farmacia y la Unidad
de Metabolopatfas, en el que esté claramente establecida la aproximacion terapéutica
a una urgencia metabdlica, como obtener la medicacion vy el lugar de almacenamien-
to de la misma.

La cantidad de farmacos disponibles en stock va a depender fundamentalmente del
nivel de atencion del centro hospitalario. Un hospital terciario que disponga de Uni-
dad de Enfermedades Metabdlicas dispondrd de un mayor nimero de firmacos que
un hospital de primer nivel, dénde deben de existir aquellos farmacos para el trata-
miento sindrémico inicial.

A modo de ejemplo en la figura 3.3 se muestra el botiquin de metabolopatias del
HUP La Fe, CSUR de enfermedades metabdlicas.
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(2.5 ml) Kg/dia
> 20 kg: 5,5 g/m?/dia

MEZCLA DE
MEZCLA DE AMINOACIDOS Enfermedad de ,
AMINOACIDOS | NO RAMIFICADOS |  orina de jarabe [-2 g/Kg/dfa PERZLrJiZSi)g v
(sin Val, Leu, lleu) Bolsa de 500 mL de arce P
52 g/L (200 Kcal/l)
PERFUSION IV
Diluir a 20 mg/mL con
ARGININA glucosado 10 % 0 5 %.
. ‘ DOSIS Concentracidon max. de la
XALABARDER® Hiperamonemia CHOQUE erfusion: 100 mefrL.
vial 200 mg/mL [0 ml | (Trastorno ciclo 200-700 malk P ' g
ARGININA urea, betaoxidacién T Dessde hoqueen
L-ARGININA AGacduria |\ ANTENIMENTO | 90min y resto en
NUTRICIA orgdnica) . ) ‘
Frasco 100G Hasta 500 mg/Kg/dfa perfusion continua
(también c/6h)
ORAL
PERFUSION IV
Diluir a 20 mg/mL con
DOSIS DE glucosado 10% 0 5 %.
CHOOUE Concentracién max. de la
BENZOATO Hiveramonemia 750 malk perfusion: 50 mg/mL
sODICO By [
BENZOATO CARRERAS® (Trastoro ciclo (mémo Dosis de choque en 90
. o Urea, betaoxidacion 500 mg) ‘ 9
SODICO 25% ‘ L min'y resto en perfusion
(250 mg/mL) AG, aciduria continua (también c/éh)
g orgdnica) MANTENIMIENTO
ampollas 10 ml 150-500
" /K— 4 Perfusion continua
ghe protegida de la luz,
en las perfusiones cortas
no es necesario
DOSIS DE PERFUSION IV
CHOQUE Diluir con glucosado
BENZOATO <20 Kg 250 mg 10 % a 25 mL/Kg
SODICO + Hiperamonemia (25 mL) /Kg
‘ ) 2 ,
FENILACETATO AMMONUL® (Trastomo.oclgl >20kg 55 g/m Dosis qe choque en
SODICO vial 5 o/50 ml E/| Urea, betaoxidacion 90 min'y resto en
(profirmaco del 8 AG, aciduria DOSIS perfusién continua
FENILBUTIRATO organica) MANTEMIENTO
sODICO) <20 Kg 250 mg Administrar VIA

CENTRAL: produce

Necrosis si se extravasa
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Nifios > 3 anos: 100

BETAINA CYSTADANE® - | mglkg/dia (en 2 dosis)
ANHIDRA frasco | g Homocistinuria 5 - ORAL
de polvo oral Nifios > 3 afios:
6 g/dia (en 2 dosis)
ORAL
El ndmero de compri-
B4 Hiperfenilalaninemia midos prescritos deben
(sapropterina, KUVAN® perte ‘ 5-20 ‘ PrESCritos Cebe
et | e 100 B (Fenilcetonuria mg/Kg/dia introducirse en un vaso
) atipica) con hasta 120 ml de agua
terina
y removerse hasta su
disolucién
MEDEBIOTIN Deficiencia de
BIOTINA FORTE® comp 5 mg carquleasas y 590 ORAL
(Vitamina H) b|ot\.mdas.as, mg/dia
MEDEBIOTIN Acidemia IM/1V/ ORAL
FORTE® amp 5 mg propidnica
Hiperamonemia 100-250 ORAL
CARBAMILGLU- CARBAGLU® (Trastorno ciclo molKeldia Antes de las comidas
TAMATO comp 200 mg E/5 urea, academia e Enteros o dispersados
L (en 2 a 4 tomas)
organica) en agua
Dosis de choque (IV)
20-100 mglkg C/3-4h | BOLUS IV LENTO O
CARNICOR® 20% 50-300 mg/kg/dia PERFUSION IV
amp | g/5ml Trastorno (3 dosis) en SF 09 % 0,5-8 mg/mL
CARNITINA ciclo urea, Dosis mantenimiento
CARNICOR® 10% | acidemias orgdnicas (ORAL) ORAL
vial beb | g/10 ml 50-100 mg/Kg/da En tres tomas junto a las
(3 tomas) comidas
Méximo 3 g/dfa
L-ARGININA
CITRULINA NUTRICIA Trastorno ciclo urea | Hasta 250 mg/Kg/dia ORAL
Frasco 100 G
Nifios < | afio
5-20 mg/kg/dfa
PROGLICEN® | . . (en 3 dosis) X hORA"t
. ipoglucemia por ora antes o
DIAZOXIDO Ccaap lz(fon:ng hiperinsulinismo Nifios > I afio 2 después de las
P g y aduttos comidas)
3-8 mg/kg/dia
(en 2-3 dosis)
SODIUM e ’
DICLOROACE- | DICHLOROACETATE éi‘?;i‘;‘ﬁ"j (Sei “;%('fjgé j‘; ORAL
TATO 50 MG/ML | POLVO . . (resuspender el polvo
SODICO PARA SOLUCION metabohsmo cel (mdximo ,200 en agua o comidas)
ORAL piruvato) mg/kg/dia)

61




Capitulo 3. ADQUISICION DE MEDICAMENTOS HUERFANOS

Nifios < 20 Kg:
AMEg/,\éA;:? 40 450-600 mg/Kg/dia
g ‘ ‘ ;
FENILBUTIRATO | GRANULADO'E/| | ' IPeramonema (hdosd
SODICO (Trastomos Nifios > 20 Kg ORAL
AMMONAPS® ciclo urea) y adultos
COMP 500 MG E/250 9.9-130 g/m?/dia
(méaximo 20 g)
Hiperamonemia 3 mifm? - 1.2 mif
FENILBUTIRATO | RAVICTI I,I G/ML . m?/dfa ORAL
GLICERILO FRASCO 25 ml urea) (53 g/m? -
12,4 g/m?*/dfa)
Trastornos de
: ACIDO FOLICO transferencia
FAOCLIIDC(C)) ASPOL® grupo metilo 5-50 mg/dia ORAL
capsl0 mg (Deficiencia MTHF
reductasa)
FOLINATO
CALCICO GES® Dosis de choque (IV) BOLUS IV
vial 50 mg 3 mg/Kg DU (max 160 mg/min)
: Convulsiones Perfusion IV
FOAIé:\ggO ISOVORIN® comp sensibles al Si hay respuesta en SF 0.9 % o glucosado
7,5 mg (Levofolinato) acido folinico (ORAL) al5%
OJO!l Equivalen a 3 mg/Kg/dfa
|5 mgde (3 tomas) ORAL
Acido Folinico
GLICINA
GLICINA NUTRICIA Acidemia isovalérica 200 mg/Kg/dia ORAL
Frasco 100 G
ISOLEUCINA Enfermedad 520 mg/kg en
ISOLEUCINA NUTRICIA de orina de jarabe . ORAL
4 dosis
Frasco 100G de arce
ORFADIN® I mg/Kg/dia
NITISINONA cap 2 mg E/60 Tirosinemia (2 tomas) ORAL
(NTBC) ORFADIN® tipo| Dosis méxima:
cap 10 mg E/60 2 mg/Kg/dfa
Dosis de choque (IV)
PIFiglsDF(/)\)T(gL 10-40 mg/Kg DU
10-50 mg/Kg/dia
XALABARDER® Convulsiones “ tor%wasé; VLENTO
PIRIDOXAL vial 100 mg/ml'5 ml | neonatales por falta | (maximo 3 das)
FOSFATO de piridoxamina-5
PIRIDOXAL fosfato oxidasa | Dosis mantenimiento
FOSFATO (ORAL) ORAL
cap 50 mg 10-50 mg/Kg/dia
(4 dosis)
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BENADON® Dosis de choque (V) IV LENTO
50-100 mg eventualmente
PIRIDOXINA comp 300 mg Convulsiones IM profunda
(B6) neonatales Dosis mantenimiento
Biﬂ?’;‘(%om,\;(@ (oral) 10-200 mg/dia ORAL
30 mg/Kg/dia (con o sin alimentos)
Deficiencia mdttiple
de deshidrogenasas
(MADD)
Enf.
RIBOFLAVINA |  RIBOFLAVINA | "9 160300 g ORAL
(B2) cap 100 mg Enf 4cidos (1-3 tomas) (con alimentos)
organicos
(Acidura
glutdrica I,
Acidemia
isovalérica)
BENERVA® Frermeczd
de la orina ORAL
TIAMINA comp 300 mg con olor a jarabe 100-300 mg/dia (con o sin alimentos)
(B1) BENERVA de arce (Méx. 1000 mg dfa)
amp 100 mgC/R)mI - IM/ IV LENTO
Acidosis ldctica
Defectos en los 5 mg/Kg/dia
UBIQUINONA DE,CORENQNE® complejos |1y |l (2-3 tomas)
) viales bebibles ORAL
(Coenzima Q) 50 mg E/10 cadena
respiratoria 100-300 mg
VALINA Enfermedad de 520 mglke
VALINA NUTRICIA orina de jarabe . ORAL
en 4 dosis
Frasco 100 G de arce
Nifios pequefios
VITAMINA MEGAMILBEDOCE® Acidemia 200 mcg/Kg/dia
" IM/IV
BI2 amp 10 mg/2 ml metilmaldnica
[-2 mg/dia

Figura 3.3. Botiquin de metabolopatias del HUP La Fe.
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CAPITULO 4
GESTION FARMACOECONOMICA

I. ;POR QUE SON TAN CAROS LOS MMHH?

El elevado precio aprobado para estos medicamentos con el objetivo de compensar
el menor tamafio de mercado existente, inherente a la baja prevalencia de las EERR,
es uno de los elementos criticos que condiciona las dificultades existentes en el acce-
so v financiacion de los MMHH.

La legislacion europea sobre MMHH, entre los incentivos otorgados a los MMHH, in-
cluye la concesién de exclusividad de mercado a estos medicamentos.' De esta forma,
mientras estd vigente el periodo de exclusividad no puede autorizarse ningln otro
medicamento considerado similar al medicamento huérfano beneficiario de dicha ex-
clusividad. Estas condiciones de mercado no convencionales proporcionan un entorno
relativamente estable para obtener un retorno de la inversion, incentivando la inver-
sion de los laboratorios farmacéuticos, aungue en contrapartida también dificulta la
existencia de competencia que module el precio final de los medicamentos.

Respecto a la valoracidon y asignacion de precios, la prevalencia de la indicacién
autorizada es uno de los elementos que mds repercuten en el precio final de los
MMHH, de modo que obtienen precios superiores aquellos medicamentos desti-
nados a patologia mas raras, las enfermedades ultra-raras. La ausencia de alternati-
vas terapéuticas es otro criterio adicional identificado como importante modulador
del precio de los MMHH. A pesar de ello, no existen referencias claras sobre los
criterios que determinan el precio final de un MMHH. Es mads, no existe una rela-
cion clara entre el beneficio clinico aportado por los MMHH y su precio final, ni
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entre dicho precio y los costes de inversién de los laboratorios en el desarrollo de
estos tratamientos.’

La farmacoeconomia afronta un reto de dificil manejo en el campo de los MMHH.
Por una parte, como ya se ha mencionado, el nivel de evidencia en el que se sustenta
la autorizacion de medicamentos suele ser débil. Por otra parte, el conocimiento de
las EERR, su evolucidn clinica y los resultados esperables en ausencia y en presencia
de tratamiento es en muchas ocasiones escaso.Ambas consideraciones, muestran un
escenario de incertidumbre que dificulta la definicidon de las premisas sobre las que
construir los modelos farmacoecondmicos.

Adicionalmente, las evaluaciones econdmicas convencionales muestran resultados de
coste-efectividad para los MMHH que estdn muy por encima de los umbrales tradi-
cionalmente aceptados para las terapias innovadoras por parte de las agencias eva-
luadoras de tecnologfas sanitarias. Con este panorama, los paises que deciden finan-
ciar estos farmacos a cargo de los sistemas nacionales de salud a menudo definen un
umbral de coste-efectividad diferente para las EERR, considerando en sus decisiones
criterios especificos para MMHH (contexto de la EERR, expectativas de los pacientes,
ausencia de alternativas) tal y como propone el andlisis de decision multicriterio am-
pliamente explicado en el capitulo 3.

2. IMPACTO PRESUPUESTARIO DE LOS MMHH

Los elevados precios de los estos medicamentos han provocado que, a pesar de que
la poblacidn a tratar sea pequefia y el nimero de MMHH no sea especialmente gran-
de en relacidn al total de medicamentos disponibles, el impacto presupuestario de
este grupo de fdrmacos sea ya muy relevante para los sistemas nacionales de salud.
Asl en el entorno europeo, el gasto de MMHH se situarfa, segin las Ultimas publica-
ciones, en el 7,2% del coste farmacéutico total.* Dicha proporcidn no serfa desdefia-
ble si consideramos que este gasto se destina al tratamiento de una proporcidn pe-
quefia respecto a toda poblacién atendida por los sistemas de salud. Tanto es asi, que
los costes medios anuales por paciente de este tipo de tratamientos oscilan entre
27811y 1.647.627 euros.*

A modo de ejemplo, en el HUP La Fe, CSUR de diferentes EERR, el porcentaje del
gasto destinado a MMHH ha sido creciente en la Ultima década, alcanzando los
45.846.551€ en 2020, lo que supone el 28,7% del gasto farmacéutico total, con mds
de 20 principios activos que superan los 500.000 euros anuales (Figura 4.1).

La incentivacién que ofrece la regulacion europea sobre MMHH, junto con los eleva-
dos precios asignados a estos medicamentos, han permitido la rentabilidad de los
proyectos de investigacidn en el campo de las EERR, lo que ha suscitado interés por

66



Capitulo 4. GESTION FARMACOECONOMICA

- 28,7%
o Y
—

15%
10%
5%
0%
2015 2016 2017 2018 2019 2020
7.000.000 €
6,000,000 € ~
s00000¢ > 500.000 €/ANO
4.000.000 €
3.000.000 €
2.000.000 € I I I
1.000.000 €
B lllllllllllllll-
& F o P & A 53 at
‘\é_ﬁo\)‘lx;‘ro “9@‘@0\3 @5 0\9 61\3\3?“9 {g_gﬁ Qi:\ Y:ngxl‘vvﬁ' ’\“"\p"“ \0 %-ooeﬁ' &
e&@'#égbég e“@\f*& w\;S“p' Q@;@@“ e R
© & e <& \Sg" {,?
«§ c}g\
e

<

Figura 4.1. Evolucién del gasto de los MMHH 2015-2020
y Gasto por principio activo huérfano en 2020 en el HUP La Fe.

parte de muchas compafifas farmacéuticas en el desarrollo de MMHH alcanzandose
el objetivo de dinamizar el sector y mejorar las opciones terapéuticas para estas en-
fermedades. En este aspecto, es innegable el beneficio en términos sanitarios que
provoca la investigacion en un tipo de condiciones médicas sobre las que existe un
importante desconocimiento, en las que nos encontramos con enormes necesidades
no cubiertas. Sin embargo, la confluencia de un modelo de investigacién orientado al
desarrollo de nichos terapéuticos, el actual sistema de precios y la ausencia de com-
petencia que determina el periodo de exclusividad, empiezan a producir algunas
tensiones de sostenibilidad.’

El crecimiento continuado del sector dentro de este paradigma podria poner en
riesgo la sostenibilidad a largo plazo de los sistemas de salud, a medida que vaya
incrementdndose el ndmero de tratamientos farmacoldgicos huérfanos disponi-
bles, condicionando o incluso dificultando el acceso real de los pacientes a los
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tratamientos farmacoldgicos y la financiacién de estos con cargo a fondos publicos.
Es por tanto el momento de plantearse medidas singulares con el objetivo de me-
jorar la accesibilidad.

En este sentido, desde la farmacia de hospital venimos intentando implementar algu-
nas medidas de eficiencia desde hace algin tiempo ya. Las nuevas férmulas de finan-
ciacidn que basan el pago en resultados o la introduccion de genéricos y biosimilares
en las gufas farmacoterapéuticas del hospital son un par de ejemplos.

3. INCORPORACION DE GENERICOSY BIOSIMILARES

Segun el Real Decreto Legislativo 1/2015, por el que se aprueba el texto refundido
de la Ley de garantfas y uso racional de los medicamentos y productos sanitarios, un
medicamento genérico es “todo medicamento que tenga la misma composicion cua-
litativa y cuantitativa en principios activos y la misma forma farmacéutica, y cuya
bioequivalencia con el medicamento de referencia haya sido demostrada por estu-
dios adecuados de biodisponibilidad”. Sin embargo, el biosimilar lo define la EMA
como “Medicamento de origen biotecnoldgico producido de acuerdo a las exigen-
cias especfficas establecidas por la EMA referidas a calidad, eficacia y seguridad y que
han mostrado comparabilidad con el medicamento de referencia”.®

Tanto biosimilares como genéricos tienen una misma base comercial, es decir; se co-
mercializan cuando ha expirado la patente del firmaco original del que proceden, sin
embargo son dos tipos de medicamentos completamente diferentes tanto en su
estructura como en su desarrollo y aprobacidn. Los genéricos son moléculas sencillas,
facilmente caracterizables, con una estructura bien definida y de pequefio tamafio.
Los biosimilares, en cambio, son moléculas muy complejas, con numerosas modifica-
ciones postraduccionales, su tamafio que puede superar los 150.000 dalton en el
caso de los anticuerpos monoclonales, necesitando mucho trabajo a nivel analitico
para su caracterizacién estructural y funcional. Debido a la sencillez de los genéricos
y a la ausencia de otro tipo de modificaciones complejas, es facil conseguir copias
exactas de ellos, por lo que el proceso de fabricacion resulta sencillo y predecible. No
es el caso de los biosimilares que, como sus farmacos de referencia, no son sintetiza-
dos mediante una simple reaccién quimica, sino que requieren de un complejo pro-
ceso biotecnoldgico en un entorno celular como cualquier proteina del organismo. Al
tratarse de células vivas, cada proceso de manufactura tiene una variabilidad inheren-
te, por lo que aunque el proceso esté controlado, se obtienen moléculas similares,
pero no idénticas. Finalmente, respecto a su desarrollo, los genéricos requieren una
inversién mucho inferior a la de los biosimilares, lo que se traduce en que un genéri-
co puede estar en el mercado en un tiempo estimado de 2 a 3 afios, mientras que
un biosimilar necesita entre 7 u 8 aflos para poder comercializarse. Todo este tiempo
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requerido para el desarrollo de los biosimilares se debe a que son necesarios nume-
rosos estudios para su aprobacidn, incluyendo estudios farmacocinéticos, de seguri-
dad vy eficacia para comprobar su similaridad con el farmaco de referencia. Para un
genérico no son necesarios estudios preclinicos y Unicamente son necesarios estu-
dios de bioequivalencia en voluntarios sanos.’

Lo que si'tienen en comun, es un precio mas reducido respecto a los medicamentos de
referencia. Disminuciones que pueden llegar hasta el 50% en el caso de los genéricos vy
al 25% en los biosimilares. En la década en la que nos encontramos han empezado a
finalizar los periodos de 10 afios de exclusividad de los medicamentos con designacion
huérfana y sus patentes, abriéndose por tanto una era en la que serd posible la incor
poracion de estos medicamentos al mercado con el ahorro que ello supone ®

A fecha de diciembre de 2020, 47 medicamentos con designacién huérfana habian
vencido su periodo de exclusividad de |0 afios. De estos 47, | 3 tienen genérico co-
mercializado en Espafia. A modo de ejemplo mencionar que el Zavesca® (miglustat)
indicado para la enfermedad de Gaucher que finalizd su periodo de exclusividad en
noviembre de 2012 y en agosto de 2014 se autorizé en Espaia su genérico (Miglus-
tat Accord®). En ese momento el genérico resultaba un 38% mds barato que su ho-
modlogo de referencia, sin embargo, éste Ultimo presionado por la competencia bajé
su precio Y en la actualidad, el precio de los dos, es el mismo. Por lo tanto, la incorpo-
racion de genéricos y biosimilares es una opcidn muy interesante que contribuye a la
sostenibilidad en este tipo de terapias de tan elevado coste.

4. NUEVAS FORMULAS DE FINANCIACION

La elevada incertidumbre debido a los resultados clinicos de los MMHH y al potencial
impacto presupuestario final debe reconocerse en la asignacidn de precios y puede
gestionarse mediante herramientas especfficas como son los acuerdos de riesgo
compartido (ARC). Este tipo de acuerdos, con un papel creciente en la mayorfa de
los paises desarrollados, son mecanismos de reembolso que facilitan el acceso a los
farmacos sobre los que hay falta de evidencia sobre sus resultados clinicos vy se clasi-
fican en acuerdos financieros y acuerdos basados en resultados (Figura 4.2).

Entre los ARC financieros destacan los descuentos vy los acuerdos precio/volumen
(con sus variantes: precio/volumen global, de dosis media diaria, de bonificacion de
precios, con tope méximo anual de prescripciones) siendo los mas utilizados por su
sencillez. Los acuerdos que fijan limites de utilizacién (uso, tiempo o coste) como los
techos de gasto o aquellos en los que la industria financia el inicio del tratamiento
vinculdndose su continuidad a determinadas condiciones, tienen por objetivo reducir
la incertidumbre presupuestaria residiendo la dificuttad en el establecimiento del te-
cho o la tarifa por paciente.

69



Capitulo 4. GESTION FARMACOECONOMICA

- Descuentos - Techo de gasto
- Porcentaje de devolucion sobre precio - Acuerdos de iniciacion al tratamiento
- Acuerdos precio/volumen - Capitativo (tarifa por paciente)
- Condicionada a generacién de evidencia - Garantia de resultados
- Continuacion de tratamiento condicionada - Garantia de devolucién

Figura 4.2.Tipos de Acuerdos de Riesgo Compartido.
Figura adaptada a partir de la publicacién de Espin y col.”®

Por su parte, los acuerdos basados en resultados pretenden acotar el riesgo deriva-
do de financiar casos de pacientes que no responden al tratamiento y que no podrian
haber sido identificados previamente. Entre ellos se encuentran los acuerdos de ga-
rantia de resultados (bajo un esquema «no cure, no pay», si el medicamento no logra
curar aliviar o reducir los sintomas como estaba previsto, el fabricante debe devolver
el pago recibido o parte del mismo), los de garantia de devolucién (si el paciente no
responde, se suspende el tratamiento y el laboratorio devuelve el dinero) y finalmen-
te, nos encontramos los acuerdos de cobertura condicional hasta la disposicidon de
mayor evidencia del fdrmaco en cuestién.

En Europa se estan utilizando cada vez mas los ARC para gestionar los aspectos de
la incertidumbre asociados con la introduccidn de los MMHH en el sistema sanitario.
Iltalia es el pais con mayor nimero de esquemas v los antineopldsicos son los MMHH
mas prevalentes en los acuerdos, siendo la mitad acuerdos financieros, y evaluando el
resto resultados clinicos.’

En Espafia, y especialmente desde el inicio de la crisis, se han empleado nuevas fér-
mulas de financiacién en algunos farmacos innovadores de alto coste para reducir el
impacto financiero y medir resultados en salud. En el dmbito de las EERR, han desta-
cado los techos de gasto, como forma de acotar la incertidumbre y dar acceso, y los
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acuerdos basados en resultados del proyecto VALTERMED'' del Ministerio de Sani-
dad, que se puso en marcha en noviembre de 2019 con la finalidad de medir el valor
terapéutico en la prdctica clinica real de los medicamentos de alto impacto sanitario,
aplicando esquemas de pago por resultados.

Los MMHH son los candidatos perfectos para formar parte de esquemas de pago
por resultados: tecnologfas de alto impacto presupuestario para enfermedades gra-
ves de pacientes con necesidades insatisfechas, incertidumbre en cuanto a resulta-
dos, cuando la carga de trabajo es asumible y el periodo de recoleccidn de resulta-
dos no demasiado dilatado. A modo de ejemplo se cita aqui la experiencia piloto del
HUP La Fe, que inicié un programa de riesgo compartido en 2012 para la adquisi-
cion del tratamiento de EERR de depdsito lisosomal. Se incluyeron 8 pacientes en el
programa (4 con enfermedad de Hurler, 2 con Pompe y 2 con Gaucher), siendo 5
de ellos mujeres y 3 varones. Tras analizar las variables y criterios de respuesta defi-
nidos, todos los pacientes presentaron efectividad plena tras 2 o 3 afios de segui-
miento excepto uno de ellos que no se pudo evaluar. Dada la efectividad alcanzada,
el hospital realizd el pago integro a los laboratorios farmacéuticos de todos los tra-
tamientos administrados.'?

El programa de riesgo compartido implantado fue la primera experiencia publicada
de pago por resultados clinicos en MMHH en Espafia.Y aunque el impacto econd-
mico fue limitado, el mayor logro fue reducir la brecha de conocimiento entre efica-
cia y efectividad constatando que las terapias administradas mostraron los beneficios
dptimos por los que estd dispuesto a pagar el financiador. Ademds, abrié camino
facilitando experiencias posteriores al sacar a la luz las dificultades encontradas en el
camino: 1) reticencias por parte de la industria que debfa asumir el riesgo de que el
medicamento no tuviese la efectividad real esperada, y por tanto, el descuento apli-
cable fuera superior al previsto para mantener la sostenibilidad del medicamento en
el mercado; 2) dificultades a la hora de definir y consensuar con los clinicos y los
departamentos médicos de los laboratorios las variables clinicas y los tiempos de
medida de dichas variables;y 3) complejidad de la organizacién y seguimiento de los
ARC que necesitaron recursos para su implantacion y evaluacion periddica. En este
sentido, se intentd simplificar el proceso y crear un modelo estdndar de acuerdo que
sin duda redujo la carga administrativa. No obstante, la potenciacion de estructuras
y sistemas de informacion en la administracién sanitaria que faciliten el andlisis y
monitorizacién de estos acuerdos mejorard enormemente el seguimiento desde el
punto de vista operativo.'?

Asi pues, los ARC, rigurosamente gestionados, pueden contribuir a fijar precios razona-
bles, ajustados a la efectividad clinica de los MMHH, mejorar su farmacovigilancia vy re-
ducir la incertidumbre vy sus consecuencias en pacientes, industria vy financiadores.
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5. ESTRATEGIAS NACIONALES PARA LA SOSTENIBILIDAD:VALTERMED

La creacion de registros especificos para monitorizar los resuttados en salud conse-
guidos con los MMHH es una asignatura pendiente y de suma importancia dado que
deberfa revertir en una mejora continua en los procedimientos de toma de decisio-
nes. La revision permanente de los resultados observados en préctica clinica con los
medicamentos, verificando los beneficios en condiciones de préctica real y valorando
las posibles incertidumbres existentes en fases mds iniciales del ciclo de la vida de los
medicamentos puede ser el camino.

Con el fin de poner remedio a esta deficiencia de registros de resuftados en salud, el
Ministerio de Sanidad, Consumo y Bienestar Social lanzé en noviembre de 2019 el
programa VALTERMED. El Acrénimo de VALor TERapéutico de los MEDicamentos, es
el sistema de informacién corporativo del SNS para determinar el valor terapéutico
en la préctica clinica real de los medicamentos que se utilizan en Espafia y estd ges-
tionado a nivel central por la DGCYF. El alcance prioritario son los medicamentos de
alto impacto sanitario y econdmico donde se incluyen los medicamentos innovado-
res para indicaciones concretas.Y su objetivo es disponer de informacién éptima para
la adecuada toma de decisiones en la gestidon macro, meso y micro de la prestacién
farmacéutica, en las distintas etapas del ciclo del medicamento (Figura 4.3)."

Cuando la DGCBYF decide que un medicamento se tiene que incorporar en VAL-
TERMED se elabora un protocolo farmaco-clinico especifico para dicho medicamen-
to y en la indicacién considerada. En el desarrollo y disefio de estos protocolos par-
ticipan grupos multidisciplinares de expertos clinicos de todo el territorio nacional

Generar informacidn para la gestion de la prestacién farmacéutica en el
momento de la financiacion de medicamentos.

Actualizacion de IPTs.

Facilitar informacién para la toma de decisiones en la selecciéon de
medicamentos en las Comisiones de Farmacia Autondmicas.

Proporcionar informacion para elegir el tratamiento mas eficiente.

Figura 4.3. Objetivos de VALTERMED para la adecuada toma de decisiones
en la gestidn de la prestacion farmacéutica.
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con una implicacién importante de las sociedades cientificas. En estos protocolos se
recoge de forma explicita cual es el objetivo que se quiere conseguir con el nuevo
medicamento, en qué pacientes se va a utilizar y qué variables clinicas de seguimiento
se van a registrar para poder evaluar la efectividad del tratamiento.

Ademas, esta informacién (medida, registrada y evaluada) permite llegar a acuer-
dos econdmicos de pago con el laboratorio titular de la comercializacién en fun-
cion de los resultados que se obtengan. Son los acuerdos de pago por resultados
que hemos visto en el apartado anterior. El medicamento innovador tiene que
alcanzar los resultados que se esperan de él en la prdctica clinica real y la herra-
mienta VALTERMED proporciona las garantias necesarias al sistema sanitario de
que realmente se van a financiar medicamentos efectivos y con las caracteristicas
de efectividad que se habfan determinado a priori. Por el contrario, si no se alcan-
zan los resultados esperados el coste a pagar se verd reducido proporcionalmente
o en funcién de lo que se hubiese acordado al inicio con el laboratorio titular en
el acuerdo.

Los profesionales sanitarios que tienen acceso a VALTERMED son aquellos que deci-
de cada servicio autondmico de salud y deben de ser autorizados por la DGCYF. El
acceso se realiza con certificado digital de manera individual. Los perfiles de los pro-
fesionales sanitarios con permiso de acceso son de 4 tipos:

= Perfil Médico: Su papel en la aplicacidn serd dar de alta a los pacientes, regis-
trar las variables y consultar y explotar los registros de los pacientes pertene-
cientes a su Hospital en los protocolos que tengan asignados.

= Perfil Farmacéutico Hospitalario: su papel es el mismo que el de los médicos,
pero ademds podrd consultar y explotar todos los registros de los pacientes
pertenecientes a su Hospital de todos los protocolos que estén dados de alta
en el centro.

= Perfil Comunidad Auténoma: en este caso podrd consultar y explotar los re-
gistros, siempre anonimizados, de los pacientes pertenecientes a los hospita-
les de su CCAA vy a aquellos que pertenezcan a estos centros y hayan sido
derivados a otra CCAA diferente.

m Perfil Ministerio: aparte de poder consultar y explotar los registros de los
centros del SNS, podrd gestionar los usuarios y parametrizar el médulo de
medicamentos y de protocolos.

Con los datos registrados en VALTERMED se dispone de informacién objetiva y ex-
haustiva de las dosis y pautas posoldgicas empleadas (coste), de la efectividad y segu-
ridad del fdrmaco, con lo que se puede calcular la relacién coste/efectividad incre-
mental, conocer el impacto presupuestario y los beneficios reales en salud. Poder
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conocer estos resultados es bdsico para reevaluar los medicamentos ajustando sus
condiciones econdmicas de financiacion a los beneficios que han producido.

En la tabla siguiente (figura 4.4) se muestran los 9 protocolos farmaco-clinicos vigen-
tes a fecha de 30 de junio del 2021, casi todos ellos MMHH para tratar EERR.

TISAGENLECLEUCEL Leucemia linfobldstica aguda de células B

TISAGENLECLEUCEL

AXICABTAGEN CILOLEUCEL Linfoma B difuso de células grandes

INOTUZUMAB OZOGAMICINA | Leucemia linfobldstica aguda

DARVADSTROCEL Fistulas perianales complejas en enfermedad de Crohn
LUMACAFTOR/IVACAFTOR Fibrosis quistica

TEZACAFTOR/IVACAFTOR

DUPILUMAB Dermatitis atdpica grave en pacientes adultos
REMDESIVIR Enfermedad por COVID-19

BUROSUMAB Raquitismo hipofosfatémico ligado al cromosoma X
VORETIGEN NEPARVOVEC Distrofia retiniana asociada a la mutacién RPE65 bialélica

Figura 4.4. Medicamentos incluidos en el programa
VALTERMED a fecha de 30/06/2021.
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Para que un medicamento esté disponible en el mercado son necesarias dos autoriza-
ciones, por una parte la autorizacién de comercializacion (el firmaco es seguro y eficaz)
y por otra parte requiere que el laboratorio esté autorizado para la fabricacion de ese
tipo de medicamentos (el proceso de fabricacién cumple con unos estrictos requisitos
de calidad). Este doble sistema de autorizacion garantiza que los medicamentos de uso
humano elaborados industrialmente cumplen las garantias legalmente exigibles:

= Alcanzar los requisitos de calidad establecidos.
= Ser seguros y ser eficaces en las indicaciones terapéuticas aprobadas.

m Estar correctamente identificados y suministrar la informacién precisa (en
formato accesible y de forma comprensible por el paciente) para su correcta
utilizacion.

No obstante, las presentaciones disponibles de estos medicamentos no siempre se
encuentran listas para administrar o en el modo requerido para cubrir las necesida-
des de todos los pacientes. En esas situaciones se debe recurrir a la preparacién de
medicamentos adaptados a la situacion clinica del paciente de tal forma que puedan
ser administrados en las dosis precisas y durante un periodo de tiempo determinado
segun los requerimientos individuales. En Espafia, en el marco del uso racional del
medicamento, la responsabilidad técnica de la preparacién de medicamentos en los
hospitales recae sobre los Servicios de Farmacia, pudiéndose realizarse fuera del
Servicio de Farmacia preparaciones extemporaneas de bajo riesgo (p.ej., reconstitu-
cién de medicamentos o individualizacién de dosis)'.
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Las actividades desarrolladas en los Servicios de Farmacia que permiten adaptar la
presentacion de los medicamentos a las necesidades individuales de los pacientes son
la formulacién magistral y el acondicionamiento.

|. FORMULACION MAGISTRAL

Una férmula magistral se define en la legislacién aplicable como "el medicamento
destinado a un paciente individualizado, preparado por el farmacéutico, o bajo su
direccién, para cumplimentar expresamente una prescripcién facultativa detallada
de las sustancias medicinales que incluye, segin las normas técnicas y cientificas
del arte farmacéutico, dispensado en su farmacia o servicio farmacéutico y con la
debida informacién al usuario”??. Es decir, consiste en la elaboracién de un medi-
camento de forma individualizada para dar respuesta a las necesidades particula-
res de un paciente bajo la supervisién de un farmacéutico. La elaboracién de es-
tos preparados requiere receta médica y sigue estrictas normas técnicas para
garantizar que se cumplen unas condiciones de calidad dptimas. Por tanto, una
férmula magistral es un medicamento hecho a la medida del paciente, en el que
se ajustan las caracteristicas del fdrmaco a las necesidades terapéuticas de una
persona en concreto.

Las férmulas magistrales solo pueden ser elaboradas por un farmacéutico o por un
técnico especializado y cualificado bajo la supervision de un farmacéutico. Se pueden
elaborar tanto en Servicios de Farmacia como en oficinas de farmacia legalmente es-
tablecidas. En el caso de los Servicios de Farmacia Hospitalaria la zona fisica donde se
elabora recibe el nombre de Unidad de Farmacotecnia. De acuerdo con la legislacion
vigente, es el farmacéutico quien tiene la responsabilidad sobre las preparaciones que
se realicen en su oficina de farmacia o en los Servicios de Farmacia a su cargo.

Elaborar una férmula magistral no es algo sencillo, requiere muchos pasos y diferentes
procesos. Se debe seguir una gufa de elaboracién que recoja de manera detallada
toda la informacion necesaria como los pasos a seguir, la fecha de elaboracién vy ca-
ducidad, el nimero de registro y la aceptacién o rechazo de la férmula por parte del
farmacéutico.

En el dmbito de la Farmacia Hospitalaria las férmulas magistrales se elaboran cuando
existen diferentes situaciones especiales en las que el mejor tratamiento para el
paciente no estd disponible en el mercado, es decir; no estd comercializado por la
industria farmacéutica (Figura 5.1). En general, estas situaciones se pueden agrupar
en limitaciones de la disponibilidad y caracteristicas de los pacientes. En el primer
grupo encontramos circunstancias como que el medicamento no estd comercializa-
do y no presenta alternativas en el mercado, o no se encuentra disponible, bien por
problemas puntuales de suministro, o bien porque deja de comercializarse por falta
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de rentabilidad. El segundo grupo de situaciones especiales serfan aquellas en las que
los medicamentos disponibles presentan problemas de adaptacién a las necesidades
concretas de un paciente. Estos problemas son concentraciones o dosis inadecua-
das, caracteristicas organolépticas (sabor u olor) poco agradables y formas farma-
céuticas no apropiadas (por ejemplo no disponibilidad de presentacién en jarabe),
hipersensibilidad o intolerancia a determinados excipientes presentes en los medi-
camentos comercializados o la necesidad de combinar principios activos*. La pobla-
cidn pedidtrica es un claro ejemplo donde es frecuente que las caracteristicas de los
medicamentos disponibles no se adapten a las necesidades especificas de los pacien-
tes debido a que muchos medicamentos no estdn comercializados para su adminis-
tracion en pediatria.

La formulacién magistral es una actividad importante en frecuencia y cantidad en los
Servicios de Farmacia, en 2020 en el Servicio de Farmacia de HUP La Fe se elabora-
ron un total de 46.325 férmulas magistrales.

Especilidad
farmacéutica que
no se fabrica

Hipersensibilidad Medicamento no
o intoleracia a disponible
excipientes temporalmente

éPor qué se
necesitan formulas
magistrales?

La forma de
administracion
apropiada no esta
disponible

Necesidad de
combinar
principios activos

Necesidad de
adaptar las
caracteristicas
organolépticas

Figura 5.1. Motivos para la elaboracién de féormulas magistrales
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Centrdndonos en el dmbito de las EERR debido a los problemas de acceso a nuevos
tratamientos, especialmente por el limitado ndmero de farmacos comercializados, las
formulas magistrales son, en ocasiones, la Unica alternativa para tratar los sintomas de
la enfermedad y mejorar la calidad de vida de estos pacientes con EERR. La necesidad
de elaboracién de medicamentos es alin mds importante en la poblacién pedidtrica
dado que una gran parte de las EERR (alrededor del 50%) afecta a la poblacién pe-
didtrica, por lo que una vez solucionada la adquisicion del medicamento es muy
probable que se necesiten dosificaciones o formas farmacéuticas distintas de la origi-
nal, o bien que sea necesario acondicionar la materia prima para que se adapte mejor
a las caracteristicas del paciente®.

Como se ha comentado, la elaboracién de una férmula magistral es un proceso
laborioso, especialmente en aquellos casos que la férmula se elabora por primera
vez, ya que precisa un estudio detallado de la composicidn, preparacion y conser-
vacion. La calidad de una férmula magistral depende de la calidad de su proceso
de elaboracidn y de la calidad de sus componentes, tanto de principios activos
como de excipientes. La adquisicién de las materias primas es una operacién de
elevada importancia, donde el farmacéutico es responsable de confirmar que se
cumplen las especificaciones de la Real Farmacopea Espafiola o la Farmacopea
Europea. Estos documentos recogen las normas especificas que describen la cali-
dad fisica, quimica y bioldgica que deben poseer las sustancias medicinales y exci-
pientes destinados a uso humano y veterinario, asi como los controles que se
deben llevar a cabo.

Los profesionales de la Farmacia Hospitalaria, conocedores de la dificultad de la
elaboracién de de una férmula magistral, han trabajado de manera colaborativa a
través de la SEFH en la creacién de una base de datos on-line de férmulas magis-
trales elaboradas para EERR. Esta “Plataforma Online de Férmulas Magistrales en
Enfermedades Raras” sirve como fuente de informacién bibliogréfica y practica
sobre la elaboracién de férmulas magistrales, siendo de una gran utilidad para
aquellos farmacéuticos que necesiten elaborar un nuevo tratamiento. Ademas, re-
coge informacién sobre recomendaciones de administracion, informacién al pa-
ciente y tolerancia del medicamento. El objetivo del proyecto es mejorar el trata-
miento y la calidad de vida de los pacientes con EERR que no disponen de
medicamentos comerciales adaptados a sus requerimientos y compartir experien-
cia para avanzar en eficacia y seguridad. La base de datos compartida por los Ser-
vicios de Farmacia de todo el territorio espafiol contiene actualmente 175 férmu-
las magistrales para un total de |19 EERR A modo de ejemplo en la Figura 5.2 se
recogen las férmulas con las que ha contribuido a este compendio el Servicio de
Farmacia del HUP La Fe de Valencia.
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ACIDURIA GLUTARICA Riboflavina Cépsulas
ANOMALIA DE EBSTEIN Sotalol Suspension oral

ATAXIA FRIEDREICH |debenona Cépsulas

ATAXIA TELANGIECTASIA Betametasona Cépsulas

DERMATOMIOSITIS JUVENIL Fésforo Solucién de Joulie

DREPANOCITOSIS Hidroxiurea Suspension oral

ELA (LABILIDAD EMOCIONAL) Dexgc’urigf;iongam/ Capsulas

ENCEFALOPATIA EPILEPTICA Hidroxitriptéfano Cépsulas

ENCEFALOPATIA EPILEPTICA
PRECOZ INFANTIL

Perampanel

Suspensién oral

ENCEFALOPATIA EPILEPTICA
PRECOZ INFANTIL
ENFERMEDAD DE WILSON CON
AFECTACION CEREBRAL

Topiramato

Suspension oral

Tetratiomolibdato de
amonio

Cépsulas

ENFERMEDAD GRANULOMATOSA
CRONICA

Interferon Gamma |b

Redosificacion jeringa

ENFERMEDAD GRANULOMATOSA
CRONICA
ENFERMEDAD DE KAWASAKI

subcutdnea
Etambutol Suspension oral
Isoniazida Suspensién oral

Levofloxacino

Suspension oral

Clopidogrel Suspension oral
ENFERMEDAD MITOCONDRIAL Levodopa/Carbidopa Suspensién oral
ENFERMEDAD MITOCONDRIAL Riboflavina Cépsulas
ENFERMEDAD NEURODEGENERATIVA
ASOCIADA A PANTOTENATO Pantotenato célcico Cépsulas

QUINASA

EPILEPSIA MIOCLONICA ASTATICA

Midazolam + Morfina

Infusor de administracién

parenteral
EPILEPSIA PIRIDOXINA SENSIBLE Piridoxina Capsulas
EPILEPSIA REFRACTARIA Zonismaida Jarabe
ESCLEROSIS TUBEROSA Sirolimus Pomada
Topiramato Suspension oral
ESCLEROSIS TUBEROSA ,
Taurina Capsulas

GLAUCOMA CONGENITO

Acetazolamida

Suspension oral

HEMANGIOENDOTELIOMA
KAPOSIFORME/SINDROME DE
KASABACH-MERRIT

Acido acetilsalicilico

Cépsulas
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HEMANGIOENDOTELIOMA

HIPERINSILUNISMO CONGENITO

KAPOSIFORME/SINDROME DE Ticlopidina Cépsulas
KASABACH-MERRIT
HEPATITIS AUTOINMUNE Azatioprina Suspension oral
HIPERGLICINEMIA NO CETOSICA Zonisamida Jarabe
HIPERGLICINEMIA NO CETOSICA Benzoato sédico Jarabe

Diazéxido Jarabe y cdpsulas
HIPEROXALURIA PRIMARIA Piridoxina Cépsulas
HIPEROXALURIA PRIMARIA Piridoxina Cadpsulas
HIPERTENSION PULMONAR Bosentan Capsulas

HISTIOCITOSIS DE CELULAS DE
LANGERHANS

Indometacina

Suspension oral

ICTIOSIS LAMELAR Glicerina Emulsién
MALFORMACION DE EBSTEIN Sotalol Suspension oral
METABOLOPATIA CONGENITA Acido lipdico Cépsulas
METABOLOPATIA CONGENITA Dicloroacetato Cépsulas

METABOLOPATIA CONGENITA POR
DEF'C'T DLD Riboflavina Cépsulas
MIASTENIA CONGENITA Piridostigmina Suspension oral
PARALISIS CEREBRAL INFANTIL Levodopa/Carbidopa Suspension oral
POLIQUISTOSIS RENAL AUTOSOMICA Labetalol Suspensién oral
RECESIVA e
PROTOPORFIRIA ERITROPOYETICA Bet " Capsul
AUTOSOMICA etacaroteno apsulas
RESISTENCIA HORMONAS TIROIDEAS Tiratricol Capsulas
SINDROME DE ALLAN-HERNDON-
DUDLEY + SINDROME DE RESISTENCIA Tiratricol cadpsulas
A HORMONAS TIROIDEAS
SINDROME DE ALSTROM Carvedilol Suspension oral
SINDROME DE DIGEORGE Carvedilol Suspension oral

SINDROME DE INTESTINO CORTO

Zinc acetato

Jarabe 5 mg/ml

INTERVENTRICULAR

SINDROME DE LOEYS DIETZ Losartdn Suspension oral
SINDROME DE MELAS Riboflavina Cépsulas. Distintas dosis
SINDROME DE MICRODELECION
16P13.11. COMUNICACION Sotalol Suspension oral
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SINDROME DE PEARSON Ubidecarenona Cépsulas

SINDROME DE WEST Piridoxina Cépsulas
SINDROME PARKINSONIANO Levodopa/Carbidopa Suspensién oral

SINDROME QT LARGO FAMILIAR Nadolol Cépsulas

Figura 5.2. Ejemplos de férmulas magistrales disponibles en la base de datos
de la SEFH aportadas por el Servicio de Farmacia del HUP Fe

A diferencia de lo que sucede con los farmacos comercializados, estos medicamentos
no disponen de envase secundario (embalaje externo, por ejemplo las cajas que ha-
bitualmente contienen los frascos de jarabes o los blisteres de comprimidos) ni de
prospecto. Debido a esto es importante dispensar estos medicamentos con informa-
cidn relativa a su uso, composicidn, administracion y conservacion. Generalmente esta
informacién estd contenida en el etiquetado de la fédrmula magistral. En los casos en
los que no se disponga del espacio suficiente para contener toda la informacién ne-
cesaria se debe entregar la informacién escrita al paciente en la dispensacién?.

En resumen, la formulacion magistral realizada en los Servicios de Farmacia Hospita-
laria puede cubrir lagunas terapéuticas de diversa indole vy facilitar el acceso a los
tratamientos en los pacientes afectados por EERR. El farmacéutico como especialista
y responsable de la preparacion garantiza que las férmulas magistrales se elaboran de
acuerdo a las normas de calidad.

2. ACONDICIONAMIENTO DE MEDICAMENTOS ESTERILES

El acondicionamiento de medicamentos, consiste en que una vez elaborados los
medicamentos, deben ser sometidos a una serie de operaciones para que puedan
llegar al paciente en condiciones dptimas de estabilidad, seguridad vy eficacia. Este
envasado de medicamentos es imprescindible ya que posibilita su identificacion, ma-
nipulacidn, transporte, distribucidn, almacenamiento, dispensacién y finalmente la
administracion al paciente.

En los Servicios de Farmacia, el acondicionamiento del medicamento proporcionado
por la industria farmacéutica a la forma final en la que se va a administrar al paciente, se
produce en las Unidades de Mezclas Intravenosas vy citostaticos®. Estas unidades son
dreas diferenciadas dentro de los Servicios de Farmacia donde se realiza la preparacion,
control, dispensacién e informacion sobre los medicamentos de administracion paren-
teral. El término parenteral hace referencia a la via de administracion de los farmacos
cuando, atraviesa una 0 mds capas de la piel o de las membranas mucosas mediante una
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inyeccion, por ejemplo la via intravenosa, la subcutdnea o la intramuscular. Las operacio-
nes de acondicionamiento se realizan en cabinas de flujo laminar equipo que se utiliza
para trabajar en condiciones estériles y prevenir la contaminacién microbioldgica. Ade-
mds de mezclas intravenosas, también se elaboran en estas cabinas todas aquellas pre-
paraciones que requieran ser estériles (colirios, intratecales, epidurales, etc.).

Las unidades de elaboracién centralizada de tratamientos en los Servicios de Farmacia
presentan numerosas ventajas. A nivel técnico garantizan la estabilidad fisico-quimica y
asepsia (ausencia de gérmenes que puedan provocar una infeccion) de la preparacion,
asegurando unas condiciones idéneas de conservacion y caducidad y por tanto un me-
nor riesgo de errores de medicacidn y problemas relacionados con medicamentos. La
preparacion de los tratamientos en estas unidades permite la dispensacion del medica-
mento listo para usar, reduciendo el nimero de manipulaciones necesarias para la admi-
nistracién, disminuyendo asf los riesgos para el paciente y para el personal que realiza la
administracion. A nivel asistencial, la protocolizacion y estandarizacion de la preparacion
de los tratamientos conlleva un menor riesgo de la aparicién de efectos adversos y au-
menta la participacion del farmacéutico en la cadena farmacoterapéutica. A nivel econd-
mico también presenta ventajas ya que se optimiza la utilizacidn de recursos (materiales
y personal) "8, Las operaciones que se llevan a cabo son la reconstitucién de viales, dilu-
ciones en vehiculos de administracion (por ejemplo suero fisioldgico), fraccionamientos
de dosis (conocidas como redosificaciones) o acondicionamiento en un nuevo envase
en caso necesario (por ejemplo cargar en jeringa para administracion intratecal).

Al igual que ocurre con las férmulas magistrales, la elaboracién de mezclas intravenosas y
otros preparados estériles para administracion parenteral, intratecal, etc. deben realizarse
de acuerdo con técnicas y procedimientos normalizados de trabajo en conformidad con
la legislacion aplicable y siguiendo las normas de correcta elaboracion y de control de
calidad. De acuerdo con las caracteristicas de las preparaciones estériles los procedimien-
tos de trabajo deben abarcar los aspectos como la formacidn del personal elaborador,
atuendo requerido para la elaboracion (guantes, mascarilla, gorro, bata, etc.), condiciones
de asepsia, técnicas de manipulacion, prevencion de errores, v en el caso de citostdticos
existencia de manuales con procedimientos especificos, que abarquen ademas, la protec-
cién del manipulador y del resto del personal que tenga contacto con el citostdtico.

El farmacéutico de hospital es el profesional responsable tanto de la revision vy valida-
cion de la prescripcién médica, como de la supervisién y/o elaboracidn y dispensacion
de preparaciones estériles con la correcta composicidn, pureza, estabilidad y esterili-
dad, con un acondicionamiento idéneo y una identificacion precisa y apropiada para el
paciente’. El etiquetado de las mezclas elaboradas debe contener la informacién sobre
su composicién (principio activo, dosis, vehiculo y volumen), fecha y hora de elabora-
cién, forma de administracidn (via y tiempo de administracion), condiciones de conser-
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vacién, caducidad vy la identificacidn del paciente al que va dirigida. En resumen, el far-
macéutico debe garantizar que las mezclas sean terapéutica y farmacéuticamente
apropiadas para el paciente, preparadas con un minimo de manipulaciones posibles y

que presenten condiciones éptimas de eficacia y seguridad®.

Muchos tratamientos son susceptibles de elaborarse en farmacia, sin embargo, debi-
do a la limitacidn de recursos materiales y personales estas unidades priorizan la

A AMINOLEVULINICO AGALSIDASA BETA DARVADSTROCEL
AZACITIDINA ALGLUCOSIDASA ALFA DEFIBROTIDE
BLINATUMUMAB CERLIPONASA ALFA DESRAZOXANO
BRENTUXIMAB ELOSULFASA ECULIZUMAB

BUSULFAN IDURSULFASA HIDROXICARBAMIDA
CARFILZOMIB IMIGLUCERASA INOTERSEN
CLADRIBINA LARONIDASA LANADELMAB
CLOFARABINA SEBELIPASA ALFA NUSINERSEN
DARATUMUMAB VELAGLUCERASA PATISIRAN
DECITABINA GALSULFASA PIRFENIDONA
DINUTUXIMAB SEBELIPASA ALFA PLERIXAFOR
GEMTUZUMAB ROMIPLOSTIM
INOTUZUMAB SILTUXIMAB
IRINOTECAN
MIFAMURTIDA
NELARABINA
NIVOLUMAB
OBINUTUZUMAB
RAMUCIRUMAB
TEMSIROLIMUS
TIOTEPA

TRABECTEDINA

TRIOXIDO ARSENICO

Figura 5.3. MMHH elaborados de forma centralizada en el Servicio de Farmacia

del HUP La Fe de Valencia
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elaboracidn de tratamientos en funcion del nivel de riesgo de la preparacién. Esta
evaluacion tiene en cuenta factores como la complejidad del proceso de preparacion,
la via de administracién, el perfil de seguridad del medicamento, la distribucién del
medicamento, el riesgo de error o el riesgo de contaminacién microbioldgica'.

En el dmbito de las EERR y los MMHH, un gran ndmero de tratamientos se elaboran
de manera centralizada en el Servicio de Farmacia. Cabe destacar que muchos de los
farmacos utilizados son extranjeros y no estan etiquetados, ni contienen instrucciones
en castellano, por lo que su preparacion estandarizada y dispensacién lista para admi-
nistrar facilita la admiracion y previene errores.

En el afio 2020 la elaboracidn centralizada de tratamientos en el Servicio de Farmacia
del HUP La Fe de Valencia supuso la preparacién de mds de 70.000 tratamientos.
Entre estas preparaciones se encuentran 47/ MMHH que se acondicionan y persona-
lizan en el Servicio de Farmacia (Figura 5.3).

3. BIBLIOGRAFIA

I. Ministerio De Sanidad, Servicios Sociales E Igualdad. Guia de buenas précticas de
preparacion de medicamentos en servicios de farmacia hospitalaria.

2. Real Decreto 175/2001, de 23 de febrero, por el que se aprueban las normas de
correcta elaboracion y control de calidad de férmulas magistrales y preparados
oficinales. Disponible en: https://www.boe.es/buscar/pdf/2001/BOE-A-2001-5 | 85-
consolidado.pdf

3. Ley 29/2006, de 26 de julio, de garantias y uso racional de los medicamentos vy
productos sanitarios. Disponible en: https://mww.boe.es/eli/es/l/2006/07/26/29/con

4. Dooms M, Carvalho M. Compounded medication for patients with rare diseases.
Orphanet | Rare Dis. 2018;13(1):1.

5. Nagore C, Lacalle E, Arteche L. El farmacéutico en el contexto de las enfermeda-
des raras y los medicamentos huérfanos. Anales Sis San Navarra. 2008;3 | (Supp!
2 ):127-43.

6. Farmacia Hospitalaria . Planificacidn y organizacién de un Servicio de Farmacia.
Disponible en: https//www.sefh.es/bibliotecavirtual/fhtomo | /cap | |.

7. Aguirre |. La garantfa de calidad en la unidad centralizada de mezclas intravenosas.
Rev Calidad Asistencial. 1998;13:116-19 .

8. Gaspar M, Torrico F, Novajarque L, et al. Medicamentos de Administracién Paren-
teral: Recomendaciones de preparacidn, administracién y estabilidad. Farm Hosp.
2014;38(6):461-67.

86
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DISPENSACION DE MMHH

El circuito farmacoterapéutico (Figura 6.1) es el conjunto de procesos que transcu-
rren desde la prescripcién del medicamento por parte del médico hasta su adminis-
tracién al paciente. Esta serie de procesos garantiza que a cada paciente se le admi-
nistre el medicamento que necesita a la dosis indicada y por la via de administracién
adecuada. Aungue el seguimiento farmacoterapéutico se desarrolla ampliamente en
el siguiente capitulo de esta monografia, en el presente capitulo se tratard también
brevemente en el contexto de la telefarmacia.

PRESCRIPCION VALIDACION
MEDICA FARMACEUTICA

090060
A‘ ‘1

ELABORACION

Figura 6.1. Circuito farmacoterapéutico.

DISPENSACIGN ADMINISTRACIGN SEGUIMIENTO

La prescripcion es un proceso clinico individualizado y dindmico. El médico, tras la
valoracién de la situacion clinica del paciente, indica un tratamiento que ademds de
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ser efectivo y seguro deberd ser adecuado para cada paciente en particular En la
prescripcion del tratamiento se debe reflejar el medicamento, su dosis, la frecuencia
de administracién, la forma farmacéutica (comprimidos, sobres, etc.) y la via de admi-
nistracion (oral, topica, intravenosa, etc.). Ademds, se deben indicar todas aquellas
instrucciones o advertencias que el médico prescriptor considere oportunas.

La validacion farmacéutica consiste en la revision de la prescripcién médica por el
farmacéutico, con el fin de aumentar la efectividad, la seguridad v la eficiencia del tra-
tamiento. Para ello se tienen en cuenta tanto las caracteristicas del paciente como las
del medicamento v los objetivos farmacoterapéuticos. Esto significa comprobar que
la prescripcidn médica sea adecuada en cuanto a dosis y pauta de administracién,
interacciones con otros medicamentos, contraindicaciones para tomar el medica-
mento segun las enfermedades que pueda tener el paciente (insuficiencia renal, insu-
ficiencia cardiaca, etc.) o la situacién particular de cada uno (nifios, embarazadas, an-
cianos, etc.), ajustes de dosis en casos particulares (insuficiencia hepdtica, etc.) y
comprobacién de alergias o intolerancias'? La validacién farmacéutica es una medida
para incrementar la seguridad del paciente mediante la prevencidon de errores de
medicacién y para detectar necesidades de atencidn farmacéutica (informacién sobre
efectos adversos, interacciones, etc.). Los principales aspectos que se revisan en la
validacién farmacéutica del tratamiento se muestran en la Figura 6.2.

En el dmbito hospitalario se realiza la validacion farmacéutica de la gran mayorfa de
prescripciones médicas, tanto en pacientes hospitalizados, pacientes externos (el pa-
ciente se lleva la medicacién para tomarla o administrdrsela en casa) o pacientes
ambulatorios (la administracion se realiza de forma intrahospitalaria pero el paciente
no estd ingresado). De este modo se asegura que se ha realizado correctamente la
prescripcidn, que es viable técnica y temporalmente, y que se han resuelto las posi-
bles discrepancias entre lo prescrito v lo que va a dispensarse. Una vez revisada la
prescripcidn el farmacéutico procede a su firma. Si falta informacién o se detecta al-
guna discrepancia, se consulta directamente con el médico prescriptor.

Cuando el paciente se encuentra hospitalizado, el farmacéutico también revisa la
medicacién al ingreso y al alta (conciliacién) para confirmar que no existan medica-
mentos duplicados o que se haya omitido algin fdrmaco necesario, asi como que las
dosis prescritas sean las habituales, siempre en colaboracién con el equipo médico. El
papel del farmacéutico en este aspecto es un filtro mds en el proceso de la prescrip-
cion y toma de medicamentos que garantiza que el medicamento que se va a admi-
nistrar sea efectivo, seguro y adecuado.

La dispensacion de medicamentos es el acto farmacéutico asociado a la entrega vy
distribucién de los medicamentos tras la validacion farmacéutica del tratamiento y en
los casos necesarios tras la preparacidn de las dosis que se deben administrar Tanto la
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dispensacion como la distribucidn de medicamentos de especial control (estupefa-
cientes, psicétropos, medicamentos en investigacidn, uso restringido, etc.) debe hacer-
se de acuerdo con la legislacidn y con las normas internas de cada hospital.

La dispensacion y distribucion de los medicamentos es una de las responsabilidades
legales de los Servicios de Farmacia Hospitalaria. Este proceso debe realizarse garan-
tizando la calidad de los medicamentos y la cobertura de las necesidades. Por eso, los
requisitos de un sistema de distribucién de medicamentos son la seguridad, la rapidez
y el control, de tal forma que se garantice que el medicamento prescrito llegue al
paciente al que estd destinado en la dosis via y pauta correcta. Los principales objeti-
vos de un sistema racional de distribucidn de medicamentos se muestran en la Figura
6.3. Cada Servicio de Farmacia, en funcién de sus caracteristicas y su nivel tecnoldgico,
establece un circuito de distribucién intra y extrahospitalario de los productos farma-
céuticos que garantice la dispensacidn segura al paciente’.

INDICACION

- El medicamento prescrito estd
indicado para el diagnéstico
del paciente 5

ADECUACION INDIVIDUAL

DE LOS MEDICAMENTOS

PRESCRITOS

Principio activo

Dosls

Via de administracion

Intervalo posolégico (frecuencia
de administracién)

Forma farmacéutica
Especialidad farmacéutica
(forma farmacéutica y dosis
adecuada)

Duracion del tratamiento

ADECUACION DEL
TRATAMIENTO
FARMACOTERAPEUTICO
GLOBAL

+ iIncompatibilidades
Contraindicaciones
Interacciones con otros
medicamentos

Sustitucion de medicamentas
genéricos

Intercambio terapéutico de
especialidades de la misma
familia terapéutica

Criterios de uso restringido

ssesssssssssssasesssnsnanas .............................................

Figura 6.2. Aspectos a revisar en la validacién farmacoterapéutica.
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OBJETIVOS DE UN SISTEMA DE DISTRIBUCION DE
MEDICAMENTOS

o RACIONALIZAR LA DISTRIBUCION
@ DE MEDICAMENTOS

£ e GARANTIZAR EL CUMPLIMIENTO
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MEDICAMENTOS

Figura 6.3. Objetivos de un sistema de distribucién de medicamentos.

Como se ha comentado en el capitulo 3, la mayorfa de los MMHH son de uso hos-
pitalario y deben ser dispensados desde los Servicios de Farmacia de los hospitales,
bien desde las UFPEs o bien desde los hospitales de dfa, en el caso de pacientes
ambulantes que requieren tratamiento de administracidn parenteral. Los medica-
mentos de uso hospitalario se definen como “aquellos que exigen particular vigilancia,
supervision y control del equipo multidisciplinar hospitalario a causa de sus caracte-
risticas farmacoldgicas, por su novedad, o por motivos de salud publica, y se reservan
para tratamientos que solo pueden utilizarse o seguirse en medio hospitalario o
centros asistenciales autorizados”. Las caracteristicas de los MMHH como la baja
evidencia y alto coste, asociadas a la gravedad de muchas de las patologias huérfanas,
los convierten en medicamentos que requieren este tipo de dispensacion que garan-
tice una atencién farmacéutica integral que permita informar al paciente adecuada-
mente, evaluar la adherencia al tratamiento y en definitiva medir resultados en salud*.

Por otra parte, en el caso de que los pacientes requieran ser ingresados en el hospital
o atendidos en los Servicios de Urgencias, la distribucion de los medicamentos garan-
tiza que puedan recibir los medicamentos necesarios para su proceso clinico.
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I. PACIENTES HOSPITALIZADOS

Los pacientes hospitalizados generalmente requieren la administracion de medica-
mentos para tratar el proceso clinico que padecen o para mejorar su sintomatologfa.
El Servicio de Farmacia es el responsable de la adquisicién de los medicamentos y de
su almacenamiento, por tanto, estos medicamentos deben ser distribuidos desde el
Servicio de Farmacia hasta las diferentes Unidades o Servicios Clinicos donde se va-
yan a utilizar: La dispensacidon de medicamentos a pacientes hospitalizados compren-
de las actividades llevadas a cabo bajo la supervisién de un farmacéutico desde que
se recibe una prescripcion o una peticién de un medicamento hasta que es entrega-
do al profesional responsable de su administracién. Los sistemas de dispensacién in-
trahospitalaria mds conocidos e implantados actualmente son:

I.1.Sistema de dispensacion por stock en unidad de enfermeria.

El sistema de dispensacidn por stock en unidad de enfermerfa, reposicidn de stock, o
sistema “tradicional”, es uno de los primeros sistemas de distribucidon de medicamen-
tos que se implantdé en los hospitales. Consiste en que cada unidad de hospitalizacién
dispone de un pequefio almacén de medicamentos (botiquin de planta), controlado
por el personal de enfermerfa de la unidad de hospitalizacion. Las cantidades de cada
medicamento se pactan con el Servicio de Farmacia de manera que se cubran las
necesidades habituales de los pacientes a los que atiende.

Por otra parte, independientemente del sistema habitual de distribucion de medi-
camentos utilizado para cada una de las distintas unidades, sean o no de hospitali-
zacion, debe existir un pequefio stock o botiquin de medicamentos, destinado a
cubrir ciertas necesidades como medicamentos de urgencia, roturas de envases,
inicios de tratamiento, prescripciones condicionales (por ejemplo, si el paciente pre-
senta fiebre o dolor), etc.

La conservacién de los medicamentos debe cumplir determinadas condiciones de tem-
peratura, humedad y exposicidn a la luz. Ademds, también se deben respetar condicio-
nes de almacenamiento respecto al orden y colocacién de las diferentes formas farma-
céuticas.Todas estas normas persiguen garantizar la calidad y seguridad en la conservacion.
Un ejemplo es colocar diferenciadamente aquellos medicamentos cuyo aspecto o nom-
bre similar pueda dar lugar a error. De forma periddica el Servicio de Farmacia, en cola-
boracion con el supervisor o la supervisora de la unidad de hospitalizacidn, revisan las
caducidades de los medicamentos y el cumplimiento de las normas de conservacion.

Las funciones y responsabilidades del Servicio de Farmacia en este método de distri-
bucién de medicamentos, ademds de garantizar su disponibilidad, van dirigidas a me-
jorar la seguridad v eficiencia del sistema de dispensacion (Figura 6.4).
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Figura 6.4. Funciones y responsabilidades del Servicio de Farmacia en los
Sistemas de dispensacién por stock en unidad de enfermerta.

1.2. Sistema de dispensacion de medicamentos en dosis unitaria.

El término “dosis unitarias” se refiere a la dosis concreta que un paciente determina-
do recibe en el momento de la administracién. Por tanto, el sistema de dispensacion
de medicamentos en dosis unitaria (SDMSU) es un sistema para hacer llegar la me-
dicacion a pacientes hospitalizados en el que, previa validacidon de la prescripcion
médica por parte del farmacéutico, se dispensan las dosis de medicamento necesarias
para cada paciente, acondicionadas de forma unitaria y debidamente identificadas.
Generalmente se dispensan las dosis necesarias para cubrir un periodo de 24h, pero
esto puede variar en funcién de la organizacién del Servicio de Farmacia y de las
Unidades de Hospitalizacidn, siendo también frecuentes la dispensacidn para perio-
dos de 8 o 12 horas.
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En Espafia este sistema se introdujo a principios de 1970 y actualmente estd im-
plantado en un alto porcentaje de los hospitales nacionales. El objetivo inicial que
impulso su implantacién fue la seguridad del paciente, pero este sistema tiene
muchas otras ventajas. De todos los sistemas de distribucidon de medicamentos, el
SDMDU es el que ofrece una mejor oportunidad para efectuar un adecuado se-
guimiento del tratamiento ya que permite conocer la historia farmacoterapéutica
de los pacientes. Ademads, promueve la intervencién farmacéutica (sustitucién ge-
nérica y/o terapéutica y validacidon del tratamiento) antes de la dispensacion vy
administracion de los medicamentos colaborando activamente en la disminucidn
de los errores de medicacidn, interacciones y reacciones adversas. Desde el punto
de vista econdmico es el mas eficiente y el método que utiliza mds efectivamente
los recursos profesionales. Ademads, permite conocer los consumos de medica-
mentos y por tanto los costes por paciente. Los objetivos de este sistema de dis-
pensacién son racionalizar la distribucién de la medicacién y garantizar el cumpli-
miento de la prescripcién médica vy la correcta administracidon. Ademds, como ya
se ha dicho, este sistema potencia el papel del farmacéutico de hospital dentro del
equipo asistencial®.

La mayorfa de medicamentos se comercializan en envases que contienen mas de una
unidad (por ejemplo cajas con 28 comprimidos). Aunque la industria farmacéutica
estd incorporando la identificacion individualizada de cada unidad (nombre, dosis, lote
y caducidad), por ahora no es una préctica generalizada. Por eso, para poder dispensar
los medicamentos en dosis unitarias se realiza un reacondicionamiento de los medi-
camentos. A este proceso se le conoce como reenvasado. Se reetiquetan los medi-
camentos de forma individualizada para que contengan la informacion necesaria que
garantice la seguridad del paciente. Cada unidad se identifica con la composicidn
completa del medicamento (incluyendo excipientes susceptibles de provocar reac-
ciones alérgicas o intolerancias), lote y fecha de caducidad. Esto hace posible la indivi-
dualizacidn en la dispensacion de las dosis y un adecuado control de seguridad. En
este proceso también se puede proporcionar un cédigo de barras que puede ser
leido en el momento de administracién, y comprobar dosis, paciente y via de admi-
nistracion correctos.

Como medio para hacer llegar las dosis unitarias a los pacientes, se emplean carros
con cajetines o bandejas individuales para cada cama de hospitalizacidn y, por tanto,
para cada paciente (Figura 6.5).

Para poner en contexto la actividad que supone un SODMDU, en un hospital terciario
de 1000 camas de hospitalizacion como el HUP La Fe de Valencia, en el aflo 2020 se
revisaron un total de 156.370 prescripciones médicas, correspondiente a 48.020 pa-
cientes y un total de 4.228.776 dosis unitarias dispensadas.
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Figura 6.5 Ejemplo de carro de transporte de dosis unitarias.
Imagen: ivphar.com/products

|.3. Sistemas automatizados de dispensacion de medicamentos

Los sistemas automatizados de dispensacion de medicamentos se pueden definir
como un conjunto de armarios controlados electrénicamente, gestionados por un
software e interconectados con las aplicaciones informdticas de los Servicios de Ad-
misién y Farmacia. Los armarios situados en las unidades clinicas contienen la medi-
cacion lista para su uso (en dosis unitarias), en cajetines con distintos niveles de
control y acceso. El armario dispone de un teclado y pantalla tdctil para la realizacion
de todas las funciones: identificacién del usuario (enfermera, médico o farmacéutico),
seleccion del paciente, retirada de medicacién, reposicién de la misma, etc. Estos ar-
marios estdn conectados a una consola central, ubicada en el Servicio de Farmacia, a
través de la cual se gestionan todas las unidades periféricas: incorporacidon de medi-
camentos, modificacion de stocks, retirada de medicamentos, etc. Estos sistemas op-
timizan los circuitos de trabajo y el inventario, asi como racionalizan el uso de medi-
camentos y productos sanitarios gracias a la utilizacion de las nuevas tecnologfas.

La llegada de los sistemas automatizados de dispensaciéon de medicamentos a Espafia
se inicid, aproximadamente, en el afio 1996. En la mayoria de los hospitales estos
sistemas se han incorporado como complemento al SDMSU vy en unidades donde es
muy dificil instaurar un sistema de dispensacion individualizado por paciente como
pueden ser las urgencias o quirdfanos.

2. PACIENTES EXTERNOS

La dispensacion de medicamentos a pacientes no hospitalizados que no se adminis-
tran el tratamiento en el hospital se realiza desde la UFPE. En estas Unidades los
farmacéuticos, o el personal bajo su supervisidn, proporcionan al paciente medica-
mentos indicados y prescritos por el médico, que por sus caracteristicas o por nece-
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sitar un especial seguimiento sdlo se dispensan en la farmacia del hospital. Junto a la
dispensacién se proporciona informacién sobre el tratamiento: dosis, forma de admi-
nistracion, conservacion y efectos secundarios. Ademds, se promueve la adherencia al
tratamiento, se revisan las posibles interacciones entre los medicamentos que toma
el paciente y se informa sobre el manejo de los posibles efectos adversos.

La mayorfa de los MMHH se encuentran en alguno de los grupos de medicamentos
de dispensacién hospitalaria:

= Medicamentos de uso hospitalario.

= Algunos medicamentos de diagnostico hospitalario. Son aquellos que de-
ben ser prescritos por especialistas adscritos a un hospital, pero pueden ser
dispensados en la oficina de farmacia. Los medicamentos a dispensar en la
UFPE varian segin la comunidad auténoma).

= Medicamentos extranjeros (no se encuentran comercializados en Espafia).

= Formulaciones magistrales que no se pueden elaborar en las farmacias co-
munitarias.

En los dltimos afios, debido al aumento de la esperanza de vida, a la cronificacién de
muchas enfermedades y al incremento de medicamentos de dispensacién hospitala-
ria, se ha producido un aumento importante en el nimero de pacientes atendidos en
las UFPEs. Para entender la magnitud esta actividad en un Servicio de Farmacia, la
UFPE del HUP La Fe en 2020 atendié a 12.312 pacientes, llevando a cabo mds de

120.000

Dispensaciones realizadas (12 meses)

100.000 pay

80.000

60.000

10000 /\/’

20.000

Figura 6.6. Evolucién de nimero de dispensaciones en la UFPE del HUP La Fe.
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100.000 dispensaciones (Figura 6.6). Concretamente, en la UFPE del HUP La Fe los
MMHH que se han dispensado se muestran en la Figura 6.7.

Al tratarse de medicamentos con un especial seguimiento, en los que suelen produ-
cirse modificaciones de la dosis o cambios de tratamiento, la dispensacion se puede
realizar solo para un tiempo limitado, generalmente entre uno y dos meses. Ademas,
muchos de los medicamentos dispensados en estas unidades tienen un elevado cos-
te y requieren unas condiciones de conservacién especiales (temperatura entre

ACETATO ZINC GILTERITINIB NILOTINIB
ACIDO CARGLUMICO HIDROCORTISONA NINTEDANIB
ACIDO OBETICOLICO IBRUTINIB NIRAPARIB

AMBRISENTAN ICATIBANT NITISINONA

AMIFAMPRIDINA IDEBENONA OLAPARIB

ATALURENO ILOPROST PEGVISOMANT
AZACITIDINA IMATINIB PIRFENIDONA
AZTREONAM ISAVUCONAZOL PITOLISANT
BEDAQUILINA IVACAFTOR POMALIDOMIDA
BOSENTAN IVACAFTOR/TEZACAFTOR PONATINIB
BOSUTINIB IXAZOMIB RIOCIOGUAT
BROMELAINA LENALIDOMIDA RUFINAMIDA
BUDESONIDA LENVATINIB SAPROPTERINA
CANAKINUMAB LETERMOVIR SELEXIPAG
CARBOZANTINIB LUMACAFTOR SILDENAFILO
CENEGERMINA MACITENTAN SORAFENIB
CISTEAMINA MANITOL TAFAMIDIS
DASATINIB MECASERMINA TALIDOMIDA
DEFERASIROX MERCAPTAMINA TELOTRISTAT
ELIGLUSTAT MERCAPTOPURINA TOBRAMICINA
ESTIRIPENTOL MIDOSTAURINA VENETOCLAX
EVEROLIMUS MIGLUSTAT
FENILBUTIRATO MITOTANO

Figura 6.7. MMHH dispensados en la UFPE del HUP La Fe.
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2-8°C). Por otro lado, algunas férmulas magistrales tienen una caducidad muy corta
que no permite que sean dispensadas para periodos superiores a unas pocas sema-
nas. Todo esto conlleva que los pacientes deban acudir a estas unidades con frecuen-
cia para poder recibir atencidn farmacéutica y poder recoger la medicacion. La dis-
tancia entre el domicilio del paciente y el hospital de referencia, la situacién laboral, el
estado de salud o los problemas de movilidad pueden dificultar la asistencia a los
centros hospitalarios.

Desde hace tiempo, desde la Farmacia de Hospital se estd trabajando para tratar de
solucionar parte de estos inconvenientes. En este contexto se ha desarrollado un
nuevo modelo de atencidn farmacéutica, la telefarmacia. Se entiende por telefarmacia
la consulta farmacéutica virtual a través de medios telemdticos (teléfono, correo
electrdnico, videollamadas, etc.) que permite reducir el nimero de desplazamientos
al hospital, manteniendo el contacto y el seguimiento farmacoterapéutico gracias a las
tecnologias de la comunicacién®.

En la época pre-pandemia, debido a la escasa normativa legal al respecto, especial-
mente sobre la dispensacion a domicilio de medicamentos, v a la falta de recursos
institucionales, la implementacidn de la telefarmacia y la dispensacién o entrega infor-
mada de medicamentos a distancia se reducia a proyectos concretos.

En la UFPE del Servicio de Farmacia del HUP La Fe se puso en marcha un programa
de dispensacién domiciliaria a finales de 201 | con pacientes hemofilicos mediante un
acuerdo de colaboracién con la Asociacion de Hemofilia de la Comunidad Valenciana
(ASHECOVA). La mayorfa de las dispensaciones de factores de coagulacién a pacien-
tes con hemofilia en la Comunidad Valenciana estdn centralizadas en un solo hospital.

|. Dispensacion delegada.

2. Validacion farmacéutica y
preparacion por adelantado
de la dispensacion.

3. Comunicacién on-line UFPE-

ASHECOVA.
4. ASHECOVA recoge vy lleva
medicacién al domicilio
(trazabilidad y cadena de frio)
" Y,

Figura 6.8. Circuito asistencia del programa de dispensacion informada de factores
de coagulacidn de la UFPE del HUP La Fe. Imagen: Megias-Vericat et al.®
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Esta limitacion genera visitas frecuentes al hospital y requiere largas distancias de
viaje en algunos casos. Esta estrategia minimiza la necesidad de viajar para la adminis-
tracién de tratamientos, reduce los costes de transporte, minimiza el ausentismo la-
boral y los tiempos de espera de los pacientes. Tras la prescripcién médica se realiza
la validacion farmacéutica de la prescripcion a los usuarios del servicio y ASHECOVA
es la encargada de entregar la medicacion en el lugar acordado (Figura 6.8). Ademas,
este servicio se articula a modo de asistencia integral socio-sanitaria, ya que también
se llevan a cabo interacciones de cardcter psicosocial y de telemedicina, al haber una
gestion telemdtica de las dispensaciones. Hasta diciembre de 2017, este proyecto
habfa incluido a 49 pacientes y se habfan realizado 2.464 envios, correspondientes a
6.484 dispensaciones, sin incidentes reportados. Ademds, permitié reducir anualmen-
te, de media por paciente: | | dispensaciones presenciales, | 189 Km, 16 h de espera
y 374 euros en desplazamientos®.

Tras la declaracion del estado de alarma el 14 de Marzo de 2020 debido a la crisis sa-
nitaria ocasionada por el coronavirus SARS-CoV-2, el Ministerio de Sanidad dictd una
serie de normas de cardcter excepcional, entre ellas, la Orden SND/293/2020, de 25 de
marzo, por la que se establecian condiciones a la dispensacién y administracién de me-
dicamentos en el dmbito del SNS ante la situacién provocada por la pandemia. En lo
relativo a la dispensacion de medicacidn de dispensacion hospitalaria a pacientes no
hospitalizados, esta orden determinaba que cada comunidad auténoma podfa impulsar
y adoptar las medidas que garantizardn la dispensacién de estos medicamentos fuera
de las dependencias del hospital’. Todas las CCAA desarrollaron répidamente las medi-
das necesarias para implementar de forma eficaz y segura los procedimientos de dis-
pensacion al domicilio de los pacientes. La mayorfa de los Servicios de Farmacia se
adaptaron a esta nueva situacion desarrollando procedimientos para enviar la medica-
cién a toda la poblacién susceptible de beneficiarse del proceso vy elaboraron procedi-
mientos de Atencién Farmacéutica no presencial para garantizar la continuidad de la
prestacion farmacéutica con todas las garantias de efectividad, seguridad y adherencia®.
Entre los meses de abril y diciembre de 2020, para poder dar cobertura asistencial a los
pacientes y reducir el riesgo que suponia la asistencia a un centro sanitario, desde UFPE
del HUP La Fe se incluyeron en el programa de telefarmacia y dispensacion a domicilio
a mas de 2.700 pacientes y se realizaron mas de 9.000 dispensaciones.

En base a la experiencia previa y a la adquirida durante el estado de alarma, la SEFH
ha elaborado un marco estratégico en telefarmacia con el objetivo de servir de guia
para la implementacion de esta modalidad de atencidn farmacéutica. Este documento
de consenso define la telefarmacia como “la préctica farmacéutica a distancia a través
del uso de las tecnologfas de la informacién y comunicacién”. Las aplicaciones de la
telefarmacia incluyen el seguimiento farmacoterapéutico, la educacion o la formacion
al paciente, la comunicacion con otros profesionales sanitarios y la dispensaciéon a
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PRINCIPALES
APLICACIONES DE LA

TELEFARMACIA

SEGUIMIENTO

Revisién de los objetivos farmacoterapéuticos

Teleconsulta: comunicacion telematica bidireccional entre
paciente y profesional

Telemonitorizaci6n: registro y seguimiento telematico de la
informacién del paciente

FORMACION INFORMACION A PACIENTES

Ofrecer informacidn fiable y de calidad a los
pacientes

Incorporar nuevos canales de comunicacién: recursos web

COORDINACION CON EQUIPO
ADSISTENCIAL

Mejorar la continuidad asistencial y el
abordaje muldisiciplinar

Mejorar o incorporar canales de comunicacién

DISPENSACION Y ENTREGA INFORMADA
DE MEDICAMENTOS

Aproximar la medicacion al paciente

Procedimientos para entrega informada de medicamentos de
dispensacion hospitalaria en el entorno ambulatorio.

Figura 6.9. Principales aplicaciones de la telefarmacia y su objetivo.

distancia (Figura 6.9). Ademds, se considera una oportunidad para mejorar el cuidado
y atencidn de los pacientes, optimizar los flujos de trabajo y mantener un mayor con-
tacto con los pacientes, mds alld del encuentro presencial en el momento de la aten-
cién en la consulta del Servicio de Farmacia Hospitalaria™'® .
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Tras la finalizacién del estado de alarma muchos Servicios de Farmacia han manteni-
do el servicio de telefarmacia y de entrega informada de medicamentos. Sin embargo,
debido a los recursos limitados del SNS, es dificil mantener el servicio para toda la
poblacidn vy es necesario identificar a aquellos pacientes para los que suponga un
mayor beneficio. El marco estratégico desarrollado por la SEFH recomienda no aco-
tar el uso de la telefarmacia por patologfas concretas, sino valorar y dirigir interven-
ciones de telefarmacia segin las necesidades individuales de cada paciente desde el
punto de vista clinico y farmacoterapéutico y otros factores como el desplazamiento
al hospital, el riesgo de exclusidn social, la brecha tecnoldgica, la brecha socioecond-
mica, la autonomia o dependencia, la presencia de cuidadores y, por supuesto, tenien-
do en cuenta las preferencias del paciente. Para facilitar esta seleccién de pacientes
que pueden presentar mayores beneficios se puede recurrir a modelos de estratifica-
cion. El marco estratégico en telefarmacia recomienda tomar como referencia los
modelos de seleccion y atencidn farmacéutica propuestos por la SEFH (Proyecto
MAPEX - Modelo CMOY’.

3. PACIENTES AMBULATORIOS

Los pacientes ambulatorios acuden al hospital a recibir tratamientos que son de ad-
ministracion hospitalaria. La mayorfa de estos tratamientos son de administracion in-
travenosa. Estos pacientes requieren de ciertos cuidados hospitalarios, pero no es
necesario su ingreso. La dispensacion en este caso se realiza al personal responsable
de su administracién, previa validacién de la idoneidad del tratamiento.

En funcion del medicamento y del tipo de administracidn, la dispensacion puede ser
del medicamento en su envase original o de un medicamento que previamente ha
sido acondicionado por el Servicio de Farmacia. El circuito de dispensacion debe ga-
rantizar que el medicamento se mantiene en las condiciones apropiadas (temperatu-
ra, exposicion a la luz). En el caso de los tratamientos que se elaboran en el Servicio
de Farmacia es muy importante una buena comunicacion y coordinacién, tanto con
el prescriptor como con el equipo que administra el tratamiento para reducir las
esperas de los pacientes vy garantizar la estabilidad de los tratamientos.

El seguimiento y la Atencidn farmacéutica se pueden realizar de igual manera que en
los pacientes hospitalizados y externos.

4. DISPENSACION DE MUESTRAS EN INVESTIGACION

De acuerdo a la legislacién vigente, la dispensacién de muestras en investigacidn, es
decir, de medicamentos que estdn en fase de investigacion mediante la realizacion de
ensayos clinicos, es responsabilidad del Servicio de Farmacia''.
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Las unidades de gestién de muestras en investigacién de los Servicios de Farmacia
son las encargadas de la recepcidn, custodia, conservacion y dispensacion de estos
medicamentos.

En funcidn del ensayo clinico la dispensacidn se realiza a pacientes hospitalizados, exter-
nos o ambulatorios. Los circuitos de dispensacion en cada caso son acordados con el
centro y con el resto del equipo implicado en el ensayo clinico. En la medida de lo posi-
ble, es preferible integrar la dispensacidn de los medicamentos en investigacion dentro
del sistema general de dispensacion, teniendo en cuenta sus caracteristicas especiales.

La prescripcion médica debe permitir identificar el ensayo de que se trata y aportar
informacidén suficiente para que su revision permita verificar que se ajusta al protoco-
lo del ensayo clinico.

En la dispensacién directa al paciente se debe proporcionar informacion sobre las
condiciones de conservacion, esquema de dosificacién, toma de la medicacion con
relacién a los alimentos, instrucciones sobre habitos de vida que puedan ser relevan-
tes para el estudio, instrucciones para que devuelva las dosis no utilizadas en futuras
visitas y cumplimentacidn de cuestionarios de autoevaluacion.
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CAPITULO 7
SEGUIMIENTO

FARMACOTERAPEUTICO

La atencién farmacéutica se define como la participacion activa del farmacéutico en
la asistencia al paciente, en la dispensacién y seguimiento de un tratamiento farmaco-
terapéutico, cooperando asf con el médico y otros profesionales sanitarios a fin de
conseguir resultados que mejoren la calidad de vida del paciente. También conlleva la
implicacién del farmacéutico en actividades que proporcionen buena salud y preven-
gan las enfermedades'.

El seguimiento farmacoterapéutico, es la préctica profesional en la que el farmacéuti-
co se responsabiliza de las necesidades del paciente relacionadas con los medicamen-
tos mediante la deteccidn, prevencidn y resolucion de problemas relacionados con la
medicacidn, de forma continuada, sistematizada y documentada, en colaboracién con
el propio paciente y con los demds profesionales del sistema de salud. El objetivo de
este trabajo colaborativo es alcanzar resultados concretos que mejoren la calidad de
vida del paciente'.

Los objetivos del seguimiento farmacoterapéutico se pueden resumir en:

a) Identificar problemas relacionados con la medicacion para poder preveniry
actuar ante resuftados negativos asociados a la medicacion. En el caso de los
MMHH esta actividad es de gran importancia debido a la escasa experiencia
clinica de la que se dispone.

b) Optimizar la efectividad y seguridad de los tratamientos
¢) Hacer un uso racional de medicamentos.
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d) Registrar y documentar la intervencién profesional.
e) Mejorar la calidad de vida de los pacientes.

En las dltimas décadas se ha experimentado un proceso de empoderamiento de los
pacientes. El empoderamiento se define como un proceso mediante el cual las perso-
nas adquieren un mayor control sobre las decisiones y acciones que afectan su salud.
Para ello, los individuos necesitan desarrollar habilidades, tener acceso a la informacion
y a los recursos y tener la oportunidad de participar e influir en los factores que afectan
su salud y bienestar. Cada vez es mds frecuente la figura del paciente activo que quiere
conocer su enfermedad, las alternativas terapéuticas, el prondstico, etc., y participar de
manera proactiva en la toma de decisiones relacionadas con su enfermedad. En este
sentido, la educacidn y la informacién al paciente son elementos fundamentales.

En el caso de los pacientes con EERR, la cronicidad de la enfermedad vy la continua
interaccion con el Servicio de Farmacia, hacen de los farmacéuticos hospitalarios
agentes clave en el desarrollo de iniciativas como: la individualizacion de tratamientos
con el empleo de la farmacocinética para optimizar la efectividad y la seguridad de los
tratamientos o la educacidn de los pacientes orientada a mejorar la adherencia y
promover la prevencién de efectos adversos e interacciones, todo ello utilizando las
nuevas tecnologfas de la informacion vy la comunicacién.

|. FARMACOCINETICA

La farmacocinética es el estudio matemdtico de la evolucidn temporal de los medica-
mentos y sus metabolitos en el organismo. Esta evolucion determina la aparicién, du-
racion e intensidad de su efecto. Consiste en el estudio del proceso ADME (absorcidn,
distribucién, metabolismo v excrecidn) que sufre un farmaco una vez administrado a
un individuo. Como resultado de estas etapas, se generan concentraciones del farma-
co en la sangre, que van cambiando en el tiempo. La farmacocinética depende tanto
de las propiedades quimicas del medicamento como de las caracteristicas antropomé-
tricas (peso y talla), demogriéficas (edad y sexo) v fisioldgicas (funcionamiento de érga-
nos como el rifidn o el higado) del paciente. Esta variabilidad de condiciones hace que
los medicamentos no se comporten igual en todas las personas. Por ejemplo, es fre-
cuente que algunos fadrmacos se eliminen mds lentamente en pacientes adultos mayo-
res que en adultos mds jévenes. En ocasiones puede suceder que las dosis habituales
de un farmaco no alcancen el efecto deseado o que, por el contrario, produzcan
efectos secundarios desmedidos, tipicos de dosis mucho mayores?.

La aplicacién de la farmacocinética clinica permite obtener tratamientos individualiza-
dos en funcidon de las caracteristicas antropométricas y fisiopatoldgicas del paciente
mediante la eleccion de la via de administracidn, la forma farmacéutica, la dosis y el
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intervalo de dosificacién. El objetivo de esta individualizacién, conocida como monito-
rizacidn terapéutica de farmacos (o monitorizacion farmacoterapéutica), es garantizar
la efectividad y seguridad del tratamiento. Para ello se busca que la concentracién del
medicamento en sangre (u otro fluido bioldgico) este dentro del margen terapéutico
definido para el medicamento y patologia en cuestion. El margen terapéutico es el
rango de concentraciones de un determinado medicamento donde existe una proba-
bilidad alta de que se produzca la respuesta terapéutica y una probabilidad baja de que
se produzcan efectos tdxicos graves. Este margen estd definido por la concentracion
minima efectiva y la concentracién maxima tolerada. En términos sencillos, la monito-
rizacién farmacoterapéutica consiste en medir la concentracion de un medicamento
en sangre (u otro fluido bioldgico) en un tiempo determinado tras su administracion,
evaluar si se encuentra dentro del margen terapéutico definido y realizar los ajustes
necesarios del tratamiento (dosis, frecuencia, forma farmacéutica, etc.)’.

Ademds de optimizar la eficacia del tratamiento y minimizar su toxicidad, la monito-
rizacion farmacoterapéutica también puede contribuir a la sostenibilidad del sistema
sanitario ya que permite reducir los costes porque se recibe Unicamente la dosis
necesaria de medicamento y permite detectar los casos de sobredosificacidn, previ-
niendo asi, los efectos adversos.

A pesar de los beneficios que se han descrito, no todos los medicamentos son can-
didatos a este tipo de seguimiento. Cuando se dispone de un pardmetro de segui-
miento del efecto del medicamento (por ejemplo valor de la tensidn arterial, niveles
de colesterol, etc.),no es necesario monitorizar la concentracion de medicamento. En
general, los medicamentos que se monitorizan presentan un perfil especifico que se
resumen en la Figura 7.1.

Algunos de los medicamentos que mds habitualmente se monitorizan son antibidti-
cos, antiepilépticos e inmunosupresores. En el dmbito de las EERR y los MMHH exis-
ten diversas experiencias en la monitorizacién farmacoterapéutica desarrolladas por
farmacéuticos hospitalarios.

Uno de los campos mas recientemente estudiados es la profilaxis del sangrado en He-
mofilia A guiada por farmacocinética. Hasta ahora, la profilaxis se basaba en la dosifica-
cién en funcion del peso o del indice de recuperacién in vivo, ajustada por el fenotipo
de sangrados del paciente. Sin embargo, estos regimenes no protegen a todos los pa-
cientes de desarrollar dafo articular crénico debido a hemorragias espontaneas o acti-
vidad fisica. Esta incertidumbre en la eficacia del tratamiento de la Hemofilia A se atri-
buye a la variabilidad entre pacientes en la farmacocinética del medicamento utilizado
(factor VIII de la coagulacion). El uso de la farmacocinética contribuye a identificar el
régimen de profilaxis mds adecuado para cada paciente. Se trata de individualizar la
profilaxis en base al perfil farmacocinético individual con el objetivo de mantener los
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Buena correlacion entre el efecto farmacoldgico o toxico y las concentraciones
medidas.

Estrecho margen terapéutico. Concentraciones téxicas y concentraciones
terapéuticas muy cercanas.

Alta variabilidad interindividual farmacocinética (el comportamiento del
medicamento en el organismo varia mucho de una persona a otra).

Efecto farmacoldgico dificil de medir.

Método analitico disponible.

Figura 7.1. Criterios para la monitorizacidn farmacoterapéutica de medicamentos

niveles plasmdticos adecuados que eviten la aparicion de sangrados espontdneos y
adaptar las infusiones a los momentos de mayor actividad fisica”.

En la practica estd individualizacion ha permitido un mejor ajuste de la frecuencia de
dosificacidn, manteniendo los niveles sanguineos en el margen recomendado; lo que
se traduce en una reduccion de las hemorragias, un ndmero menor de inyecciones
semanales Y, por tanto, un incremento en la calidad de vida de los pacientes. Por otra
parte, también ha permitido una reduccion de costes al administrar solo las dosis de
medicamentos necesarias y prevenir costes derivados de estancias hospitalarias por
episodios hemorrdgicos’.

La Unidad de Hemostasia y Trombosis del HUP La Fe en colaboracidn con el Servicio
de Farmacia lleva 4 afios empleando la profilaxis guiada por farmacocinética. Se han
realizado mds de 450 andlisis farmacocinéticos en mds de 250 pacientes, incluidos
pacientes derivados de otros hospitales, ademds de prestar asesoramiento a otros
hospitales tanto nacionales como internacionales.

También existen experiencias en el ambito de las enfermedades lisosomales. Estudios
realizados en la enfermedad de Fabry ponen de manifiesto la posibilidad de estable-
cer una dosis minima efectiva de fdrmaco mediante la definicién y monitorizacion
exhaustiva de criterios clinicos y de calidad de vida de los pacientes, con el consi-
guiente beneficio para los pacientes y ahorro econémico para la institucidn®. La apli-
cacion de la monitorizacion farmacocinética al tratamiento enzimdtico sustitutivo en
pacientes con enfermedad de Gaucher tipo | también ha demostrado ser Util en el
mantenimiento de la estabilidad clinica de los pacientes con una reduccidn de la dosis
o de la frecuencia de administracién y una disminucién del impacto econdmico’.
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2. ADHERENCIA

La adherencia terapéutica o cumplimiento ha sido definida por la OMS como “el
grado en que la conducta de un paciente, en relacién a la toma de medicacidn, el
seguimiento de una dieta o la modificacion en los habitos de vida, se ajusta a las re-
comendaciones acordadas con el profesional sanitario”. Es decir, consiste en la medi-
da en que el paciente toma la medicacion tal y como le ha sido prescrita (en dosis e
intervalo posoldgico)®’.

La falta de la adherencia a los tratamientos es un problema universal y real que
compromete su efectividad y conlleva unos peores resultados en salud con un
impacto negativo en el gasto sanitario. Una baja adherencia a los tratamientos croé-
nicos conlleva una falta de control de la enfermedad, un empeoramiento de la ca-
lidad de vida del paciente, una evolucién desfavorable de la enfermedad, mds ingre-
sos hospitalarios y mas visitas a los Servicios de Urgencias. Sus consecuencias
alcanzan también a la sostenibilidad del sistema sanitario ya que como consecuen-
cia del fracaso terapéutico puede ser necesario intensificar los tratamientos, realizar
mayor nudmero de pruebas, o incluso, cambiar de estrategia terapéutica por otra
menos eficiente. La propia OMS considera la falta de adherencia un tema priorita-
rio de salud publica debido a las graves consecuencias negativas que supone, tanto
a nivel clinico como econémico'®.

Se estima que un 20-50 % de los pacientes no toma correctamente su medicacién,
aunque este porcentaje varfa segun la patologfa de que se trate. Aunque hay pocos
estudios de adherencia dirigidos a personas con EERR, los datos sugieren que,
como ocurre con las enfermedades crdnicas, el incumplimiento del tratamiento
pueden ser un problema. Las tasas de adherencia observadas en esta poblacidn son
del 58-65% vy varfan con la enfermedad y el tratamiento. Estudios realizados en
pacientes con Fibrosis quistica estiman una adherencia en torno al 40-50%, mien-
tras que otros realizados en pacientes con sindrome de anemia falciforme la esti-
man en un 65%'%'".

Se han identificado numerosos factores que pueden influir en la adherencia. Estos
factores pueden estar relacionados con la enfermedad, el tratamiento, las caracteris-
ticas del paciente, el sistema sanitario y el equipo asistencial o con factores socioeco-
némicos (Figura 7.2).

Estos factores también se pueden clasificar en funcién de si se puede actuar sobre
ellos para tratar de mejorar la adherencia (modificables) o si, por el contrario, no se
puede actuar sobre ellos (no modificables). Entre los factores modificables se encuen-
tran los relacionados con el tratamiento farmacoldgico o los relacionados con el sis-
tema sanitario y el equipo asistencial. Las estrategias para promover la adherencia van
dirigidas principalmente a este tipo de factores.
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Complejidad

Confianza en la efectividad
Efectos adversos

Cambio en el estilo de vida

Patologias cronicas
Existencia de sintomas
Tiempo de evolucién

Satisfaccion laboral
Nivel de formacion

« Condiciones de vida Socioecondmico Enfermedad Expectativas de curacion
inestables Aceptacion de la enfermedad
« Creencias populares Gravedad
Discapacidad

» Edad, sexo masculino Falta de confianza reciproca

 Problemas psicologicos o Sistema sanitario » Comunicacion deficiente

psiquiatticos Equipo asistencial « Problemas en la continuidad asistencial
« Estigma social » Accesibilidad al sistema
» Abuso de drogas/alcohol « Satisfaccion del profesional sanitario

Figura 7.2. Factores relacionados con la falta de adherencia.

Como se ha dicho, conocer el grado de adherencia terapéutica del paciente es de
gran importancia a la hora de evaluar la efectividad y seguridad de los tratamientos
farmacoldgicos prescritos. Para ello son necesarias herramientas que nos permitan
valorar la adherencia. Existen dos tipos de métodos para medir la adherencia: los di-
rectos y los indirectos. Los métodos directos son mds objetivos pero no siempre se
pueden aplicar en la practica asistencial. Entre estos métodos se encuentran la deter-
minacién de la concentracién del medicamento en una muestra bioldgica vy la terapia
directamente observada (acto de dar la medicacién, observando cémo el paciente se
la toma). Los métodos indirectos son mas sencillos y fdciles de aplicar en la prédctica
asistencial, pero tienen el inconveniente de no poder evaluar la adherencia de mane-
ra objetiva. Son métodos indirectos la evaluacion de la informacién proporcionada
por el paciente o su cuidador a partir de la entrevista clinica o un cuestionario valida-
do (es el método mas utilizado), el recuento de medicacidn, el uso de dispositivos
electrdnicos o el andlisis del registro de dispensaciones'?.

Existen diferentes estrategias para promover y fomentar la adherencia, de manera
general se pueden agrupar en la siguientes categorias'*:

= Simplificacion del tratamiento: reducir el nimero de dosis diarias con la
utilizacién de formulaciones de liberacién controlada o reduciendo el ndme-
ro de farmacos diferentes utilizando, por ejemplo, firmacos en combinacion
a dosis fijas.
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= Conductuales: son las mds comunes y promueven el acto de tomar la medi-
cacién o refuerzan la adherencia al tratamiento incentivando la toma. Pro-
veen al paciente de recordatorios o ayudas de memoria, sistemas de dosifica-
cidn con alarmas que recuerdan la hora de la toma o de organizadores de
medicacién. También el empleo de calendarios de cumplimiento donde se
anota que se ha tomado la medicacidn u ofrecer recompensas en caso de
cumplimiento terapéutico, etc.

= Educativas: son intervenciones orientadas a facilitar al paciente la informacién
necesaria (oral, escrita o audiovisual) para un uso adecuado de los medica-
mentos. Se aporta informacidn sobre el objetivo e importancia del trata-
miento, cémo tomarlo, cémo conservarlo, efectos adversos e importancia de
las interacciones. La finalidad es conseguir la participacion del paciente en la
toma de decisiones y por tanto su empoderamiento. En cualquier caso, la
informacion debe estar adaptada a las capacidades de los pacientes, utilizando
un lenguaje claro y facil de entender.

= De apoyo social y familiar: el objetivo es mejorar la adherencia a través de
un buen soporte social (programas de ayuda domiciliaria, concesién de ayu-
das para el pago de la medicacion, etc.) vy la implicacién del entorno del pa-
ciente en el control de la enfermedad y de la medicacién.

= Dirigidas al profesional sanitario, la administracion y la industria farmacéutica:
tienen como objetivo mejorar las habilidades comunicativas de los profesionales
sanitarios, asi como su formacién en detectar factores predictores de falta de
adherencia para poder aplicar medidas preventivas. En lo que respecta a la in-
dustria farmacéutica, el objetivo es que se investiguen y desarrollen formulacio-
nes que permitan simplificar y facilitar la administracién de los medicamentos.

Una correcta informacién desempefia un papel determinante. Un paciente bien in-
formado sobre su enfermedad y sobre los beneficios del tratamiento es mucho mds
consciente de su enfermedad, mds proactivo y tiene mas posibilidades de cumplir con
el tratamiento. Ademds, se debe tener en cuenta el papel del entorno familiar y social
para conseguir una adecuada adherencia, especialmente en aquellos pacientes mas
vulnerables, como pueden ser los nifios, los ancianos, los que sufren alguna discapaci-
dad o los que tienen dificultades de comprensidn. En este sentido, el farmacéutico
tiene un papel esencial ya que es un profesional sanitario especializado en reconocer
y proporcionar a los pacientes sus necesidades de formacidn en cuanto al uso de los
medicamentos, asi como en detectar las preocupaciones sobre su enfermedad, trata-
mientos y posibles efectos adversos.

La SEFH consciente de la importancia de la adherencia ha desarrollado distintas acti-
vidades para fomentar y promover la adherencia. Entre estas actividades destacan la
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campafa de El dia de la adherencia y la creacidon del grupo de trabajo para la mejora
de la adherencia farmacoterapéutica (ADHEFAR). El Dia de la adherencia es una jor-
nada de concienciacidon promovida por la SEFH y avalada por el MSSSI, y cuyo obje-
tivo principal es difundir entre los pacientes y la sociedad la importancia de una
adecuada adherencia a los tratamientos farmacoldgicos y su repercusion sobre la
salud. Esta actividad se inicié en 2008 y se realiza cada |5 de noviembre. A través de
carteles informativos, infografias y contenidos en las redes sociales se difunden reco-
mendaciones para mejorar la adherencia y se pretende dar a conocer a los ciudada-
nos que los farmacéuticos de hospital pueden ayudar a resolver dudas y a ofrecer
consejos para lograr un buen cumplimiento del tratamiento.

Para dar continuidad y soporte al objetivo del Dia de la adherencia se cred un
grupo especifico dentro de la SEFH, el grupo ADHEFAR. Su objetivo principal es
difundir el concepto de adherencia terapéutica y las posibilidades que la atencién
farmacéutica puede ofrecer para mejorarla. Otros objetivos mds especificos son
mejorar el modelo asistencial en el dmbito de la farmacia hospitalaria para optimi-
zar los niveles de adherencia en la poblacidn atendida en los Servicios de Farmacia
Hospitalaria; disefiar, validar y aplicar herramientas de apoyo a la adherencia en
colaboracién multidisciplinar; fomentar la docencia e investigacién en el campo de
la adherencia y desarrollar un modelo de comunicacién efectiva con sociedades
cientificas y asociaciones de pacientes para alcanzar un marco éptimo de utilizacidn
de los medicamentos',

3. WEBS, REPOSITORIOS, APPS

Internet vy las tecnologfas digitales han transformado la manera de acceder a la infor-
macion, de comunicarnos, de aprender, de generar y difundir el conocimiento, de
consumir productos y servicios, etc. La mayorfa de las personas, especialmente las
generaciones nacidas a partir de la década de los 80, estdn acostumbradas a relacio-
narse de manera digital y desarrollan muchas actividades de ocio, de consumo o ad-
ministrativas a través del uso de las tecnologfas digitales e internet. Esta revolucidn
digital también ha llegado a la salud y a la atencidn sanitaria.

Las Tecnologias de la Informacién vy la Comunicacién (TIC) son tecnologias que utili-
zan la informdtica, la microelectrdnica y las telecomunicaciones para crear nuevas
formas de comunicacién a través de herramientas de cardcter tecnoldgico y comuni-
cacional, con el objetivo de facilitar la emisidn, acceso y tratamiento de la informacion.
La eSalud (eHealth en su terminologia en inglés) es el término con el que se define al
conjunto de TIC que se emplean como herramientas en el entorno sanitario en ma-
teria de prevencidn, diagndstico, tratamiento, seguimiento de enfermedades y gestidn
de la salud. Esta tecnologia engloba diferentes productos y servicios para la salud,
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como las aplicaciones mdviles, la teleasistencia, los dispositivos wearables para la mo-
nitorizacién, que se integran en ropa y accesorios, los sistemas de apoyo a la decisién
clinica, el internet de las cosas o los videojuegos de salud, entre otros. Actualmente
existen numerosos recursos tecnoldgicos que han revolucionado, tanto la forma que
tiene el paciente de controlar su enfermedad, como la relacidn entre éste y su espe-
cialista. El término e-pacientes hace referencia a aquellos pacientes que usan las TIC
para informarse, formarse, empoderarse e involucrarse en el cuidado de su salud'>'.

Internet es una de las herramientas mds utilizadas por los pacientes para el acceso a
informacidn sobre la salud, servicios sanitarios, foros de encuentro de pacientes o
creacion de contenidos (blog, video o foros de discusidn). Esta necesidad de informa-
cion tiene su origen en diferentes factores como el aumento de enfermedades cré-
nicas o el creciente movimiento ciudadano Yy asociativo que reclama una informacién
de calidad en temas de salud. En general, los temas mds buscados se refieren a diag-
ndstico (79%) y tratamiento (79%), sintomas (67%), medicacion (67%), y experiencias
de otros pacientes (63%)'".

Los recursos web permiten a los pacientes (y cuidadores o familiares) tener acceso
a contenido de calidad, interactuar y compartir informacién online, y establecer un
canal de comunicacién alternativo con el Servicio de Farmacia y con otros profesio-
nales sanitarios. La web 2.0 permite también el desarrollo de elLearning (formacién
mediante canales electrdnicos), cada vez mds extendida, ofreciendo una formacién
integral y a distancia, que ademds supone una oportunidad para optimizar tiempo vy
recursos. El eLearning en salud consiste en la aplicacion de las TICs al aprendizaje.
Puede utilizarse para mejorar la calidad de la educacidn sanitaria de profesionales,
pacientes o cuidadores. En este campo desde la Farmacia Hospitalaria se han desa-
rrollado numerosas iniciativas.

La UFPE del Servicio de Farmacia del HUP La Fe ha desarrollado una estrategia 2.0
plenamente centrada en los ciudadanos y pacientes y consta de un blog, una pagina
de Facebook, una cuenta en Twitter; canal de YouTube, una cuenta de Pinterest, un
semanario digital y un portal para empoderamiento y formacién de ciudadanos y
pacientes en farmacoterapia y uso de los medicamentos: eDruida (Figura 7.3).

eDruida (edruida.com) es un proyecto puesto en marcha en febrero de 2017, moti-
vado en la evidencia de la relacién entre la figura del paciente activo o empoderado
con mejores resultados clinicos, tanto a nivel individual como desde el punto de vista
del sistema de salud. Se trata de una iniciativa para el empoDeramiento y la foRma-
cidon de ciUdadanos vy paclentes en el manejo de meDicamentos y fArmacoterapia.
Consiste en una plataforma de contenidos que nace como respuesta a la necesidad
de proyectos transversales para la difusion de conocimientos practicos relacionados
con el manejo de los fdrmacos. eDruida es un recurso de utilidad tanto para los pa-
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Figura 7.3. Cronologfa de incorporacién de los recursos 2.0. en la UFPE del HUP La Fe.

cientes que estén recibiendo un tratamiento farmacoldgico como para sus cuidado-
res y pretende ser una ayuda en el manejo de la farmacoterapia. Pero, ademds, es un
proyecto que se dirige a la poblacién en general, ya que toda la poblacién puede
hacer uso de algin medicamento, aunque sea de forma puntual, a lo largo de su vida,
y el manejo adecuado de estos es una condicién imprescindible para que los medi-
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camentos puedan alcanzar el efecto deseado. Por otra parte, eDruida también estd
dirigido a todas aquellas personas que, sin ser profesionales de la farmacologfa, estén
interesados en ella y quieran aprender sus conceptos fundamentales. Los objetivos de
la plataforma son:

I. Difundir conocimiento de calidad sobre medicamentos y farmacoterapia para
contribuir al empoderamiento de la poblacién y fomentar el autocuidado.

2. Recopilar y difundir herramientas 2.0 validadas por profesionales sanitarios
que puedan ser de utilidad para el empoderamiento de los pacientes.

3. Crear una via de comunicacién bidireccional en la que pacientes o ciudada-
nos puedan consultar sus dudas sobre los medicamentos a profesionales
sanitarios.

4. Constituir un sitio de web de informacion Util sobre medicamentos para que
todos los profesionales sanitarios puedan divulgar en sus respectivos dmbitos
de accidn.

Para cumplir con sus objetivos, cuenta con diferentes apartados:

a) Saber de Farma: cinco mddulos donde se recogen conceptos generales de
farmacos, como su clasificacion, dosis, formas de presentacién, etc., agrupados
en temas desarrollados en un lenguaje asequible a cualquier persona.

b) Escuela de Druidas: iniciativa para el empoderamiento de pacientes y ciudada-
nos en los medicamentos y la farmacoterapia a través de la gamificacion.

) Enfermedades: aporta informacion especiffica sobre diferentes enfermedades,
como VIH o cdncer de mama, entre otras.

d) Herramientas 2.0: recopilacién de aplicaciones moviles, webs, blogs vy video-
tutoriales validados por profesionales sanitarios que pueden ser de utilidad
para pacientes.

e) iPregintanos!; espacio para la formulacion de preguntas por parte de los usuarios.

En 2017 el proyecto eDruida fue reconocido como buena préctica en el Sistema
Valenciano de Salud vinculada con la 3% linea estratégica del 4° Plan de Salud de la
Comunidad Valenciana 2017-2020: Fortalecer la equidad e igualdad de género, redu-
cir las desigualdades en salud y fomentar la participacion.

Otras de las TICs mds integradas en la sociedad actual son las aplicaciones mdviles
(apps). La expansion de los smartphones y de las redes 3G y 4G ha impulsado su
utilizacion. En 2015 habfa disponibles mds de 900.000 apps para Apple y mas de
700.000 para Android. La mSalud (mHealth en su terminologia en inglés) o salud
mediante dispositivos mdviles utiliza este tipo de dispositivos para recopilar datos de
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salud de pacientes y proporcionar informacion a profesionales vy pacientes y también
para realizar seguimiento a tiempo real. Existen apps destinadas a mejorar la adheren-
cia al tratamiento, de contenido informativo, calculadoras médicas, revisidn de interac-
ciones, para la comunicacién del paciente con el sistema sanitario (registros de datos
clinicos, gestidn de citas, etc.), entre otras.

Cada vez son mds reconocidos los beneficios y el potencial de la mSalud, que se
pueden resumir en:

|. Empoderamiento del paciente: proporcionan formacién e informacion.

2. Modificacidn de habitos: existen numerosas aplicaciones destinadas a contro-
lar la actividad fisica, la dieta o el tabaco consumido por el usuario para incen-
tivar unos habitos de vida mds saludables.

3. Cambio de relaciones y procesos: facilitan la comunicacién entre profesional
sanitario y paciente y también la gestion sanitaria (citas, acceso a la historia
clinica...).

4. Monitorizacién: cada vez es mas sencillo registrar pardmetros fisiolégicos que
son transferidos a apps capaces de almacenar los datos y monitorizar el nivel
de actividad y el estado de salud de cada usuario.

5. Almacenamiento ‘inteligente’ de datos: las apps tienen la capacidad de regis-
trar gran cantidad de datos fisioldgicos vy clinicos que, si son recogidos de
forma estandarizada y tratados de forma adecuada, contribuyen a alimentar
el denominado “big data”.

6. Acceso a poblaciones dificiles de alcanzar: los dispositivos mdviles permiten
el acceso a la informacion sanitaria y facilitan el diagndstico a distancia y/o
presencial de una gran variedad de patologias. Asimismo, facilitan la atencidn
remota, la telemedicina y la intervencidn en casos de emergencias.

La mSalud puede contribuir al desarrollo de prdcticamente todas las actividades de
seguimiento farmacoterapéutico (validacion de tratamientos, adherencia, efectos ad-
versos, interacciones, conciliacion, etc.) y se pueden encontrar apps de utilidad para
todas ellas, tanto para los pacientes como para el farmacéutico.

En el entorno de las EERR destaca el desarrollo de apps de utilidad para pacientes
con hemofilia. El uso de estas TICs ha demostrado mejorar la adherencia al tratamien-
to profildctico y tener un impacto positivo en la calidad de vida y percepcién de en-
fermedad, asi como en la estabilizacidn de artropatias articulares'®. La adherencia al
tratamiento v el correcto control de los episodios hemorrdgicos son dos de los retos
mas destacados para las personas que conviven con la hemofilia. Para facilitar ambos
desafios, se han desarrollados diferentes apps:
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= Haemoassist® tiene como objetivo favorecer una mejor adherencia al trata-
miento de los pacientes con hemofilia. La aplicacidn permite que el paciente
anote cudndo se produce una hemorragia, cudndo se administra el tratamien-
to y permite observar la evolucién de la enfermedad. Ademds se pueden
programar avisos sobre cuando debe administrarse la medicacién. Por otra
parte, este dispositivo estd conectado a un sistema central al que el especia-
lista accede en tiempo real y revisa toda la informacién introducida por el
paciente. Asi, el médico también puede adoptar decisiones encaminadas a un
mejor control de la enfermedad.

= myPKFiT® dirigida a pacientes con Hemofilia A familiarizados con el mane-
jo de su enfermedad y en tratamiento en profilaxis (tratamiento preventi-
vo) con FactorVIIl. Esta app permite el registro de dosis administradas y de
eventos hemorrdgicos ademds de poder programar recordatorios de la
administracion. La particularidad de la app es que facilita al paciente un
mayor control de su enfermedad ya que proporciona una estimacion de sus
niveles plasmdticos de factor VIl en cada momento, lo cual le ayudard a
identificar cudndo podria tener un alto o bajo riesgo de sufrir un sangrado.
También es una via de comunicacién adicional con los profesionales encar-
gados de realizar el seguimiento del paciente, ya que tienen acceso a infor-
macién sobre el nimero vy localizacién de los sangrados vy las infusiones
administradas u omitidas.

= myWAPPS® desarrollada independiente de la industria farmacéutica es una
app que combina un sistema de registro de las infusiones con el perfil farma-
cocinético individual del paciente calculado previamente con WAPPS-Hemo®
(aplicacién médica online). Su manejo es muy sencillo y, ademds, permite visua-
lizar los niveles de factor de tres maneras: curva farmacocinética, bateria y
porcentaje. El inconveniente que presenta es que la informacion registrada
solo es accesible para el paciente, por lo que para compartir informacién con
los profesionales sanitarios requiere combinarse con otra app de registro.

= Florio® permite el registro de dosis administradas, asi como otras variables
como dolor; actividad fisica o administracion de calmantes. También permite
la programacion de avisos para la administracion de la medicacidn v la esti-
macion de los niveles plasmdticos de factor Toda esta informacién esta acce-
sible para los profesionales sanitarios facilitando el seguimiento del paciente.
Ademas, esta aplicacion para smartphone, se puede vincular con un disposi-
tivo portdtil tipo smartwatch, y un panel de control web para los médicos.

La comunicacién y colaboracion entre profesionales y pacientes a través de estas
apps ha permitido el desarrollo de la profilaxis dirigida por farmacocinética, con resul-
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tados muy positivos en la calidad de vida de los pacientes y una reduccién de los
costes sanitarios.

El elevado nimero vy variedad de TICs disponibles hace necesario la existencia de
repositorios o fuentes donde se compilan, clasifican v, en algunos casos, se describen
y evaldan apps de salud, de modo que resulta mas sencilla y eficiente su localizacion.
Algunos de estas fuentes se muestran en la Figura 7.4.

CATALOGO DE APPS MOVILES DE — .
Recopilacidn de las apps que han obtenido

SALUD.AGENCIA DE CALIDAD | distintivo ApnSaludabl
SANITARIA DE ANDALUCIA & CISHINIVG Appualudable
OBSERVATORIO TICSALUT R lasificad lidad
FUNDACION TICSALUT ecoge apps clasificadas por especialida
CATALOGO DE APLICACIONES DE Recopilan las apps de salud clasificadas por
SALUD. profesionales, segiin un método riguroso, que tiene en
FUNDACION ISYS cuenta también las preferencias de los usuarios

Recopilacién de aplicaciones mdviles (entre otros
recursos) validados por profesionales sanitarios que
pueden ser de utilidad para pacientes

EDRUIDA. HERRAMIENTAS 2.0.
UFPE LA FE

Figura 7.4. Fuentes que recopilan apps de salud.

La Farmacia Hospitalaria, conocedora del potencial beneficio derivado del uso de TICs
y de sus posibles limitaciones, asi como de los desafios que la era digital plantea a la
asistencia sanitaria, ha trabajado de forma coordinada a través de la SEFH para adap-
tarse a este nuevo paradigma digital. Con este objetivo, en julio de 2019 se cred el
grupo de Farmacia Hospitalaria Digital (FHusiON). Este grupo desarrolla iniciativas
con las que se pretende impulsar la transformacién de la Farmacia Hospitalaria a través
de la innovacidn digital v la formacidn en competencias digitales con la finalidad ofrecer
una atencidn sanitaria que satisfaga las necesidades actuales de los pacientes y que sea
acorde a los actuales avances cientfficos, tecnoldgicos y sociales.

Para alcanzar su objetivo este grupo de trabajo desarrolla sus actividades en relacidn
a dos lineas estratégicas:

|. Formacion reglada, préctica, acreditada y evaluable en competencias digitales
y alfabetizacidn en salud digital aplicada a la Farmacia Hospitalaria a los socios
de la SEFH.

2. Creacién de un ecosistema innovador abierto y colaborativo entre dife-
rentes agentes (internos y externos), y que promueva la creacién de solu-
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ciones digitales para los problemas de nuestros pacientes y/o que sean
facilitadoras de la labor del farmacéutico de hospital en cualquiera de sus
areas de conocimiento.
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CAPITULO 8
HUMANIZACION

En los Ultimos tiempos se ha puesto el foco en la necesidad de humanizar la relacién
entre personas en un escenario muy concreto: el sistema sanitario. En el contexto
sanitario, el concepto de humanizacidn hace referencia al abordaje integral de la per-
sona, donde el paciente es situado en el centro del sistema, con una concepcidn inte-
gral de sus necesidades, considerando sus sentimientos, conocimientos y creencias
sobre su salud. Por tanto, consiste en establecer relaciones vy ejercer la prdctica clini-
co-asistencial de una manera acorde con la dignidad humana. Los ocho principios de
la atencién centrada en la persona se muestran en la Figura 8.1.

Por el contrario, el término deshumanizacién hace referencia a situaciones de pérdida
de lo especifico de la persona, pérdida de atributos humanos, pérdida de dignidad.
Deshumanizacién es equiparable a despersonalizacion. Es la conversion del paciente
en un objeto, su cosificacidn, consecuencia de la perdida de sus rasgos personales y
el descuido de la dimensién emotiva y de los valores. Los grandes avances cientfficos
y tecnoldgicos han permitido un aumento de la esperanza de vida, pero también,
junto a la masificacién de la asistencia, han propiciado una forma de tratar al paciente
que puede llegar a “cosificarlo”. Desgraciadamente, la deshumanizacion es una per-
cepcidn real de los usuarios'™.

Esta necesidad de humanizacién de la asistencia sanitaria no es algo nuevo, ya en 1984
el Instituto Nacional de la Salud (INSALUD), entidad publica encargada de la provi-
sidn y gestidn sanitaria de Espafia hasta la configuracién del actual Sistema Nacional
de Salud, en su Plan de Humanizacion de la Asistencia Hospitalaria argumentaba que
la enfermedad genera una situacion de indefension que le hace sentirse a la persona
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01 Respeto por las preferencias de la persona
02 Coordinacién e integracién de los cuidados
03 Informacién y educacion

04 Confort fisico
05 Apoyo emocional, empatia y respeto
06 Implicacién y apoyo del entorno

07 Continuidad en la transicién de niveles asistenciales

08 Accesibilidad en la atenciéon

Figura 8.1. Principios de la atencidn centrada en la persona.

desvalida, por lo que necesita un sistema sanitario lo mds humano posible. Este pri-
mer plan de Humanizacién de la Asistencia Hospitalaria comprendia, entre otras ac-
ciones, la creacidon de un servicio de atencidn al paciente, la implantacidn de citacion
en las consultas externas, la ampliacidon del horario de visitas en los hospitales o la
incorporacién de un maestro en los hospitales infantiles®.

A partir de la publicacién de ese plan, la idea de humanizacion pasé a formar parte del
vocabulario de la salud con mds énfasis. Inicialmente como un conjunto de principios
que criticaban el cardcter impersonal y deshumanizado de la asistencia a la salud, y que
mas tarde fueron traducidos en diferentes propuestas para modificar las précticas
asistenciales, desarrollandose los planes de humanizacién de diferentes comunidades
auténomas. Estos planes han puesto el foco en los pacientes mas vulnerables, asi se
han desarrollado estrategias para humanizar el principio y el final de la vida, la mejora
del trato en algunas de las unidades mds tecnificadas (como los cuidados intensivos o
las urgencias), los departamentos de salud mental y la atencién de ciertos colectivos
de pacientes (como los oncoldgicos o los pedidtricos)*. Las bases para la humanizacion
de la asistencia sanitaria presentes en todos los planes estratégicos son:

= Poner en valor la dignidad e individualidad de cada persona prestando una
asistencia individualizada.
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= Atender a las personas desde su concepcidn mas holistica, dando respuesta
no solo a sus necesidades fisicas, sino atendiendo también a su esfera emo-
cional, social y espiritual.

m Hacer participes a los ciudadanos proporcionandoles la informacién y forma-
cidén precisa para que puedan participar de forma proactiva en la toma de
decisiones respecto a su salud.

= Considerar no solo a los pacientes, sino también a sus familiares y cuidadores.

= Poner en valor la profesionalizacién y vocacién de los verdaderos agentes de
humanizacién: los profesionales sanitarios.

I. VULNERABILIDADY EERR

Cada colectivo vulnerable tiene necesidades y realidades diferentes. Los pacientes con
EERR son un colectivo vulnerable, entre otros motivos, debido a la falta de informacion
sobre la patologia, el retraso diagndstico, la necesidad de desplazamientos largos para
acudir a su hospital de referencia y la dificultad de acceso y complejidad de los trata-
mientos. Dentro de las EERR existe una gran variedad de enfermedades con manifes-
taciones clinicas muy diversas. Sin embargo, de forma general, son enfermedades que
comparten un conjunto de caracteristicas comunes como su cronicidad, el cardcter
degenerativo, su predominio de inicio en la nifiez, la falta de contacto con otras perso-
nas afectadas, la falta de informacién y una elevada carga psicosocial.

La primera edicidn del “Estudio sobre situacion de Necesidades Sociosanitarias de las
personas con Enfermedades Raras en Espafia” (Estudio ENSERio) permitié conocer
la situacidn, las necesidades y demandas de las personas con EERR en Espafia, tanto
desde un punto de vista objetivo, analizando su situacidn sociosanitaria, como subje-
tivo, recogiendo la valoracidn y percepcidn de los propios afectados y familiares, asf
como de las entidades que les representan y los profesionales con los que trabajan.
Este informe mostraba la realidad de los pacientes con EERR: son peregrinos, viajeros
permanentes en busca de un diagndstico y tratamiento. Las familias sufren de forma
crénica las grandes dificultades asociadas a la enfermedad, agravadas por la escasez de
dispositivos de ayuda especificos para su patologia. Tal y como se ha comentado en el
capftulo |, la actualizacion del estudio ENSERio publicado en 2018, muestra un retra-
so en el diagndstico superior a los 10 afios en el 20% de pacientes vy dificultades para
acceder a los farmacos en el 47% de los pacientes. Ambas dificultades condicionan la
percepcidn que los pacientes tienen de la atencidn sanitaria que reciben. Una percep-
cion que ha mejorado respecto a 2009, pero que continda siendo preocupante, ya
que en la actualidad mds de un 40% de los pacientes no se encuentran satisfechos
con la atencidn sanitaria recibida®.
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2. HUMANIZACION DE LA ATENCION A PACIENTES CON EERR

La instituciones y administraciones encargadas de la provisién de la atencidn sanitaria
han ido incorporando la humanizacion al disefio de planes estratégicos o intervencio-
nes asistenciales, asf como asignando recursos. Estas estrategias son imprescindibles ya
que potenciar la integracion de la humanizacidn en la asistencia sanitaria requiere inver-
tir en formacién e informacién. La humanizacién supone un cambio de cultura de las
organizaciones y exige una gran sensibilizacién y motivacion de todos los integrantes:
administraciones, directivos, profesionales sanitarios y no sanitarios y pacientes.

Tal'y como se ha mencionado, los pacientes con EERR son un colectivo muy sensible
a las estrategias de humanizacién. En este sentido, algunas CCAA como la extremefia,
dentro de su “Plan Integral de Enfermedades Raras de Extremadura 2019-2023"
tiene como uno de sus objetivos “Potenciar la humanizacidn en la asistencia sanitaria
integral a pacientes con enfermedades raras y familiares”. Este objetivo recoge las
siguientes lineas de actuacion:

m Mejorar de la relacion médico-paciente, en espacios adecuados, en la aten-
cion a pacientes con EERR v sus familias, y de forma especial en la comunica-
cion de malas noticias.

= Atender a profesionales para la mejora de la comunicacidn a la familia y del
acompafiamiento en duelo.

m Establecer o definir criterios de inclusidn de las EERR en los protocolos de
actuacion en cuidados paliativos.

También recoge otros objetivos relacionados con la humanizacién como proporcio-
nar informacién sobre EERR y recursos disponibles a personas afectadas y familiares,
a profesionales de los diferentes dmbitos implicados, y a la poblacién general’.

No cabe duda que las posibilidades para mejorar las condiciones de humanizacion de
la asistencia sanitaria requieren de un fuerte compromiso y esfuerzo politico y eco-
némico, sin embargo, también es posible realizar pequeiias acciones en la actividad
profesional diaria que nos acerquen a una atencién mds humanizada. Con esta inten-
cion desde el Servicio de Farmacia del HUP La Fe, se ha desarrollado el “Manual de
buenas practicas de humanizacién de los servicios de farmacia hospitalaria en la aten-
cién a pacientes con enfermedades raras”.

Este Manual pretende recoger todas aquellas acciones, actividades o prdcticas que
trataran de cubrir las necesidades no clinicas que los pacientes con EERR, asi como
las que sus familiares y/o cuidadores puedan tener a lo largo de su relacion con los
Servicios de Farmacia; y también recoger aquellas actividades dirigidas a impulsar la
motivacion e implicacion de los profesionales sanitarios. Su objetivo es establecer
estdndares de humanizacion en los Servicios de Farmacia respecto a la atencién a
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pacientes con EERR. Ademds, se pretende que el manual sea la base para la certifica-
ciéon de los Servicios de Farmacia, ya que la evaluacién externa impulsa la implemen-
tacidn de estrategias de humanizacion.

En el desarrollo del Manual se contd con la colaboracidn de pacientes, profesionales
con elevada experiencia en la atencidn a pacientes con EERR, profesionales con ex-
periencia en proyectos de humanizacion y personal de enfermerfa del Servicio de
Farmacia. Tras una extensa busqueda de las necesidades que pudieran tener los pa-
cientes, estas necesidades se transformaron en actividades o acciones que trataran de
cubrirlas, dando lugar a los estdndares que componen el manual. Estos estdndares
fueron debatidos y consensuados por grupos de expertos, componiendo asi el Ma-
nual actual, con 61 estdndares o buenas précticas, agrupados en 5 Iineas estratégicas.

Debido a que la implementacion de esos estdndares o buenas prdcticas, requieren
diferentes grados de inversién de recursos y pueden tener distinto impacto en la
humanizacion de la asistencia, los estdndares se clasifican en 3 tipos:

= Basicos: estdndares de obligado cumplimiento en cualquier Servicio de Far-
macia para afirmar que la organizacién se encuentra en un nivel bdsico de
humanizacién. Dentro de este grupo se encuentran estdndares bdsicos de
obligado cumplimiento, cuya implantacion de los mismos es imprescindible
para poder obtener una futura certificacion.

= Avanzados: no se consideran imprescindibles pero contribuyen a la humani-
zacidn de la asistencia y su cumplimiento supone un nivel mds elevado de
reconocimiento.

= Excelentes: el cumplimiento de los mismos supone un nivel excelente de
humanizacidn.

Algunos estandares pueden tener varias clasificaciones en funcién la cobertura o
grado de implantacién de dicho estdndar en el Servicio de Farmacia.

Este manual cuenta con el aval del Grupo de trabajo OrPhar-SEFH vy se puede con-
sultar en su pdgina web: https://gruposdetrabajo.sefh.es/orpharsefh/index.php/pro-
yectos-del-grupo

A continuacidn se resumen las lineas estratégicas v se presentan las buenas prdcticas
que contienen®

LINEA |. Cultura de humanizacidn

La cultura de una organizacion se puede definir como el conjunto de normas, acti-
tudes, creencias, valores y comportamientos compartidas y aceptadas por todos sus
miembros. Cuando los valores nos llevan a disefiar politicas, programas y acciones
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Impulsar la humanizacién como politica estratégica en el Servicio de Farmacia.

1.1. Existe una estrategia de
humanizacién.

Objetivos y metas que se
quieren alcanzar.

1.2. Existe un plan de
humanizacién.
Acciones, recursos,
responsables, etc. para
alcanzar cada objetivo.

1.3. Existe y se promociona un
decalogo para la
humanizacién de la asi ia.

1.4. Se evalua la situacion del
SF respecto a la humanizacién
de la atencidn, identificando
fortalezas y dreas de mejora.
Identificar barreras y
elementos facilitadores de la
implantacién de la cultura de
humanizacion.

1.5. Existen medidas de
perencion de los pacientesy
su entorno.

Conocer la experiencia del
paciente para mejorar la
asistencia.

1.6. Existen medidas de
perencion de los
profeslonal

Hacer visible el compromiso
con la humanizacion.

Incorporar la opinion de los
profesionales al disefio o
mejora de circuitos.

SF: Servicio de Farmacia; EERR: Enfermedades raras.

1.7. Existe un plan de difusién
de las acciones relacionadas
con la humanizacién.

Como se va a dar a conocer a
los profesionales y a la
poblacién las actividades
realizadas.

1.8. Se emplean modelos de
cocreacion o coproduccion.
Incorporar los pacientes en el
disefio del modelo
organizativo.

1.9. Se colabora en
estrategias para dar visibilidad
alas EERR.

Contribuir en la visibilizacion
de las EERR.

1.10. Se promueven
estrategias para dar
visibilidad a las EERR.
Liderar el desarrollo de
contenido de interés o de
campafias de visibilizacion.

1.11. Se participa en la
Comisién de Humanizacién
del Centro.

Conocer, participar y alinearse
con las de humanizacion de la
organizacion.

Figura 8.2. Objetivo principal y criterios que constituyen la linea estratégica |.

dirigidas a integrar los valores humanos a los valores cientificos, hablamos de cultura
de humanizacion.

El cambio hacia una cultura de humanizacion es una estrategia transversal, comparti-
da entre el Servicio de Farmacia y el resto del hospital y supone una reflexion colec-
tiva. Una organizacion que se plantea modificar su cultura necesita del compromiso y
ejemplo de sus directivos, que serdn los que podran proporcionar los apoyos y recur-
sos necesarios para impulsarlo. Por tanto, esta linea redne aspectos relacionados con
los profesionales vy los directivos y consiste en plantear metas y objetivos, construir
acciones, transmitir y comunicar la nueva cultura.

LINEA 2. Empoderamiento del paciente

El proceso de empoderamiento se caracteriza por la capacitacion del paciente y de
su entorno, mediante la adquisicién de las nociones suficientes para entender la
enfermedad y el tratamiento. La informacién vy la formacién pretenden facilitar la
participaciéon del paciente en el cuidado de la salud, fomentar la proactividad en el
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OBIJETIVO:

Fomentar el empoderamiento del paciente y de su entorno a través de la formacién y educacién en el

autocuidado.

2.1. Existe un plan de acogida
para pacientes, familiares y
acompaiiantes a su llegada al
SF.

Dar a conocer funcionamiento,
horarios y profesionales de SF.

BASICO DE OBLIGADO
CUMPLIMIENTO

2.5. Existe y se difunde una
guia de informacién al alta.
Proporcionar informacién
sobre la enfermedad y el
funcionamiento del SF.

BASICO - AVANZADO -
EXCELENTE

2.9. Se facilitan nuevos
canales de comunicaciény el
acceso a la informacién sobre
la enfermedad y los
tratamientos.

Mejorar la comunicacién
usando herramientas 2.0 (web,
email, bolgs, etc.).

EXCELENTE

2.13. Se fomenta que los
usuarios expresen su opinion.
Promover buzones de
sugerencia o acceso al servicio
de atencion al paciente.

BASICO

2.2. Se da visibilidad a los
derechos y deberes de los
pacientes.

Informar de los derechos y los
deberes de los pacientes.

BASICO

2.6. Se proporciona
informacién sobre la
enfermedad y el tratamiento.
Proporcionar informacion en
diversos soportes (oral,
escruto, web, etc.).

BASICO - AVANZADO -
EXCELENTE

2.10. Se proporciona
informacidn actualizada sobre
el estado de acceso en Espaiia
de los diferentes MMHH
autorizados por la AEMPSy la
EMA.

Dar acceso a informacion
sobre la situacion de MMHH.

EXCELENTE

2.3. Se realizaatencién
farmacéutica a los pacientes
con EERR.

Entrevista clinica, seguimiento,
etc., en funcion de las
necesidades individuales.

BASICO - AVANZADO -
EXCELENTE

2.7. Se proporciona
informacién adaptada a
condiciones particulares.
Disponer de documentos
adaptados (nifios, discapacidad
visual, otros idiomas, etc.).

EXCELENTE

2.11. Se ofrece informacién
sobre Apps sanitarias.
Proporcionar herramientas
validadas para la informacién,
promocién de la adherencia,
etc. Promover el autocuidado.

EXCELENTE

2.4. Se emplea un modelo de
comunicacién basado en una
corresponsabilidad en los
resultados individualesy
poblacionales.

Establecer mediante
comunicacion bidireccional
objetivos farmacoterapéuticos.

EXCELENTE

2.8. Se desarrollan
herramientas o acciones
especificas de formacién para
reforzar aspectos relacionados
con el tratamientoy la
enfermedad.

Mejorar la formacion-
informacion: realizar talleres,
sesiones, etc.

EXCELENTE

2.12. Se proporciona
informacién sobre
asociaciones de pacientes.
Facilitar el apoyo entre grupos
de pacientes.

AVANZADO

SF: Servicio de Farmacia; EERR: Enfermedades raras; MMHH: Medicamentos huérfanos; AEMPS: Agencia Espafiola de Medicamentos y
Productos Sanitarios; EMA: Agencia Europea del Medicamento.

Figura 8.3. Objetivo principal y criterios que constituyen la linea estratégica 2.

manejo de la enfermedad, proporcionar pautas para resolver problemas cotidianos
de salud, impulsar un estilo de vida saludable y corresponsabilizarle en el seguimien-
to de la medicacion.

Es labor de llos profesionales de la salud, facilitar los conocimientos, las habilidades y
las herramientas necesarias para que los pacientes y su entorno sean capaces de
escoger entre las opciones disponibles y actuar de forma responsable con la deci-
sidn tomada.
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Pero, el empoderamiento, ademds de informativo y formativo, tiene que ser emo-
cional. La motivacién es un factor determinante. Uno de los objetivos principales
especificos del dmbito de la Farmacia Hospitalaria es que el paciente tome parte
activa del tratamiento, entendiendo bien cdmo funciona y mejorando asf la adhe-
rencia. Las nuevas tecnologias de la informacién son interesantes herramientas
que se pueden utilizar en el proceso de empoderamiento y que permiten abrir
una nueva via de contacto entre los profesionales y los pacientes, incluso con la
ciudadanfa.

Esta linea estratégica relne actividades dirigidas a fomentar el empoderamiento
y el autocuidado de los pacientes a través de la informacidn, la formacidn vy la
comunicacion.

LINEA 3. Cuidado del profesional

La humanizacién pone el foco también en los profesionales que atienden a los pa-
cientes. Estos profesionales son los principales agentes de humanizacion.

La formacidn de los profesionales es un pilar basico para la humanizacion de la asis-
tencia sanitaria, ya sea en pregrado, postgrado o en la formacién continuada durante
su vida laboral. Esta formacién permite desarrollar competencias relacionadas con la
inteligencia emocional y las habilidades de comunicaciéon como empatfa, asertividad,
seguridad, confianza, amabilidad, transparencia, etc.

Por otra parte, el sindrome de desgaste profesional, o burnout, se caracteriza por
un estado de agotamiento fisico, emocional y mental. Este sindrome se presenta
en profesionales que afrontan situaciones emocionalmente demandantes con re-
cursos insuficientes durante periodos prolongados. Esta situacion conduce a un
endurecimiento personal que se refleja en una actitud distante frente al trabajo y
una sensacién de ineficacia y de falta de realizacidn personal. Este sindrome tiene
repercusiones tanto en el dmbito personal como en el profesional. Concretamen-
te en el dmbito profesional influye en la calidad de la atencidn, en la seguridad y
satisfaccion del paciente, disminuye la productividad y aumenta la rotacién de
profesionales.

Una asistencia humanizada requiere promocionar aquellas actividades o acciones
destinadas a fomentar la motivacién y facilitar el desarrollo de las competencias ad-
quiridas de los profesionales, favorecer la adquisicién de nuevas capacidades y preve-
nir el sindrome de desgaste profesional.

Esta linea estratégica contiene todas aquellas actividades dirigidas a los profesionales
del Servicio de Farmacia con el objetivo de fomentar la motivaciéon y formacion de
los profesionales y prevenir el sindrome de desgaste profesional.
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OBJETIVO:

Fomentar la motivacién y el desarrollo de las competencias adquiridas de los profesionales del Servicio de

Farmacia.

3.1. Existe un plan de acogida
a los profesionales

Explicar la organizacion,
dindmicas internas,
competencias, difusion de
propuestas de humanizacion,
etc.

BASICO DE OBLIGADO
CUMPLIMIENTO

3.5. Existe formacién
continuada en EERR.
Garantizar la formacién en
EERR: talleres, sesiones,
cursos, etc.

BASICO - AVANZADO -
EXCELENTE

3.9. Los profesionales
disponen de informacién
sobre asociaciones de
pacientes.

Disponer de informacion de
interés para el paciente.

AVANZADO

3.13. Los roles de cada
profesional estan bien
definidos.

Facilitar el desarrollo de la
actividad asistencial.

BASICO DE OBLIGADO
CUMPLIMIENTO

3.2.Se llevan a cabo
actividades de formacién de
los profesionales en materia
de humanizacién de la
asistencia.

Mejorar la formacién en
humanizacion: talleres,
sesiones, cursos, etc.

BASICO

3.6. Se realiza formacién y
entrenamiento sobre el
respeto de la privacidad de los
pacientes en la asistencia.
Asegurar el cuidado de la
privacidad de los pacientes.

BASICO DE OBLIGADO
CUMPLIMIENTO

3.10. Existen procedimientos
normalizados de trabajo para
la entrevista, toma de
decisiones e informacién al
paciente.

Disponer de metodologia de
trabajo.

BASICO DE OBLIGADO
CUMPLIMIENTO

3.14. Existe un protocolo de
comunicacién entre los
profesionales del SF.
Mejorar-facilitar la
comunicacion entre
profesionales del SF.

AVANZADO

3.3. Se evaltian las
competencias de los
profesionales en relacién
a la humanizacién.
Evaluar los conocimientos.

EXCELENTE

3.7. Se utilizan sistemas de
selecciény estratificacion de
pacientes como herrami

3.11. Serealizan actividades
para dar visibilidad al trabajo

1ioad

de trabajo.

Identificar y priorizar a los
pacientes que mds se
benefician de intervenciones
de atencion Farmacéutica.

BASICO - AVANZADO -
EXCELENTE

reali; en el SF
Promocionar la actividad de los
profesionales para mejorar la
motivacion.

EXCELENTE

3.15. Existe un protocolo de
comunicacién con otros
profesionales sanitarios.
Mejorar-facilitar la
comunicacion entre
profesionales del equipo
clinico.

AVANZADO

3.4. Se llevan a cabo
actividades de formacion de
h i6n de la asi: ia

3.8. Existe un catélogo o
repositorio de TICs

dad.

a los Farmacéuticos Internos
Residentes (FIR).

Mejorar la formacién en
humanizacién en el inicio de la
vida laboral.

BASICO

rec
Disponer de herramientas
validadas.

EXCELENTE

3.12. Existe un protocolo de
actuacion para la resolucién
de conflictos.

Facilitar la resolucién de
conflictos.

AVANZADO

3.16. Se promueven iniciativas
para preveniry detectar el
burnout.

Detectar y prevenir el estrés
laboral.

EXCELENTE

EERR: Enfermedades raras; TICs: Tecnologias de la Informacidn y la Comunicacién; SF: Servicio de Farmacia.

Figura 8.4. Objetivo principal y criterios que constituyen la Iinea estratégica 3.

LINEA 4. Espacios fisicos y confort

Es comprensible que los pacientes y sus familiares asocien el entorno fisico vy
social de un hospital a emociones negativas. Las caracteristicas y calidad del en-
torno fisico y social de los centros de asistencia sanitaria, principalmente hospita-
les, puede tener un considerable impacto en el bienestar y por tanto en la salud
de los pacientes.
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OBJETIVO:

Promover una infraestructura humanizada en el Servicio de Farmacia.

4.1. Se dispone de
herramientas que facilitan el
acceso y orientacién de los
pacientes al SF.

Mejorar y facilitar el acceso de
los pacientes al SF
(sefializacién, croquis, etc.).

BASICO DE OBLIGADO
CUMPLIMIENTO

4.4. Se dispone de asientos
adaptados.

Garantizar la comodidad de
todos los usuarios.

AVANZADO

4.7. La decoracidn de espacios
y mobiliario fomentan un
entorno humanizado.
Proporcionar un entorno calido
y amigable.

EXCELENTE

4.10. Se dispone de
accesibilidad y facil
comunicacion a los baiios
desde las salas de espera.
Mejorar la comodidad de los
tiempos de espera.

BASICO

4.2. Ausencia de barreras
arquitectonicas.

Garantizar el acceso a todos
los usuarios.

BASICO DE OBLIGADO
CUMPLIMIENTO

4.5. Se dispone de zona
infantil.

Mejorar las estancias de la
poblacién pediétrica en el SF.

AVANZADO

4.8. Se dispone de espacios
para consultas privadas.
Garantizar un espacio de
privacidad y mejorar el
entorno de comunicacion.

BASICO DE OBLIGADO
CUMPLIMIENTO

4.11. Se dispone de medios
audiovisuales en las salas de
espera.

Proporcionar ocio hospitalario
y contenido informativo
durante los tiempos de espera.

EXCELENTE

4.3. Se dispone de asientos
suficientes para el nimero de
usuarios habituales.

Mejorar la comodidad en los
tiempo de espera.

BASICO

4.6. Se dispone de un espacio
diferenciado para pacientes
con riesgo de infecciones
cruzadas.

Disminuir la exposicion a
posibles infecciones cruzadas
(fibrosis quistica,
inmunosuprimidos, etc.)

EXCELENTE

4.9. Se garantiza la privacidad
en la dispensacién.

Respetar la privacidad de los
pacientes en el momento de la
dispensacion del tratamiento.

BASICO DE OBLIGADO
CUMPLIMIENTO

SF:Servicio de Farmacia.

Figura 8.5. Objetivo principal y criterios que constituyen la linea estratégica 4.

Las caracteristicas de disefio, espaciales, fisicas y funcionales deben procurar reducir el
nivel de estrés de los pacientes y profesionales y para promover el bienestar y la ca-
lidad de vida de los usuarios y de su entorno.

La humanizacién del espacio fisico hospitalario, ademds de aspectos ambientales y
sociales incluye cuestiones organizacionales, relacionales y terapéuticas. El concepto
de entorno sanitario humanizado, especialmente en el caso de los centros hospitala-
rios, engloba caracteristicas de disefio, espaciales, fisicas y funcionales.

En esta linea estratégica recoge aquellas actividades que pueden contribuir a que los
espacios sean mas confortables y amigables.

LINEA 5. Organizacién de la atencidn

Las esperas suponen la principal causa de insatisfaccion de los pacientes atendidos en los
centros sanitarios. El tiempo de espera es tradicionalmente uno de los aspectos que mds
deshumanizan la asistencia sanitaria y disminuyen la calidad percibida por los pacientes.
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En general, este aspecto afecta mds a los pacientes externos y los ambulantes que a
los hospitalizados. El incremento en el nimero de pacientes, visitas y dispensaciones,
asi como la creciente complejidad de los tratamientos vy el incremento de carga ad-
ministrativa, hacen que las esperas en las Unidades de Pacientes Externos de los
Servicios de Farmacia Hospitalaria sean mayores de las deseadas. Del mismo modo,
la elevada carga asistencial produce demoras mayores a las deseadas en los trata-
mientos de administracidn en hospital de dia que por sus caracteristicas requieren ser
preparadas en el Servicio de Farmacia.

La pérdida de horas de trabajo por desplazamientos al centro sanitario también su-
pone un aspecto que genera estrés en los pacientes y en su entorno.

En el caso concreto de EERR, los pacientes suelen recibir atencidn en centros
terciarios especializados en la patologfa lo que supone, en algunos casos, recorrer
largas distancias para acudir a visitas de seguimiento, recibir tratamiento o recoger

medicacion.

OBJETIVO:

Promover una organizacion de la actividad asistencial humanizada en el Servicio de Farmacia.

5.1. Existe un sistema de cita
Flexible.

Mejorar la accesibilidad de la
atencion y la organizacion del
trabajo.

BASICO DE OBLIGADO
CUMPLIMIENTO

5.4. Se promueven programas
de dispensacion a domicilio.
Reducir las visitas al centro
hospitalario.

EXCELENTE

5.7. Existen circuitos de
atencidn priorizada.
Reducir las esperas de la
poblacién mas vulnerable.

AVANZADO

5.10. Se proporciona
informacién a los pacientes
sobre tramitesy tiempos
necesarios para adquirir
MMHH y la comunicacién

de la disponibilidad del
farmaco.

Reducir la incertidumbre sobre
el acceso al tratamiento.

BASICO

5.2. Existe un gestor de
turnos.

Mejorar el acceso a los
circuitos de asistencia
(atencién farmacéutica,
dispensacion de medicacion,
etc.) y controlar los tiempos de
espera.

BASICO DE OBLIGADO
CUMPLIMIENTO

5.5. Se promueven programas
de telefarmacia.

Reducir las visitas al centro
hospitalario manteniendo la
calidad de la atencion
farmacéutica.

AVANZADO

5.8. Se adecuan los horarios
del SF a las necesidades de los
usuarios.

Mejorar la accesibilidad de la
atencion.

AVANZADO

5.3. Existe un sistema de
espera remota.

Mejorar la comodidad de los
tiempo de espera.

EXCELENTE

5.6. Se informa de forma
proactiva de las causas de los
tiempo de espera.

Reducir la incertidumbre sobre
los tiempos de espera.

AVANZADO

5.9. Se fomenta una asistencia
coordinada con el resto del
equipo asistencial.

Promover una atencion
integrada y reducir
desplazamientos.

BASICO

SF: Servicio de Farmacia; MMHH: Medicamentos huérfanos.

Figura 8.6. Objetivo principal y criterios que constituyen la linea estratégica 5.
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Es dificil reducir el tiempo de espera debido a los recursos materiales y personales
limitados de los que dispone el sistema sanitario, pero es necesario establecer
circuitos y sistemas de informacion que permitan al paciente y entorno gestionar
las esperas. Conocer el tiempo de espera para ser atendido puede permitir al
paciente emplear ese tiempo en otras actividades (ir a la cafeterfa, acudir a otras
citas, etc.)

Esta linea estratégica relne aquellas actividades que pretenden facilitar al paciente el
recorrido por los circuitos asistenciales, con el objetivo de minimizar las preocupacio-
nes de los usuarios que no sean propias de su enfermedad o proceso clinico.

El objetivo final de este manual es ser una herramienta para que los profesionales
dispongan de una a de ruta que permita tener un recorrido en la implementacion de
acciones que contribuyan a un asistencia lo mds humana posible.
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