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INTRODUCCIÓN

El tratamiento EERR constituye un reto continuo para el sistema sanitario 

público, que nos afecta a todos en nuestra práctica profesional

Grupo muy heterogéneo de enfermedades pero que presentan unas 
características comunes:

- Enfermedades hereditarias que se manifiestan en la edad infantil.

- Enfermedades crónicas en su mayoría de carácter progresivo con elevada morbi-mortalidad 
y alto grado de discapacidad.

- De gran complejidad etiológica, diagnóstica, pronostica y terapéutica que requieren de un 
equipo multidisciplinar para su manejo y seguimiento.

EERR
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INTRODUCCIÓN

Evidencia limitada, falta de políticas sanitarias especificas y escasez de 
experiencia condicionan retrasos en el diagnostico

Los Medicamentos huérfanos  (MMHH) son la base terapéutica de las EERR.

Definición ( Reglamento (CE) nº 141/2000) sobre MH como aquellos destinados:

 A establecer un diagnóstico, prevenir o tratar una enfermedad que afecte como 
máximo a cinco personas de cada diez mil dentro del territorio de la Comunidad.

 Al tratamiento de una enfermedad grave o que produzca incapacidades y cuya 
comercialización resulte poco probable sin medidas de estímulo. Debe presentar 
beneficios significativos para los afectados por la enfermedad de que se trate.

EERR
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INTRODUCCION EERR

MMHH

GASTO

EQUIDAD

INCERTIDUMBRE 

CLÍNICA Y 

FINANCIERA

SOSTENIBILIDAD
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INTRODUCCIÓN
EERR

Misión y objetivo FH 

CONTRIBUIR a una mejora de la gestión de las enfermedades raras 

y su tratamiento, en las que el farmacéutico de hospital puede ofrecer 

un VALOR AÑADIDO en el proceso integral de atención al paciente 

con la finalidad de MEJORAR los resultados en salud
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2. PRESENTE de la FH
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PRESENTE de la Farmacia Hospitalaria: 
Necesidades - Expectativas EERR

• Información

• Trato humano

• Confianza en el 
conocimiento y saber 
hacer profesional

• Acceso

PACIENTE

• Habilidades psico-
afectivas

• Herramientas para 
proteger su salud 
mental

• Liderazgo afectivo

PROFESIONAL (FH)
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PRESENTE de la Farmacia Hospitalaria: 
Humanización EERR

Medicina centrada en la persona

Humanismo 
médico

Humanismo 
socio-sanitario

Colectivo sensible a las 

estrategias de humanización
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 Participación activa de los pacientes

Cuando los pacientes con EERR entienden como funcionan 
los medicamentos, se corresponsabilizan

 Acordar el contenido de las visitas de seguimiento y realizar 
farmacovigilancia de forma proactiva

PRESENTE de la Farmacia Hospitalaria: 
Humanización EERR
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PRESENTE de la Farmacia Hospitalaria: 
Humanización EERR
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PRESENTE de la Farmacia Hospitalaria: 
Humanización EERR
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PRESENTE de la Farmacia Hospitalaria:
Acciones EERR

MMHH  10 % del total 

de medicamentos 

autorizados EMA

67 % 

autorizaciones 

excepcionales

57 % total 

autorizaciones 

condicionales
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PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Acciones EERR
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PRESENTE de la Farmacia Hospitalaria:
Problemática de acceso MMHH EERR

67 % 

autorizaciones 

condicionales

57 % total 

autorizaciones

Complejidad 
FINANCIACIÓN

Magnitud Beneficio 
clínico- Elevado IP

Necesidad médica no 
cubierta- Expectativa Social
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PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Problemática de acceso MMHH EERR

AUTORIZACIONES 

CONDICIONALES Y 

EXCEPCIONALES

6 % 

(2017-2018)

14 % 
(2019)

19-18% 
(2020-2021)



Dirección General de Asistencia Sanitaria

EERR

Informes de 

Posicionamiento 

Terapéutico (IPT)

PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
IPT
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EERR

Selección y evaluación de resultados en salud a nivel CCAA-

Subcomité Asesor en EERR de elevado Impacto Sanitario y Económico 

(SAISE de EERR), de la Comunidad Valenciana, que establece criterios 

homogéneos de utilización de MMHH para su uso eficiente y para la 

obtención y evaluación de resultados en salud. 

PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Acciones CCAA
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EERR
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Medicamentos MSE

Formulación Magistral

Inclusión pacientes EECC

PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Otras vías de adquisición MMHH
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EERR
PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:

Accesibilidad a los MMHH

ESFUERZO IMPORTANTE en materia de EVALUACION DE MEDICAMENTOS 

para su DECISIÓN de FINANCIACION Y FIJACIÓN DE PRECIO 



Dirección General de Asistencia SanitariaDirección General de Salud Pública

EERR
PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:

Accesibilidad a los MMHH

• 21 principios activos SE HAN RESUELTO en 2021 en España (31%

respecto a 2019).

• 14 medicamentos SE HAN FINANCIADO (67%)

• 111 principios activos de MMHH están registrados en 2021 en

España, de los 131 autorizados a nivel europeo que tienen la

designación de huérfanos otorgada por el Comité de MMHH de la EMA

• 29 NO ESTÁN INCLUIDOS en la financiación por resolución

• 25 están en estudios financiación (feb 2022)
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EERR
PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:

Accesibilidad a los MMHH
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EERR

Nuevos 
modelos 

financiación-
ARC -APR

Mayor 
facilidad de 

acceso 
(poca 

evidencia)

Mecanismos 
de 

reembolso-
Resultados 
en Salud

Evidencia 
Práctica 
Clínica-

VALTERMED

PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Accesibilidad a los MMHH
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EERR
PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
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EERR
PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:

Accesibilidad a los MMHH

59 % MMHH 

(13 - 22 protocolos activos VALTERMED)
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EERR
La mayoría de los MMHH son de uso-

elaboración- dispensación hospitalaria

Seguimiento 
clínico 

exhaustivo

Dispensación 
1-2 meses

Impacto 
sanitario 

SNS

PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Dispensación MMHH
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EERR

Identificar 
PRM

Optimizar la 
efectividad y 
seguridad de 

los 
tratamientos

SEGUIMIENTO 

FARMACO-TERAPÉUTICO
Mejorar la 
calidad de 
vida de los 
pacientes

PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Dispensación MMHH
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3.FUTURO de la FH
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EERR
FUTURO de Farmacia Hospitalaria:

Accesibilidad a los MMHH

¿Qué se puede hacer para MEJORAR la 

ACCESIBILIDAD a los MMHH?

 INCENTIVOS para FOMENTAR su DESARROLLO

(Reglamento CE 141/2000)

 INCORPORACION SOSTENIBLE de NUEVOS 

MEDICAMENTOS

 GARANTIZAR el ACCESO de los pacientes a 

MEDICAMENTOS ASEQUIBLES
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EERR
FUTURO de Farmacia Hospitalaria:

Accesibilidad a los MMHH

TIEMPOS para la DECISIÓN 

DE FINANCIACION

 287,6 días CE autoriza MMHH hasta que el laboratorio SOLICITA 

comercialización y oferta al SNS

 320,8 días (promedio de 3-8 ofertas) desde presentación oferta hasta 

RESOLUCION
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EERR
FUTURO de Farmacia Hospitalaria:

RETO en la financiación

El principal RETO es que la INCORPORACIÓN a la financiación, permita que el SNS siga 

siendo SOSTENIBLE, desde el punto de vista financiero.

REDUCIR la incertidumbre 

magnitud beneficio clínico

Registro y medición de los 

RESULTADOS EN SALUD
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EERR
FUTURO de Farmacia Hospitalaria:

RETOS en la financiación

CAPF

REVISION criterios procedimiento 
fijación precios y Financiación

REVISION criterios 
AUTORIZACION CONDICIONAL

RECOMENDACIONES 

fijación costes/AVAC

RECOMEDACIONES guía 
metodológica de revisión precio 

Y FINANCIACION
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 Motivación y competencias profesionales adquiridas

 Espacio físico humanizado

 Gestión de tiempo de espera, como parte de la cultura del cuidado 
del paciente

 Promover programas de dispensación a domicilio y telefarmacia
(adherencia, RAM, interacciones)

FUTURO de la FH:
Oportunidades de la Humanización EERR
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EERR

4.CONCLUSIONES
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CONCLUSIONES EERR

 En los próximos años SE ESPERA un CRECIMEINTO de la INVERSION en MMHH, 
que va a IMPULSAR el gasto farmacéutico, sobre todo a nivel hospitalario

 EERR y EQUIDAD en la salud. Una EQUIDAD contemplada en todos los Planes 
Generales de Salud en las CCAA.

 La ACCESIBILIDAD es un reto fundamental en la IGUALDAD DE OPORTUNIDADES 
para colectivos concretos , como los pacientes EERR

Acceso – ALTO IMPACTO no siempre proporcional a los RESULTADOS EN SALUD 
(APR)
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CONCLUSIONES EERR

 INCERTIDUMBRE CLÍNICA es inherente a los EECC con MMHH generando 
limitaciones en la eficacia y seguridad.

 El Farmacéutico de hospital debe contribuir de manera integrada en el equipo 
multidisciplinar a la prestación de una atención fármaco-terapéutica que aporte
VALOR.

Colectivo susceptible de HUMANIZACIÓN de atención sanitaria en todos los 
ámbitos.
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