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INTRODUCCION

El tratamiento EERR constituye un reto continuo para el sistema sanitario
publico, que nos afecta a todos en nuestra practica profesional

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

- Enfermedades hereditarias que se manifiestan en la edad infantil.

- Enfermedades crdnicas en su mayoria de caracter progresivo con elevada morbi-mortalidad
y alto grado de discapacidad.

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




INTRODUCCION

22.1. 2000 Diario Oficial de las Comunidades Europeas L181

Evidencia limitada, falta de politicas sanitarias

experiencia condicionan retrasos en el diagno o i s i s i)

REGLAMENTO (CE) N° 141{2000 DEL PARLAMENTO EUROPEO Y DEL CONSEJO
de 16 de diciembre de 1999

sobre medicamentos huérfanos

Los Medicamentos huérfanos (MMHH) son la

Definicion ( Reglamento (CE) n2 141/2000) sobre MH como aquellos destinados:

v’ A establecer un diagndstico, prevenir o tratar una enfermedad que afecte como
maximo a cinco personas de cada diez mil dentro del territorio de la Comunidad.

v’ Al tratamiento de una enfermedad grave o que produzca incapacidades y cuya

comercializacion resulte poco probable sin medidas de estimulo. Debe presentar
beneficios significativos para los afectados por la enfermedad de que se trate.




INTRODUCCION FERR

Castilla-La Mancha



INTRODUCCION

Mision y objetivo FH

| Misio 0FH

CONTRIBUIR a una mejora de la gestion de las enfermedades raras
y su tratamiento, en las que el farmacéutico de hospital puede ofrecer
un VALOR ANADIDO en el proceso integral de atencion al paciente
con la finalidad de MEJORAR los resultados en salud
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PRESENTE de la Farmacia Hospitalaria:
Necesidades - Expectativas

PACIENTE
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(4% H e Trato humano R J afectivas
i L L Confianza en el o | e Herramientas para
conocimiento y saber proteger su salud
hacer profesional mental
e Acceso e Liderazgo afectivo




PRESENTE de la Farmacia Hospitalaria:
Humanizacion

Medicina centrada en la persona

Humanismo Humanismo
médico socio-sanitario
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PRESENTE de la Farmacia Hospitalaria:

Humanizacion
g2 ATENCION
(~ : ‘:) »
PLAN DE 3@, ACOGIDA FARMACEUTICA

= Participacion 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:

=

sefh

Sociedad Esparfiolo
de Formacia Hospitalaria

MANUAL DE BUENAS
PRACTICAS DE
HUMANIZACION DE LOS
SERVICIOS DE FARMACIA
HOSPITALARIAEN LA
ATENCION A PACIENTES
CON ENFERMEDADES
RARAS

1
| |
|
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Humanizacion

orpharsefh

Grupo de frabajo de Enfermedades Raras
¥ Medicamentos Huérfanos de la sefh

LINEAS ESTRATEGICAS

LiNEA ESTRATEGICA

CULTURA DE HUMANIZACION -
(11 estéandares)
anizacion como politica estratégica en el Servicio de Farmacia

LiINEA ESTRATEGICA 2
- EMPODERAMIENTO DEL PACIENTE
(13 estandares)
iento del paciente y de su entorno a través de la formacion
y educacion en el autocuidado

LiNEA ESTRATEGICA 3
PROFESIONALES
(16 estandares)
Fomentar la motivacion y el desarrollo de las competencias adquiridas de los

profesionales del Servicio de Farmacia

LINEA ESTRATEGICA 4
ESPACIOS FiSICOS Y CONFORT
(11 estéandares)
Promover una infraestructura humanizada en el Servicio de Farmacia

LiNEA ESTRATEGICA 5
CONDICIONES ORGANIZATIVAS
(10 esténdares)
Promover una organizacién de la actividad humanizada en el Servicio de Farmacia
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PRESENTE de la Farmacia Hospitalaria:

MANUAL DE BUENAS
PRACTICAS DE
HUMANIZACION DE LOS
SERVICIOS DE FARMACIA
HOSPITALARIAEN LA
ATENCION A PACIENTES
CON ENFERMEDADES
RARAS

v

Humanizacion

la motivacién para implantar
mejoras en las condiciones de
humanizacion de los Servicios
de Farmacia.

Los 3 tipos de tipos de estanda-

res son.

* BASICOS, Estéandares cuyo
cumplimiento se considera
necesaric en cUalguier Servicio
de Farmacia para afirmar que la
organizacion se encuentra en un
nivel basico de humanizacion.
Dentro de este grupo se encuen-
tran los estandares BASICOS DE

p

OBLIGADO CUMPLIMIENTO,
cuya implantacion es imprescin-
dible para poder obtener una
futura certificacion.

¢ AVANZIADOES. No se conside-
ran imprescindibles pero con-
tribuyen a la humanizacion de
la asistencia y su cumplimiento
supone un nivel mas elevado de

reconocimiento.

* EXCELENTES. El cumplimiento
de los mismos supone un nivel

excelente de humanizacion.
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PRESENTE de la Farmacia Hospitalaria:
Acciones

MMHH 10 % del total

de medicamentos
autorizados EMA

57 % total "
autorizaciones
condicionales
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PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Acciones

sefh PROYECTOS DEL GRUPC

50c|edud Espariola
de Farmacia Hospitalario

Proyectos vigentes

« tanual de buenas practicas de humanizacion de los Servicios de Farmacia en la atencidn a pacientes con EERR. Acceder al Manual
— de Humanizacion
orpharsef'-‘ » Horizon Scanning de Medicamentos Huérfanos.
‘l‘, B ——— o Acceder al12 Informe de fesb.rero de 2020
¥y Medicamentos Huérfanos de la sefh o Acceder al 22 Informe de diciembre de 2020
o Acceder al 32 Informe de junio de 2021
o Acceder al 42 Informe de diciembre 2021
» Medicamentos NO Oncologicos
« Medicamentos Oncoldgicos
« Analisis y evaluacidn de la metodologia de analisis de decision multicriterio (MCDA) aplicada a la evaluacién de MMHH. Acceder al
Manual MCDA
+ Monografia de Farmacia Hospitalaria para pacientes con Enfermedades Raras. Acceder a la monografia
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PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Acciones

Horizon Scanning

Medicamentos Huérfanos NO Oncologicos
IV informe
Diciembre 2021

Horizon Scanning

Medicamentos Huérfanos Oncoldgicos
Informe inicial
Diciembre 2021

| H  orpharseth

Grupo d Tabolo o Enfermedades Roros
y Madicamentos Hadnnos d2la sefh

En colaboracién con
[N
OMAKASE . fh
~J consuling ‘ §$ P
SANOFI de formoaa Hospemiona

OMAKASE
consulting

En colaboracién con:

(59 Bt
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PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Acciones

@ Metodologia

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

‘ A. Medicamentos en el programa PRIME de la EMA
/

\ N

Il"x.IB. Medicamentos en evaluacion por el CHMP:,.-""

C. Opinidn positiva del CHMP

D. Autorizaciéon CE f

‘\ Autorizacion en Espaia
(AEMPS) /

/

I'\.

$

Comercializacion en
Espaiia
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PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Acciones

A. Medicamentos en el programa PRIME de la EMA

Medicamentos en el programa PRIME

®

B. Medicamentos en evaluacién por el CHMP

Nuevos medicamentos en evaluacion por el CHMP

®

C. Medicamentos y nuevas indicaciones con opinién
positiva CHMP pendientes de decisiéon CE

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

Nuevas indicaciones con opinion positiva del CHMP
pendientes de decisién CE en este periodo

OJO,

Horizon Scanning . Resultados

Medicamentos Huérfanos NO Oncoldgicos D. Medicamentos y nuevas indicaciones autorizados
IV informe por la CE pendientes de comercializacién en Espafia
Diciembre 2021

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

a \orpharsefh

Grupo de rabalo o Enfemedades Roros
y Madicamentos Hsanas dala sefh

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

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

©J0JO,

En colaboracion con:

) ] ownase b< sefh

Sockdod Espaficn

SANOFI de fomoaa Hospeniona
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PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:

Horizon Scanning

Medicamentos Huérfanos Oncologicos
Informe inicial
Diciembre 2021

OMAKASE
consulting

En colaboracién con:

Acciones

Resultados

A. Medicamentos huérfanos oncoldgicos en el
programa PRIME de la EMA

@ Medicamentos en el programa PRIME

B. Medicamentos huérfanos oncoldgicos en
evaluacion por el CHMP

@ Nuevos medicamentos en evaluacidn por el CHMP

C. Medicamentos y nuevas indicaciones de
medicamentos huérfanos oncolégicos con opinion
positiva CHMP pendientes de decision CE

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

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

Nuevos medicamentos autorizados por la CE y
‘ pendientes de comercializacion en Espafia

Direccion General de Salud Rublica

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

k;\] orpharsefh
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PRESENTE de la Farmacia Hospitalaria:
Problematica de acceso MMHH

Magnitud Beneficio
clinico- Elevado IP

Necesidad meédica no
cubierta- Expectativa Social

Complejidad
FINANCIACION

Direccion General de Asistencia Sanitaria




PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Problematica de acceso MMHH

AUTORIZACIONES
CONDICIONALES Y
EXCEPCIONALES

19-18%
(2020-2021)

14 %
504 (2019)

(2017-2018)
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PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
IPT

Figura |.l. Procedmiento de autorizacion y comercializacion de MMHH en la UE

Informes de

Posicionamiento
Terapéutico (IPT)
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PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Acciones CCAA

Seleccion y evaluacion de resultados en salud a nivel CCAA-

Subcomité Asesor en EERR de elevado Impacto Sanitario y Economico
(SAISE de EERR), de la Comunidad Valenciana, que establece criterios
homogeéneos de utilizacion de MMHH para su uso eficiente y para la
obtencién y evaluacion de resultados en salud.




PRESENTE de Farmacia Hospitalaria: EERR
Otras vias de adquisicion MMHH

Especilidad
farmacéutica que
no se fabrica

Medicamentos MSE

Medicamento no
disponible
poralmente

éPor qué se

necesitan formulas
magistrales?

Formulacion Magistral

La forma d
administracio

4l
- : Necesidad de
Inclusién pacientes EECC B

organolépticas

L
1
=
=
-
O
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D
=
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Figura 5.1. Motivos para la elaboracidn de férmulas magistrales




PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Accesibilidad a los MMHH

ESFUERZO IMPORTANTE en materia de EVALUACION DE MEDICAMENTOS
para su DECISION de FINANCIACION Y FIJACION DE PRECIO
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PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Accesibilidad a los MMHH

21 principios activos SE HAN RESUELTO en 2021 en Espafia (31%
respecto a 2019).
14 medicamentos SE HAN FINANCIADO (67%)

111 principios activos de MMHH estan registrados en 2021 en
Espana, de los 131 autorizados a nivel europeo que tienen la
designacion de huérfanos otorgada por el Comité de MMHH de la EMA
29 NO ESTAN INCLUIDOS en la financiacion por resolucion

25 estan en estudios financiacion (feb 2022)

\ 4
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PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Accesibilidad a los MMHH

GOBIERND MIMETERID agencla espafiola
DE EsPafla DE SANIDAD medicamantos
. productos sanitar
Iniciar seq

GOBIERNO MINISTERIO agencia espafioia de
DE ESPANA DE SANIDAD medicamentos y
® productos sanitarios ®

BUSQUEDA DE MEDICAMENTO

112 PARA LA BUSQUEDA

ENCUENTRATUM

Busca por medicamento, principio activo, cédigo nacional o nimero de registro HUERFANOS

» RESULTADOS

Buscador para profesionales sani\ios >>

Info. Prospecto 1 4 4

Si Mo
Medicamentos y
gluten

Con receta

Seguimiento adicicna

e 102

Comercializado

RESULTADOS

268

Huérfanos **

15.109 ‘ Filtro de resultados 383

Medicamentos * Princig similares

Filtro de resultados

’ Si Mo
Si No

* Datos de medicamentos autorizados ** Datos Con receta

Con receta

Seguimiento adicional
Seguimients adicional
4 Biosimilar
Biosirnilar Comercializado

Comercializado

Imp. Paralelas

Filtro de resultados BUSQU EDA DE MEDICAMENTOS

Imp. Paralelas RESU LTA DOS

Imp. Paralelas

PARA LA BUSQ

HUERFANOS

Direccion General de Salud Rublica Direccion General de Asistencia Sanitaria

UEDA

N REGISTRO
AUTORIZAD!
NO COMERC

MEDICAMEN
MEDICA, DAL

{H) HUERFAR
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PRESENTE de Farmacia Hospitalaria: EERR
Accesibilidad a los MMHH

Evidenc

Practica
Clinica-
VALTERMED
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PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Accesibilidad a los MMHH

e Sistema de Informacién de Valor Terapéutico de Medicamentos

I VALTERMED

] a4

CODIGO
43

REGISTRO EEGL.!IMIEHTD CLUMIANT EM ACTIVO 3 Ver detalle
DERMATITIS ATOPICA GRAVE
REGISTRO SEGUIMIENTO RINVOQ EN DERMATITIS

]

=Srargar

542 . ACTIVO ¥ ver detalle »  Descargar
ATOPICA GRAVE

541 REGISTRO SEG LI!IMIEHTD ADTRALZA EN ACTIVO 3 Ver detalle % Descargar
e L e e

a2l ZOLGENSMA - ATROFIA MUSCULAR ESPINAL ACT[}D » Ver detalle »  Descargar
REGISTRO SEGUIMIENTO KAFTRIO EM FIBROSIS

501 . ACTINO »  ver detalle »  Descargar
QUISTICA

481 S TRY ACTIVO » Ver detalle »  Descargar

LINFOCITICA CRONICA

451 DOLIVY - LINFOMA B DIFUSO DE CELULAS GRANDES ACTIYO »  Ver detalle

441 MEPSEVII - MUCOPOLISACARIDOSIS TIPO WII ACTI » er detalle

W

argar

ARI-0001 - LEUCEMIA LINFOBLASTICA AGUDA DE

422 . ACTIVO Ver detalle ar
CELULAS B ? ? =
407 TECENTRIQ - CANCER DE PULMON MICROCITICO  ACTIVO % Ver detalle Y rgar
406 TECENTRIG - CANCER DE MAMA TRIPLE NEGATIVO  ACTIVO 3 Ver detalle » rgar
LUXTURNMA - DISTROFIA RETINIANA ASCCIADA A LA
404 ACTI¥O > \Ver detalle > rg

MUTACION RPEES BIALELTCA

CRYSWITA - RAQUITISMO HIF'OF':ISFATEIMICD
403 Q AcTT{O $) Ver detalle
LIGADO AL CROMOSOMA X

> rg

i
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PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Accesibilidad a los MMHH

Sistema de Informacion de Valor Terapeutico de Medicamentos

VALTERMED

B kT MLF e @ MEe Rl MRS ITE R T ITEL R SR

VEKLURY- COVID 19 ACTIVO

381

341

321

201

246

243

II"I T 5

OooCConikICA - 1| CIIFERITA | TRIESDT .AII..I:"I_I'.I"".ﬂ. A M

29 % |

(13 - 22 protocolos a

ClHrcriFELAL L AN

KYMRIAH - LEUCEMIA LINFOBLASTICA AGUDA DE

Medicamentos huérfanos  oncolégicos
aprobados por la CE y pendientes de decisiéon
de comercializacién en Espana

» | Descargar

e
& NS

MEDICAMENTO INDICACION (breve descripcion)

Qinlock (Ripretinib) Tratamiento de pacientes adultos con tumor del estroma
g i 1al gastro int | avanzado (GIST)

1

— | ¢

»  Descargar

% Descargar

»  Descargar
Abecma (Idecabtagene vicleucel) Tratamiento de pacientes adultos con mieloma multiple que

hayan recibido al menos tres terapias previas.

Inrebic (Fedratinib dihidrocloruro
monohidrato)

Tratamiento de la esplenomegalia o los sintomas
relacionados con la enfermedad en pacientes adultos con
mielofibrosis primaria, mielofibrosis posterior a policitemia
vera o mielofibrosis posterior a la trombocitopenia esencial.

» | Descargar

»  Descargar

Elzonris (Tagraxofusprato) Tratamiento (en monoterapia) de pacientes adultos con

neoplasia de células dendriticas plasmocitoides blasticas.

Tecartus (Células T de sangre
periférica autélogas CD4 y CD8
seleccionadas y CD3 y CD28
activadas transducidas)

Tratamiento de pacientes adultos con linfoma de células del
manto en recaida o refractario después de dos o mas lineas
de terapia sistémica

»  Descargar

Qarziba (Dinutuximab beta) Tratamiento del neuroblastoma de alto riesgo en } Elnﬁcargar
pacientes a partir de 12 meses de edad que hayan recibido
previamente quimioterapia de induccion y hayan logrado
al menos una respuesta parcial, seguida de terapia

blativa y traspl de células madre

L

» | Descargar




PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Dispensacion MMHH

La mayoria de los MMHH son de uso-
elaboracion- dispensacion hospitalaria

Seguimiento Dispensacion Impacto
clinico el sanitario
exhaustivo SNS
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PRESENTE de Farmacia Hospitalaria:
Dispensacion MMHH

SEGUIMIENTO

FARMACO-TERAPEUTICO

Optimizar la
efectividad y
seguridad de
los
tratamientos

|dentificar
PRM

Mejorar la
calidad de
vida de los

pacientes




3.FUTURQO de la FH
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FUTURO de Farmacia Hospitalaria:
Accesibilidad a los MMHH

¢, Qué se puede hacer para MEJORAR la

ACCESIBILIDAD a los MMHH?

v INCENTIVOS para FOMENTAR su DESARROLLO
(Reglamento CE 141/2000)

v INCORPORACION SOSTENIBLE de NUEVOS
MEDICAMENTOS

v GARANTIZAR el ACCESO de los pacientes a
MEDICAMENTOS ASEQUIBLES

Direccion General de Salud Rublica Direccion General de Asistencia Sanitaria




FUTURO de Farmacia Hospitalaria:
Accesibilidad a los MMHH

LD o para la DECISION

fl%'ﬁ' INANCIACI f
i "

v 287,6 dias CE autoriza MMHH hasta que el laboratorio SOLICITA
comercializacion y oferta al SNS

v 320,8 dias (promedio de 3-8 ofertas) desde presentacion oferta hasta
RESOLUCION

INFORME EVOLUCION DE LA FINANCIACION Y FIJACION
DE PRECIO DE LOS MEDICAMENTOS HUERFANOS EN EL
SNS
(2016-2021)
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FUTURO de Farmacia Hospitalaria:
RETO en la financiacion

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

siendo , desde el punto de vista financiero.

REDUCIR la incertidumbre
magnitud beneficio clinico

Registro y medicion de los
RESULTADOS EN SALUD

Direccion General de Asistencia Sanitaria
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FUTURO de Farmacia Hospitalaria:
RETOS en la financiacion EERR

7
——

REVISION criterios procedimiento

RECOMENDACIONES fijacion precios y Financiacion

fijacion costes/AVAC

I?EdC?,M_EDS\CIOI\_IE_,S guia . REVISION criterios
metodologica de revision precio
Y FINANCIACION AUTORIZACION CONDICIONAL




FUTURO de la FH:
Oportunidades de la Humanizacion

~' Farmacia Hospitalaria

" Motivacion y competencias profesionales adquiridas

" Espacio fisico humanizado

" Gestion de tiempo de espera, como parte de la cultura del cuidado
del paciente

" Promover programas de dispensacion a domicilio y telefarmacia
(adherencia, RAM, interacciones)




4.CONCLUSIONES




CONCLUSIONES

v En los préximos afios SE ESPERA un CRECIMEINTO de la INVERSION en MMHH,
qgue va a IMPULSAR el gasto farmacéutico, sobre todo a nivel hospitalario

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

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

v’ Acceso — ALTO IMPACTO no siempre proporcional a los RESULTADOS EN SALUD
(APR)

Direccion General de Asistencia Sanitaria




CONCLUSIONES

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

v El Farmacéutico de hospital debe contribuir de manera integrada en el equipo
multidisciplinar a la prestacion de una atencion farmaco-terapéutica que aporte
VALOR.

v’ Colectivo susceptible de HUMANIZACION de atencidn sanitaria en todos los
ambitos.




.. GrupoOrphar SEFH
A/  @GrupoOrpharSEFH

Trabajamos cada dia para aportar valor a los pacientes
con #enfermedadesraras desde los Servicios de

Farmacia Hospitalaria @mrabadsa

" b0 Mindial Endermedades Raas

rsefh -
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