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T 11 28 de febrero fue el Dia Mundial de las enfermeda-
— des raras. Bajo el lema "share your colors, share your
Al story" se organizaron numerosos eventos alrede-
dor del mundo con un objetivo claro: generar awareness
e impulsar cambios para las personas que viven con una
enfermedad rara, asi como su familiares y cuidadores. Al
respecto, me gustaria compartir algunas reflexiones.

Que las enfermedades se denominen "raras” no significa
que sea "raro” tenerlas. Es lo que se denomina la “paradoja
de larareza". Cada una ella tiene muy baja prevalencia, pero
al existir muchas, la probabilidad de contraer cualquiera de
ellas no es tan baja. Seguin datos de FEDER, +3M de perso-
nas sufren algun tipo de enfermedad rara en Espafia. De to-
das ellas, apenas el 5% dispone de alguin tipo de herramien-
ta diagnostica o tratamiento, lo que demuestra la urgente
necesidad de articular mecanismos para mejorar tanto la
investigacion de nuevos medicamentos como el acceso a
los mismos. En el afio 2020, se destinaron en el tratamiento
de enfermedades raras 882M Eur. Se espera que esta cifra
alcance 1.000M Eur el 2021. Estas cifras muestran la im-
portancia de estas enfermedades, asi como el gran reto de
salud publicay sostenibilidad que conllevan.

El afio 2021 no fue un mal afio para los medicamentos
huérfanos; pero queda mucho camino por recorrer. Esta es
una de las conclusiones que puede extraerse del Informe
de Evolucién de la Financiacion y Fijacion de Precios de los
Medicamentos Huérfanos en el SNS (2016-2021) publicado
recientemente por el Ministerio de Sanidad. No fue un afo
malo porque se ha financiado un nimero récord de medi-
camentos huérfanos. Queda camino por recorrer porque
muchos farmacos (a pesar de haber demostrado un balan-
ce beneficio/riesgo favorable) siguen sin financiarse; o, si
finalmente se financian, la decision llega mas tarde de lo
que hubiera sido deseable (el tiempo medio entre la autori-
zacion de la CE y la resolucién de financiacion y precio son
607 dias). ¢El motivo? Segun el Ministerio, la gran INCER-
TIDUMBRE (tanto clinica como presupuestaria) asociada
a estos farmacos. Los datos a febrero 2022 muestran que
practicamente el 40% de los principios activos no financia-
dos se descartaron por esta causa.

¢Qué se puede hacer? En mi opinidn, si la CE aprueba un
farmaco, significa que el mismo es eficaz para las indica-
ciones aprobadas, que es seguro en condiciones normales
de uso, y que presenta un beneficio/riesgo favorable.
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