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16 ATM
5 biológicos
1 Quimico
1 Radiofarmaco

69,56%



Tipos de medicamentos de terapia avanzada (MTA)

Los medicamentos de terapia 
avanzada (MTA) de uso humano están 
basados en:

✓ Genes (terapia génica)

✓ Células (terapia celular)

✓ Tejidos (ingeniería tisular) 

CAR-T



• Nueva era de terapias con beneficio disruptivo en 

enfermedades con pocas o nulas opciones de 

tratamiento

• One-shoot

• Coste elevado

• Ensayos clínicos con ciertas especificidades

• Incertidumbre en el balance riesgo-beneficio y 

sobre los efectos a largo plazo











La financiación de medicamentos en España: 
un equilibrio de fuerzas 
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77 Finaciados 

















APLICACIÓN DE IA PARA GENERACIÓN DE EVIDENCIA 
BASADA EN LA PRÁCTICA CLÍNICA REAL

RWE aplicada en procesos 
regulatorios de aprobación de 

medicamentos dirigidos a EERR

Mahendraratnam N, Mercon K, Gill M, Benzing L, McClellan MB. Understanding Use of Real-World Data and Real-World Evidence to Support Regulatory Decisions on Medical Product 
Effectiveness. Clin Pharmacol Ther. 2021.



Mahendraratnam N, Mercon K, Gill M, Benzing L, McClellan MB. Understanding Use of Real-World Data and Real-World Evidence to Support Regulatory Decisions on Medical Product 
Effectiveness. Clin Pharmacol Ther. 2021, doi: 10.1002/cpt.227





















• No hay comparador o no es adecuado

• Bajo tamaño muestral en los ensayos clínicos

• Estudios no aleatorizados

• Utilización de variables indirectas

• Carecen de datos sobre calidad de vida 

relacionada con la salud

Características de la evaluación en los IPT Retos en la evaluación

▪ Realizada por el grupo de evaluación terapéutica de 

REvalMED

▪ Determinación de los comparadores adecuados

▪ Determinación de las variables clínicas finales y 

medidas de eficacia

▪ Comparación con los tratamientos disponibles

▪ Determinación del valor añadido del fármaco

▪ Tiempo máximo para evaluación: 20 días

Proceso de evaluación de las MEDICAMENTOS HUERFANOS

Evaluación clínica



Proceso de evaluación de las EERR

Características de la evaluación en los IPT

▪ Realizada por el grupo de evaluación 

farmacoeconómica de REvalMED

▪ Tipos de evaluación utilizada: coste-utilidad, 

coste-efectividad o minimización de costes

▪ Metodología: RAND/UCLA

▪ Realización del impacto presupuestario

▪ Tiempo máximo para evaluación: 10 días

• Captar el valor de terapias 

• one-shot

• Falta de datos a largo plazo para prever el 

impacto económico

• Elevado impacto económico por tratamiento

• Problemas para calcular la relación coste-

efectividad, ante la falta de evidencia

€

Retos en la evaluación

Evaluación económica



El coste máximo por paciente emerge como medida de control en 2022 | @diariofarma

https://diariofarma.com/2023/02/05/el-coste-maximo-por-paciente-emerge-como-medida-de-control-en-2022




Mayo 2022

a) Gravedad
b) Necesidades específicas
c) Valor terapéutico y valor social
d) Racionalización del gasto e impacto presupuestario
e) Alternativas terapéuticas de menor coste
f) Grado de innovación

2006 2022

La financiación de medicamentos en España: 
teoría y práctica













MEDICAMENTOS HUÉRFANOS CON AUTORIZACIÓN DE COMERCIALIZACIÓN SIN CNA EN ESPAÑA EN 2022

A 31 de diciembre de 2022, había 23 MM.HH. con AC que todavía no habían llegado a España 

(sin CNA), lo que representa un 16% de los MM.HH. autorizados a nivel comunitario, la cifra más 

alta de los últimos cuatro años.

https://aelmhu.es/wp-content/uploads/2023/02/Resumen_ejecutivo_informe_de_acceso_aelmhu_2022.pdf



La toma de decisiones: 
2 niveles, 2 perspectivas

CFT/Comités expertos 

Guías clínicas

Paciente/familiaresIPT

EPAR

VALTERMED

REVALMED



• Fuera de ficha

• Uso 

compasivo

• Extranjeros

Incertidumbre

 Variabilidad

 Inequidad

Autorizada y 
financiada

Autorizada con 
financiación 
restringida

Autorizada

 “en estudio”

En la práctica, ¿cómo actuar? 

Autorizada con 

“resolución 

expresa” de no 

financiación











































El universo no sólo tiene una historia, 
sino cualquier histora posible.
Stephen Hawking
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