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I. INTRODUCCION

El afio 1993 es la fecha en que la Comisién Europea incluyé el pro-
blema de las enfermedades poco frecuentes entre los ocho d4mbitos priori-
tarios de accién comunitaria en su Comunicacion de la Comision sobre el
marco de actuacion en el dmbito de la salud piiblica (1). Ello se debi6 a
la existencia y reconocimiento de casi 5.000 enfermedades inusuales diag-
nosticadas.

El Comité Econémico y Social en su Dictamen de 6 de julio de

‘ 1994 (2) relativo a la Comunicaciéon Marco de la Comision sobre Salud
Publica pidié a ésta un planteamiento juridico operativo al respecto.
El Reglamento (CE) n.° 297/95 del Consejo, de 10 de febrero de 1995,
1 relativo a las tasas que deben pagarse a la Agencia Europea para la
- Evaluacion de Medicamentos (EMFEA) (3) expresa en su articulo 7.1. «En
| circunstancias excepcionales o por razones fundamentales de salud publica
| o de sanidad animal, el Director Ejecutivo podrd conceder, teniendo en

(*) Departamento de Ciencias Sanitarias y Médico-Sociales, Universidad de
Alcala.

(**) Centro de Documentacién Europea, Universidad de Alcala.

(1) COM(93) 559 final.

(2) DOCE n.° C 388 de 31.12.1994, p. 3.

(3) DOCE n.° L 35, de 15.2.95, p. 1.
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cuenta cada caso concreto y previa consulta al Comité competente, exen-
ciones o reducciones de tasas con respecto a medicamentos gue sirvan para
un niimero limitado de aplicaciones...»

En 1995 el Parlamento Europeo en su Resolucion (4) sobre el progra-
ma de accion social a medio plazo 1995-1997, solicit a la Comisién un
programa de actuaciones en el marco general de la Salud Publica.

El Consejo, en su Resolucion de 20 de diciembre de 1995 (5), por la
que se insta a la Comisién a emprender trabajos, principalmente, sobre
el desarrollo y la comercializacién de productos huérfanos, invité a di-
cha institucién a elaborar un inventario de los conocimientos y la expe-
riencia de los Estados miembros.

Desde 1997, las instituciones comunitarias, motivadas por su preocu-
pacién hacia la proteccion de la Salud Piblica, tratan de potenciar su apoyo
a las acciones sanitarias promovidas por los Estados miembros. Asi las co-
sas, la Comisién publicé recientemente su Comunicacion relativa a un
programa de accion comunitaria sobre las enfermedades poco comunes
dentro del marco de actuacion en el dmbito de la salud publica (6); y
tanto el Parlamento Europeo, como el Consejo, en su Propuesta de Deci-
sion por la que se aprueba un programa de accion comunitaria 1999-2003
sobre las enfermedades poco comunes dentro del marco de actuacion en
el dmbito de la salud piblica (7), han dedicado especial atencién no sélo
a las enfermedades poco comunes (8), sino también al tema de los me-
dicamentos huérfanos en tanto, segmento del mercado farmacéutico con
un elevado interés terapéutico aunque con escaso interés comercial.

Un posterior documento emanado desde las instituciones comunitarias
en relacién a las enfermedades poco frecuentes, fue el Dictamen del Co-
mité Econdmico y Social de octubre de 1997 (9), por el que apoyan los
objetivos especificados en el programa de actuacion de la Comision asi
como las actuaciones concretas llevadas a cabo para el establecimiento
de un marco juridico adecuado que permita ordenar y armonizar lo rela-
tivo a la industrializacion y comercializacion de los citados medicamentos.

(4) Resolucién A4-0311/95. DOCE n.° C 32, de 5.2.96, pp. 15-24.

(5) DOCE n.» C 350, de 30.12.95, p. 3.

(6) COM(97) 225 final, de 26.5.1997, pp. 1-15.

(7) COM(97) 225 final, de 26.5.1997, pp. 16-38.

(8) Esta Propuesta de Decisién constituye un proyecto de acto juridico cuyo
procedimiento estd en conformidad con el articulo 189 B del TUE.

(9) CES 1171/97 - 97/0146 COD, de 29 de octubre de 1997.
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Mais recientemente, el Consejo ha aprobado, con fecha 30 de abril de
1998, la Posicién Comiin (CE) n.° 35/98 (10), con vistas a la adopcién
de la Decision, anteriormente citada, por la que se aprueba un programa
de accién comunitaria sobre las enfermedades poco comunes en el dmbi-
to de la salud piblica (1999-2003) que incluye iniciativas destinadas a
suministrar informacidn, estudiar los grupos de enfermedades poco frecuen-
tes dentro de una poblacién y apoyar a las asociaciones de pacientes corres-
pondientes. Paralelamente, ha sido publicada la propuesta de Reglamento
(CE) del Parlamento Europeo y del Consejo sobre medicamentos huérfa-
nos (11), presentada por la Comisién el 28 de julio, en que se lleva a cabo
una prioridad ya establecida.

A lo largo del presente trabajo, para determinar el dmbito de aplica-
cién de la normativa, veremos el marco existente en torno a la definicién
de las enfermedades tnusuales y de los productos terapéuticos aplicados
que, sin tener un elevado interés comercial, sin embargo presentan un
extraordinario valor socio-sanitario. A continuacién analizaremos qué me-
didas juridicas corresponden para la ejecucién de un programa de accién
en lo que respecta a garantizar, en términos generales, un alto nivel de
proteccién de la salud publica en la UE, y mds concretamente en el tema
que nos ocupa, bien entendido que se trata de un objeto de anélisis fun-
damentalmente técnico, marcado por problemas de comercializacién, por
lo que no se discute la interpretacion de la norma.

II. DEFINICION DE ENFERMEDADES POCO COMUNES

Las enfermedades poco comunes podrian enmarcarse conceptualmente
desde el punto de vista cuantitativo, es decir, en base a la baja prevalen-
cia. Pero aiin considerando esta posible categorizacién, podria tratarse bien
de enfermedades poco conocidas o bien de enfermedades conocidas pero
poco frecuentes. En ambos casos existe el inconveniente de que, por su
escasa entidad, a la hora de llegar a un diagndstico, no se consiguen iden-
tificar tantas veces como aparecen. A sabiendas de que puede excluirse
algtin proceso patolégico, la Comisién (12) propone definir enfermedad
poco comiin como «aquella con peligro de muerte o de invalidez cronica

(10) DOCE n.° C227 de 20.7.98, p. 1.
(11) DOCE n.° C 276 de 4.9.98.
(12) COM (97) 225 final, p. 7.
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que presenta tan baja prevalencia que precisa aunar esfuerzos de modo
especial para asegurarse de que no. haya morbilidad o mortalidad prena-
tal y prematura significativa, gran pérdida de la calidad de vida o del
potencial socioecondmico para la persona». Asimismo, esta generalmente
admitido que se trata de enfermedades con una prevalencia de menos de
5 por 10.000 enfermos dentro del conjunto de la poblacion comunitaria.

[II. DEFINICION DE MEDICAMENTOS HUERFANOS

En coherencia con lo anterior y para poder establecer el marco juridi-
co pertinente, cabe destacar la importancia que conlleva la definicién de
los productos utilizados en su tratamiento, denominados cominmente como
medicamentos huérfanos y que la Comisién (13), considera como «cual-
quier sustancia o combinacion de sustancias presentada como especiali-
dad farmacéutica que sea:

— utilizada para el tratamiento, la prevencion o el diagndstico de
enfermedades con peligro de muerte o de debilitacion cronica de
las personas,

— las cuales —enfermedades— tienen una prevalencia de menos de 5
por 10.000 en el conjunto de la poblacién comunitaria (14), y

— cuya rentabilidad comercial es insuficiente.»

IV. MEDIDAS JURIDICAS PROPUESTAS

Merecen especial atencién la propuesta de Decision y la propuesta de
Reglamento anteriormente citadas.
El desarrollo legislativo parte de los articulos 3 (letra “o0”) (15);

(13) Ibid, p. 14.

(14) Por su parte la propuesta de Reglamento en su quinto considerando extien-
de este criterio, puesto que aun reconociendo que el limite adecuado es el mencio-
nado, sin embargo, considera que los medicamentos destinados al tratamiento de una
enfermedad transmisible, que ponga en peligro la vida o que conlleve invalidez grave,
deben beneficiarse de las medidas de estimulo industrial otorgadas a los medicamentos
huérfanos, aunque la prevalencia de la enfermedad sea superior a 5 por 10.000.

(15) Articulo 3 o): «Para alcanzar los fines propuestos en el articulo 2 —pro-
mover un desarrollo armonioso y equilibrado de las actividades econdémicas en la

670



ASPECTOS JURIDICO-SANITARIOS DE LAS ENFERMEDADES POCQ FRECUENTES. ..

129 (16); y 130 F (17) del Tratado sobre la Unién Europea (en adelante
TUE), entre cuyos objetivos se incluye la prevencién de enfermedades,
especialmente ‘las mas graves y ampliamente difundidas’, aunque, no por
ello las enfermedades poco comunes dejan de ser un importante lastre
dentro de un concepto amplio de salud piiblica que, por definicién, abar-
ca las necesidades sanitarias del conjunto de la poblacion.

La existencia de afecciones de baja prevalencia, pero con peligro de
muerte o de debilitacién cronica, como por ejemplo padecimientos neuro-
degenerativos, enfermedades tropicales, alteraciones genéticas, etc., con-
lleva, las mds de las veces, una notable falta de informacién sobre ellas y
consecuentemente, una carencia de recursos sanitarios bien sea de productos
o de servicios.

Comunidad, un crecimiento sostenible, un alto nivel de empleo y proteccién social,
elevacién del nivel y la calidad de vida,...— la accién de la Comunidad implicara,
en las condiciones y segun el ritmo previstos en el presente Tratado (....) o) una
contribucién al logro de un alto nivel de proteccién de la salud».

(16) Conforme a las modificaciones operadas con el nuevo Tratado de Ams-
terdam de 2 de octubre de 1997, el articulo 129 consolida la construccién comuni-
taria en el drea de la salud piblica:

«l. Al definirse y ejecutarse todas las politicas y acciones de la Co-
munidad se garantizard un alto nivel de proteccién de la salud humana.

La accién de la Comunidad, que complementard las politicas naciona-
les, se encaminard a mejorar la salud pablica, prevenir las enfermedades
humanas y evitar las fuentes de peligro para la salud humana. (...).

2. La Comunidad fomentard la cooperacion entre los Estados miem-
bros en los dmbitos contemplados en el presente articulo y, en caso nece-
sario, prestard apoyo a su accién.

Los Estados miembros, en colaboracién con la Comisién, coordinaran
entre si sus politicas y programas respectivos {...) La Comisi6n, en estre-
cho contacto con los Estados miembros, podra adoptar cualquier iniciativa
itil para fomentar dicha coordinaci6n.

3. La Comunidad y los Estados miembros favorecerdn la cooperacién
con terceros paises y las organizaciones internacionales competentes en
materia de salud piiblica.

4. El Consejo, con arreglo al procedimiento previsto en el articulo 189
B y previa consulta al Comité Econémico y Social y al Comité de las
Regiones, contribuird a la consecucién de los objetivos del presente arti-
culo (..)»

(17) Articulo 130 F: «La Comunidad tiene como objetivo fortalecer las bases
cientificas y tecnoldgicas de su industria y favorecer el desarrollo de su compe-
titividad internacional, asi como fomentar todas las acciones de investigacion que
se consideren necesarias en virtud de los demds capitulos del presente Tratado».
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Para evitar lo anterior, el método general de actuacién por el que se
establecen prioridades sanitarias a nivel comunitario responde a una serie
de criterios, tal y como apunta el Comité Econémico y Social (18). Tales
criterios son:

a) la morbilidad y mortalidad de la enfermedad,

b) sus repercusiones socioeconémicas,

¢) la posibilidad de medidas preventivas, y

d) posibles valores afiadidos para la Comunidad, principalmente a
nivel econdémico.

Entre las enfermedades que no rednen estas condiciones se encuentran
las poco comunes, que,

a) evidentemente, no suponen un alto riesgo de morbilidad ni de mor-
talidad para el total de la poblacién, aunque desde el punto de vista
individual, s{ supongan una importante discapacitacién;

b) no conducen a unas repercusiones socioeconémicas amplias para
el conjunto de la sociedad, aunque familiarmente aboquen a una
falta de recursos materiales, en ocasiones, extrema;

c) dado que existen miles de enfermedades poco comunes, resulta
comprometido generalizar sobre 1a posible prevencién. La casuistica
es muy variada.

d) sin embargo en cuanto al dltimo criterio, referido al valor afiadi-
do que puede suponer para la UE una accidn concreta contra esas
enfermedades, las reflexiones pueden ser varias. Desde luego es
claro que la principal visién, en referencia al valor afiadido, es
econémica, pero ademais se trata de crear una filosoffa en torno a
la idea de saiud piblica que, plasméandose juridicamente, permita
exceder el marco estrictamente economicista.

La repercusiéon econdémica que conllevan viene incrementada por el
hecho de que, al ser enfermedades ‘raras’ el diagndstico correcto final
engloba numerosas pruebas e intervenciones asistenciales previas hasta la
total definicién del problema. Otra cuestién importante es la inclusién en

(18) Propuesta de Decision por la que se aprueba un programa de accién co-
munitaria 1999-2003 sobre las enfermedades poco comunes dentro del marco de ac-
tuacién en el dmbito de la salud piblica. COM(97) 225 final de 26.5.97.
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este grupo de enfermedades, de aquellas conocidas pero con un campo de
accién muy limitado cuantitativamente. Tal es el caso de la poliomielitis,
hoy dfa poco comin pero que, ante medidas preventivas ineficaces, reapa-
rece virulentamente.

En ocasiones se trata de enfermedades casi inexistentes en el territo-
rio europeo, y sin embargo tipicas de paises en vias desarrollo: es el caso
de enfermedades tropicales u otras propias de determinados grupos de
poblacién en ciertas comunidades étnicas, cuyas consecuencias naciona-
les son minimas, pero desde la perspectiva regional o de grupos si resul-
tan significativas. Ademads ;qué nos asegura que una enfermedad hasta hoy
de baja prevalencia, no puede extenderse y embestir a poblaciones mds
numerosas? Tal es el caso del VIH/SIDA originariamente localizado en
Africa exclusivamente.

Generalmente, los recursos econémicos para investigacién y desarro-
llo de nuevos tratamientos se orientan hacia las enfermedades mds comu-
nes y ampliamente difundidas; a pesar de ello, la Comunidad ha decidido
establecer un marco prioritario también para las enfermedades cuya pre-
valencia es escasa, en orden a instaurar las bases precisas de una Politica
sanitaria comin en la UE.

IV.1. ESTABLECIMIENTO DE UN PROGRAMA

Tal y como puede verse en todos los documentos de la Comisién, del
Parlamento Europeo, del Comité Econémico y Social y del Consejo que-
da perfectamente recogido que la rareza misma de las enfermedades de
baja prevalencia, y por consiguiente la falta de informacién respecto de
ellas, puede ocasionar insuficiencia en los recursos y servicios sanitarios
precisos para los afectados. Para evitar, en la medida de lo posible, esta
situacién, la Comisidén, en estrecha colaboracion con los Estados miem-
bros, asi como instituciones y organismos que operen en el dmbito de
enfermedades poco comunes, tiene asignada la tarea de establecer un Pro-
grama contra las enfermedades poco comunes, que vendrd a denominarse
«el Programa», para el periodo comprendido entre el 1 de enero de 1999
y el 31 de diciembre de 2003. Su principal objetivo es contribuir a garan-
tizar un alto nivel de proteccién sanitaria contra las citadas enfermedades:
aportando conocimientos sobre ellas, promoviendo y consolidando grupos
de apoyo a los pacientes y favoreciendo la creacién de equipos de res-
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puesta rdpida ante la agrupacién de varias de estas enfermedades. Las
acciones irdn encaminadas a estimular el desarrollo de una red europea
de informacién y acceso a la misma, utilizando cuando sea posible las bases
de datos existentes. La informacién comprenderd nibricas que indiguen el
nombre de la enfermedad, sus sindnimos, una descripcién general de la
afeccién, sus sintomas, causas, datos epidemioldgicos, medidas preventi-
vas, tratamientos habituales, ensayos clinicos, laboratorios de diagndstico,
consultas especializadas, programas de investigacién y un Directorio al que
pueda recurrirse para obtener mds informacién sobre la enfermedad. Ade-
mas deberd fomentarse la elaboracién de recomendaciones por parte de los
profesionales para mejorar la deteccién precoz, el reconocimiento, la in-
tervencioén y la prevencidn; asi como fomentar la colaboracién transfron-
teriza y el establecimiento de redes entre los grupos de personas directa
o indirectamente afectados por este tipo de enfermedades y, finalmente,
apoyar a escala comunitaria la vigilancia y los sistemas de deteccidén pre-
coz. Para todo lo anterior se presenta la necesidad de que las acciones sean
coherentes y complementarias con las iniciativas relativas a los medica-
mentos huérfanos y su investigacién.

La dotacién financiera previsible es de 6,5 millones de ecus para todo
el periodo cubierto por el programa. La Comision estard asistida por un
Comité compuesto por dos representantes designados por cada Estado
miembro y presidido por el representante de la Comisién.

IV.1.a. Sistemas de informacion y cooperacion internacional

La informacion fidedigna y permanentemente actualizada al respecto
es esencial para garantizar la eficacia de las acciones propuestas, asi como
para evitar la duplicidad innecesaria de trabajo. La Comunidad en este as-
pecto, trata de establecer la infraestructura telemdtica precisa para pro-
porcionar la entrada en bases de datos completas a expertos, grupos de
interés y organismos gue trabajan en la investigacién e intercambio de in-
formacién entre los profesionales sanitarios, los pacientes y los investiga-
dores cientificos. Para ello, dentro del marco juridico comunitario se in-
tenta regular (articulo 6 de la propuesta de Decision):

a) creacidn de una base de datos europea sobre las enfermedades
inusuales. Entre la informacion cabe incluir el nombre de la enti-
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dad patolégica respectiva, sus sinénimos, descripcién general de su
sintomatologfa, causas, pruebas diagndsticas, tratamientos estandar,
tratamientos en proceso de desarrollo e investigacién y relacién de
centros que pueden proporcionar ayuda especializada;

b) coordinar los sistemas de informacién y servicios informdticos asi
como la consolidacion de redes de informacion;

c) promover las reuniones cientificas de puesta en comiin de los co-
nocimientos por parte de los profesionales implicados con el fin
de mejorar la capacidad de diagnéstico, prevencién y tratamiento
de dichas enfermedades.

La informacidn anterior ademds, juega un papel transcendental de apoyo
a los pacientes y sus familias. Con esto surgen cuestiones éticas inheren-
tes al ordenamiento jurfdico como es la concienciacién hacia el respeto
de los intereses de unos determinados grupos de enfermos que, por pade-
cer enfermedades no frecuentes, no por ello, dejan de tener derecho a la
atencién sanitaria correspondiente.

En el contexto juridico de una Politica Sanitaria Comun aparecen, asi-
mismo, cuestiones como la confidencialidad, el consentimiento informado
y los procedimientos clinicos, en los que es imprescindible establecer los
mecanismos oportunos de coordinacién, conexién y apoyo comunitario y
transnacional, acompaiiados de la correspondiente financiacion.

La informacién antes mencionada, favorece ademds la cooperacién con
terceros pafses y con organizaciones internacionales con competencias en
materia de salud, tanto las gubernamentales como las ONGs. Igual situa-
cién surge con los paises de Europa Central y Oriental (PECO) siempre
de acuerdo a los procedimientos establecidos en cada momento. De este
modo, la Unidn contribuird a un mejor conocimiento de las enfermedades
poco comunes, también fuera de las fronteras estrictamente comunitarias.

IV.1.b. Acciones para hacer frente a las agrupaciones
de enfermedades poco comunes

En otro orden de cosas, la Comunidad asume su responsabilidad en
cuanto a la gestién del riesgo en caso de agrupaciones de enfermedades
poco comunes dentro de una accién inmersa en los principios de subsida-
riedad y proporcionalidad.
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Las agrupaciones de estas enfermedades que, en ocasiones se asocian
con causas exdgenas, tienen una importancia clave y por ese motivo la
Comisién asume la responsabilidad de actuar como centinela para que se
cubran en todo momento las necesidades en materia de deteccién, trata-
miento y técnicas adecuadas, con el consiguiente seguimiento estadistico.

IV. l.c. Seguimiento y Evaluacion

La Comisién tiene asignada la tarea de evaluar las actividades desa-
rrolladas, mediante un Informe sobre las acciones conjuntas y en estrecha
colaboracién entre los Estados miembros y las instituciones, fundamental-
mente, en lo que se refiere a politica sanitaria y programas de actuacién.
A tal fin se crea un Comité Consultivo de representantes de los Quince
que mantendrdn permanente comunicacion con la OMS, con otras Organi-
zaciones internacionales, y con terceros paises. El Informe final de evalua-
cién de las acciones ejecutadas serd la culminacién de los trabajos gene-
rados a partir de un Informe intermedio al Consejo, al Parlamento Europeo,
al Comité Econ6mico y Social y al Comité de las Regiones de modo que
todas estas Instituciones y, por su mediacién, todas las partes afectadas,
queden bien informadas sobre los progresos obtenidos de las acciones
emprendidas y financiadas por la UE (articulo 7 de la propuesta de De-
cisién).

IV.2. PROCEDIMIENTO COMUNITARIO PARA LA PUESTA EN EL MERCADO
DE MEDICAMENTOS HUERFANOS.

La investigacidén farmacéutica en este drea precisa el fomento de estu-
dios sobre el tratamiento de estas enfermedades, de cara a extremar la efi-
cacia de las distintas metodologias utilizadas para poner a punto procedi-
mientos de rdpido disefio de medicamentos huérfanos y con ello su
consiguiente comercializacién y disponibilidad para todos los ciudadanos
comunitarios.

Como referencia internacional no deja de aparecer en cabeza Estados
Unidos que, ademds de contar con organizaciones y comisiones encarga-
das de revisar la politica nacional en este campo, ya desde 1983 tiene en
vigor un texto legal por el que se regulan los medicamentos huérfanos con
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el fin de acelerar su desarrollo y facilitar su comercializacién (19). Los
Estados miembros, por su parte, crean sistemas de recogida y difusidn de
datos respecto de programas de deteccién, informacién, reconocimiento,
prevencién y tratamiento de enfermedades inusuales. Proyectos que origi-
nan una notable capacidad de seguimiento por parte de la Comunidad. Si
bien Francia, Reino Unido, Suecia, Italia y Portugal tratan de abordar ac-
ciones sistemdticas de Salud Piblica orientadas hacia la problemadtica que
nos ocupa.

IV.2.a. Medidas de estimulo a la investigacidn
de medicamentos huérfanos

Dentro del proceso regulador y en coherencia con el principio de com-
petencia compartida entre la Comunidad y los Estados miembros, no se
puede obviar uno de los elementos més importantes para la industria far-
macéutica, y primer eslab6n de la larga cadena comercial de los medica-
mentos obtenidos mediante innovacidn: la /+D. Los trabajos de investiga-
cién y desarrollo llevados a cabo con el fin de disefiar nuevas moléculas
terapéuticas obliga a verificar una importante infraestructura, tanto en lo
relativo a recursos humanos como materiales. En este sentido, el Cuarto
Programa Marco (1994-1998) de la Comunidad Europea para acciones
comunitarias en materia de investigacién y desarrollo tecnolégicos y de-
mostracién (20), y mds concretamente en su Programa de Biomedicina y
Salud (BIOMED 2), Areas I de ‘Investigacién farmacéutica’ y 4.6 de ‘In-
vestigacion sobre enfermedades poco frecuentes’ incluyd, en su momento,
actividades de investigacién en torno a los medicamentos huérfanos, pa-

(19) Para un acercamiento a la situacién del tema en Estados Unidos y en Ja-
poén véase HAFFNER, M., «Orphan drug development update». Drug Information Jour-
nal, 1996;30:29-34; HAFENER, M. E., «The United States Orphan Drug Act: challenges
and success». Drug Information Journal 1997; 31:23-25; MEYYERS, A., «Orphan
Drugs: the current situation in the United States, Europe and Asia». Drug Information
Journal 1997;31:101-104; SHULMAN, S., MANOCCHIA, M., «The US orphan drug
programme 1983-1995». Pharmacoeconomics, 1997;12(3):312-326; UcHIDA, K.,
«Orphan drugs in Japan». Drug Information Journal 1996; 30:171-175.

(20) Decisién n.° 1110/94/CE del Parlamento Europeo y del Consejo, de 26
de abril de 1994, DOCE n.° L 126, de 18.5.1994, p.1, modificado por la Decisién
n.° 616/96/CE del Parlamento Europeo y del Consejo, de 25.3.1996, DOCE n.° L
86, de 4.4.1996, p. 69. )
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ralelamente al apoyo de la investigacién fundamental y clinica de las enfer-
medades poco comunes. Ello no es ébice para que la investigacién sobre
enfermedades poco frecuentes siga siendo una prioridad en la Comisién,
tal y como figura en la propuesta del Quinto Programa de Investigacién y
Desarrollo (1998-2002) (21) y que, consecuentemente, los resultados de
dicha investigacién se apliquen rapida y eficazmente.

En la fase de investigacidn de nuevos medicamentos y previa a la ob-
tencién de Ia autorizacién de comercializacién, los ensayos clinicos de las
futuras especialidades farmacéuticas requieren la participacién de un abun-
dante nimero de personas, tanto sanas como enfermas. Pero, como pri-
mer elemento motor, es necesaria una inversién financiera suficiente que
permita cubrir los gastos del proceso investigador. Las acciones comuni-
tarias en este campo van encaminadas hacia el fomento de la inversién
dentro de la politica industrial de la UE.

Antes de la comercializacidn, para que un medicamento obtenga la
denominacién de medicamento huérfano, su promotor —articulo 2: la per-
sona fisica o juridica establecida en la Comunidad que desee obtener para
un medicamento tal denominacion— debe demostrar que dicho producto
estd indicado para establecer el diagndstico, prevenir o tratar una enfer-
medad que afecta al menos a cinco personas por cada 10.000 en la Co-
munidad, y que no existe otro método mejor para ello, pero que si lo
hubiera, cabe esperar que el medicamento en cuestién sea mas seguro, mas
eficaz y clinicamente superior. Ademds de la anterior justificacién sanita-
ria, un medicamento también podrd ser designado como medicamento huér-
fano si su promotor constata que se destina al tratamiento, en la Comuni-
dad, de una enfermedad transmisible que ponga en peligro la vida o que
conlleve invalidez grave, pero cuya comercializaciéon previsiblemente no
genere suficientes beneficios para justificar la inversion previa (articuio 3
de la propuesta de Reglamento).

El texto contempla, asimismo, otras medidas de estimulo para fomen-
tar la investigacidn, el desarrollo y la comercializacién de medicamentos
huérfanos, como es la posible dispensa total o parcial de las tasas exigi-
das por el examen de las solicitudes de autorizacién de comercializacién.
La Comisién deberd publicar un inventario detallado de todas las accio-
nes desarrollas por los Estados miembros y la Comunidad en este sentido
(articulo 9).

(21) DOCE n.° C 178, de 10.6.1998, p. 49.
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IV. 2. b.  Creacion de un Comité de medicamentos huérfanos

La garantia de una adecuada coherencia y complementariedad entre las
acciones realizadas y financiadas por la UE, hace conveniente la asisten-
cia por parte de un Comité consultivo, compuesto por representantes de
los Quince y presidido por el representante de la Comisién que serd el
encargado de ofrecer al Comité el plan de medidas respecto a:

a) criterios y procedimientos para seleccionar y financiar proyectos
de acuerdo al Programa,

b) procedimiento de evaluacion.

Principal tarea constituye el examen de las solicitudes de designacién
y de investigacidn, que incluye la definicién de los criterios de diagndsti-
co, causas genéticas, en su caso, y sobre todo la creacién de observato-
rios epidemiolégicos europeos, redes de informacién y registro de pacientes
afectados. Esta tarea serd realizada por el Comité de medicamentos huér-
fanos, que, tal y como se expresa en el articulo 4, serd el encargado y
estard compuesto por un miembro nombrado por cada uno de los Estados
miembros, tres nombrados por la Comisién para representar a las asocia-
ciones de pacientes y tres miembros nombrados por la Comisién y reco-
mendados por la Agencia, del mismo modo que los representantes de la
Comisién y el Director Ejecutivo de la Agencia o su representante podrdn
participar en todas la reuniones del Comité.

IV.2 c. Elaboracion y comercializacion de los medicamentos
huérfanos

El procedimiento de designacién de medicamento huérfano comenzari
con la presentacion de la solicitud a la Agencia, acompaiiada de los datos
y documentos relativos al promotor y al producto en si mismo. El Comité
de especialidades farmacéuticas habra de preparar el consiguiente dicta-
men en el plazo de sesenta dias a partir de la recepcién de la solicitud.
En caso de que dicha solicitud no satisfaga los criterios establecidos, y
consecuentemente el dictamen fuese desfavorable, el promotor podrd in-
troducir un recurso motivado, a partir de los treinta dias siguientes a la
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recepcidn del dictamen. Finalmente la Comisién adoptard la decisién de
acuerdo con el dictamen final transmitido por la Agencia (articulo 5 de la
propuesta de Reglamento).

Para lograr la autorizacién de comercializacion, el promotor podra so-
licitar de la Agencia dictamen sobre los ensayos clinicos y pruebas que
deban realizarse para demostrar la calidad, seguridad y eficacia del medi-
camento, lo que conlleva la asistencia para la elaboracién de un protoco-
lo y seguimiento de las pruebas clinicas, y la aplicacién de las disposi-
ciones del Reglamento (CEE) n.° 2309/93 (articulo 6 de la propuesta de
Reglamento). Bien entendido que la comercializacién serd autorizada ex-
clusivamente para las indicaciones terapéuticas que cumplan los criterios
de medicamento huérfano.

La anterior autorizacién de comercializacién concede la exclusividad
comercial por un periodo de diez afios, que podran ser reducidos a seis si
al finalizar el quinto afio un Estado miembro demuestra que el producto
no satisface los pardmetros establecidos. Asimismo podrad ser comerciali-
zado un medicamento similar para la misma indicacién si:

a) el titular de la autorizacién de comercializacién inicial da su con-
sentimiento al segundo solicitante,

b) si aquel no puede suministrar cantidad suficiente del medicamento,

¢) si el segundo solicitante demuestra que su medicamento es més
seguro, mas eficaz y clinicamente superior.

Cabe destacar por tanto, la definicién de medicamento similar (articu-
lo 8) como un medicamento que contenga:

— «la misma sustancia quimica activa o fraccidn activa de la sustan-
cia, con inclusion de isémeros y mezclas de isémeros, complejos,
ésteres y otros derivados no covalentes, siempre que sus activida-
des farmacolégicas y toxicoldgicas sean cualitativa y cuantitativa-
mente idénticas a las del producto original;

— una sustancia con la misma actividad bioldgica (incluidas las que
difieren de la substancia original en cuanto a la estructura mo-
lecular, la materia prima y/o el proceso de fabricacion), siempre
que la actividad farmacoldgica de dicha sustancia sea cualitativa
y cuantitativamente idéntica a la del producto original;

680



ASPECTOS JURIDICO-SANITARIOS DE LAS ENFERMEDADES POCO FRECUENTES...

— una sustancia con la misma actividad radiofarmacéutica (incluidas
las que difieren en cuanto a radionucleidos, ligandos, lugar de
marcado o mecanismos de acoplamiento entre las moléculas y el
radionucleido), siempre que su diagndstico o indicaciones terapéu-
ticas sean idénticas a las del producto original».

V. CONSIDERACIONES FINALES

El objetivo general de contribuir a garantizar un alto nivel de protec-
cién de la salud publica en la Unién Europea presenta una de sus facetas
mas recientes en la iniciativa de acometer una Propuesta de Decisién del
Parlamento Europeo y del Consejo por la que se adopte un Programa de
accién contra las enfermedades poco frecuentes.

Paralelamente, los criterios de coherencia y complementariedad enmar-
can las bases necesarias para la adopcién de la propuesta de Reglamento
(CE) también del Parlamento Europeo y del Consejo sobre los medica-
mentos huérfanos, de tal modo que quede garantizada la calidad, seguri-
dad y eficacia de estos productos mediante la correspondiente autorizacién
de comercializacién.

Una clara planificacién de las acciones encomendadas permite adver-
tir el método por el que serd posible una cuantia mas numerosa de inter-
venciones y actuaciones coordinadas con pacientes, con el fin de que no
queden aislados o incorrectamente diagnosticados. La educacién sanitaria
que supone ¢l proporcionarles toda la informacién que precisen sobre su
enfermedad les supondrd un apoyo incuestionable que, por otra parte es
responsabilidad de la Autoridades sanitarias.

Del mismo modo, la Unién establece, dentro de su consideracion de
problema prioritario, una linea presupuestaria especifica para la financia-
cién de grupos de trabajo que, dentro de los programas de I+D, investi-
guen y desarrollen nuevos farmacos que dificilmente podran alcanzar el
nivel de amortizacién financiera suficiente.

En aplicacién del principio de subsidariedad y para la determinacién
de los elementos de andlisis coste-eficacia, es imprescindible establecer los
indicadores que permitan evaluar el alcance de los objetivos; como es el
caso de la comercializacién de nuevos medicamentos huérfanos, la difu-
sion de informacion, la creacién de la base europea de datos, disposicion
de documentacidn, etc.
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Por ultimo el hecho de que la Comunidad regule este tema supone un
valor afiadido para todos los Estados miembros, pues se desarrolla sobre
la base de lo dispuesto en el TUE en su articulo 129 aunque no sea de
competencia exclusiva de la Comunidad y por tanto no requiera armoni-
zacion de las disposiciones nacionales en este dmbito.
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