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S.A.R. la Princesa de Asturias, en el
VI Congreso Internacional de Medicamentos
Huérfanos y Enfermedades Raras

La segunda jornada del Congreso recibio

la visita de Dona Letizia Ortiz, que asisti6 a

la V Mesa Redonda y mantuvo después un
encuentro con investigadores y pacientes.

La acompanaron el Alcalde de Sevilla, Juan
Ignacio Zoido; la delegada del Gobierno en
Andalucia, Carmen Crespo; la consejera de
Salud, Maria Jesus Montero y la secretaria
general del Ministerio de Sanidad, Pilar Farjas.

Homenaje a Moisés Abascal y Antonio Gonzalez-Meneses
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y Enfermedades Raras. 14-16

Mas comprometidos

VI Congreso Internacional de Medicamentos Huérfanos

uando la farmacia sevillana empezo,

hace mas de una década, a apoyar

la causa de los pacientes con en-
fermedades raras, poco sabia la sociedad
sobre este tipo de patologias. Los medios
de comunicacion nada o casi nada habla-
ban sobre ellas. Entre la gente, el desco-
nocimiento era generalizado. Por supuesto,
por la calle no habia publicidad ninguna en
apoyo de estos enfermos, ni famoso alguno
prestaba suimagen de forma desinteresada
para reclamar la atencién a sus problemas.
Por todo ello quizas nuestros dirigentes pu-
blicos apenas si le prestaban atencién y la
industria no se sentia especialmente obli-
gada por una problematica que, después
de todo, afectaba estadisticamente a una
parte muy pequefia de la poblacion.
Quince afios y seis congresos internacio-
nales después, la situacion ha cambiado
diametralmente. A la gente al menos le
suena eso de las “enfermedades raras”,
casi todas las semana algin medio da al-
guna noticia sobre el tema, en la calle te
encuentras campafas de sensibilizacion,
algunas protagonizadas por rostros co-
nocidos, e indiscutiblemente la atencién
de estas patologias se ha introducido en
la agenda politica y también en la planifi-
cacion de la industria, aunque los avances
sean mas lentos de lo que nos gustaria.
Seria desde luego absurdo decir que esto

ha pasado gracias al Colegio de Farma-
céuticos de Sevilla. En absoluto. El gran
cambio se ha producido principalmen-
te gracias al empefio de los pacientes y
de sus familias, y al esfuerzo y a la labor
encomiables que, en la representacion
de éstos, viene realizado su asociacion,
FEDER, cuyo germen puso por cierto un
farmacéutico sevillano, Moisés Abascal.
Fue él quien convencié a sus compafieros
y a su Colegio para que trabajaran por la
causa de estos pacientes hace ya mas de
una década. Seria absurdo, ya digo, pre-
tender que todo esto ha pasado gracias a
los farmacéuticos sevillanos, pero también
lo seria negar que en los avances algo ha
tenido que ver el compromiso de este Co-
legio, gracias por otra parte al apoyo de
sus colegiados, y la aportacion singular y
pionera que ha hecho a través de los con-
gresos internacionales, principalmente,
pero también a través de otras iniciativas
como los manifiestos, las becas, los pre-
mios periodisticos y, mas recientemente, a
través de su Fundacion Mehuer. Iniciativas
que tienen todas ellas como centro a los
pacientes, como lo demuestra el hecho
de que en este dltimo Congreso hayamos
contado con la asistencia de mas de no-
venta asociaciones de enfermos.

Esta aportacion de la farmacia sevillana
ha recibido, en el VI Congreso Internacio-

@ a genda del eresidente

FEBRERO

Manuel Pérez Fernandez

nal que acabamos de celebrar en Sevilla,
el impulso y el reconocimiento de la Casa
Real Espafiola. La asistencia de S.A.R. La
Princesa de Asturias a la V Mesa Redonda
y el encuentro posterior que mantuvo con
investigadores y pacientes constituye para
este presidente, y creo que para todos los
farmacéuticos sevillanos, un motivo de or-
gullo y un acicate para perseverar en la
misma linea. Y pienso que supone tam-
bién un gran apoyo institucional para im-
pulsar el avance en la investigacion, en la
que tanto insistié la Princesa de Asturias y
que tanto necesita de la coordinacion y la
suma de esfuerzos entre administraciones
y sobre todo entre la iniciativa publica y
privada.

Creo que el interés de la primera institucion
espafiola nos compromete a todos un poco
mas para sequir trabajando en nuevos lo-
gros y mejoras, tanto en el campo prioritario
de la investigacion, donde sin duda la voz
corresponde a la industria y a las adminis-
traciones publicas, como en el ambito de la
sensibilizacion social y mejora de la calidad
de vida de los pacientes, donde sin duda
todos podemos aportar nuestro granito de
arena, y si lo hacemos a nivel colectivo y de
forma organizada, sin duda lo haremos de
manera mas eficiente y productiva.
Muchisimas gracias y mi felicitacién mas
sincera a todos los que lo han hecho posible.

v

v 4. de febrero. Permanente. Atencion a Medios
de Comunicacion. v/ 8 de febrero. Permanente.
v 5 de febrero. Permanente del Consejo Andaluz v 11 de febrero. Permanente
en Granada Acto de apertura del Curso de la
Academid Iberoamericana de Farmacia. v/ 12. de febrero. Firma del Convenio con La
Caixa. Junta de Gobierno
v/ 6 de febrero. Reunion preparatoria para
la visita de SAR. la Princesa de Asturias al VI v/ 13 de febrero. Reunion en el Consejo General
CIMHER. con la Secretaria General de Sanidad, Pilar Farjas.
v 7 de febrero. Reunion con Laboratorios v/ 14 de febrero. Inauguracion del VI CIMHER.

1 de febrero. Reunion con el viceconsejero de
Salud, Enrique Cruz.

Asistencia a la ponencia de Rafael Bengoa, ex
consejero de Salud del Pais Vasco, en el Foro
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Novartis. Asistencia al acto de la Academia
Iberoamericana de Farmcia en Honor de Rafael
Diaz Mantis, ex presidente del Colegio de Huelva.

Homenaje a Moisés Abascal y Antonio Gonzdlez
-Meneses.

15 de febrero. Segunda Jornada del VI CIMHER.
Visita de SAR. la Princesa de Asturias

18 de febrero. Permanente

21 de febrero. Comité Ejecutivo del CACOF y
Junta de Gobierno.

22 de febrero. Comité Ejecutivo del CACOF y
Junta de Gobierno.

25 de febrero. Permanente.

26 de febrero. Reunion con colegiados
Reunidon con Laboratorios. Junta de Gobierno.
Patronato de Avenzoar.

27 de febrero.Pleno del Consejo General.
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S.A.R. la Princesa de Asturias apoya con su 3
presencia el Congreso y la actividad desarrollada

por nuestro Colegio en el campo de las

Enfermedades Raras y los Medicamentos Huérfanos

la segunda jornada del VI
Congreso Internacional de Me-

dicamentos Huérfanos y En-
Antonio Mingorance, Carmen Pefa, Pilar Farjas, Manuel Pérez, S.AR. Dona Letizia Ortiz, Juan fermedades Raras contd con

Carrion, Juan Ignacio Zoido, Marfa Jesus Montero y Carmen Crespo. la presencia de la Princesa de

Asturias, Dia. Letizia Ortiz, que
asistio a la V Mesa Redonda
“Investigacion - Epidemioldgica
en relacion con las Enfermeda-
des Raras” en la que participa-
ron los doctores Manuel Posa-
da, Ignacio Abaitda y Veronica
Alonso, todos ellos del Instituto
de Investigacién en Enfermeda-
des Raras (IIER) del Instituto de
Salud Carlos Ill, y Renata Liner-
tova, del Servicio de Evaluacion
y Planificacion del Servicio Ca-
nario de Salud. La mesa estuvo
moderada por el Dr. Bartolomé
Beltran, director de Prevencion

y Servicios Médicos del Grupo
Juan Carrion, Manuel Pérez, SAR. Dofa Letizia Ortiz, Carmen Crespo, Juan Ignacio Zoido, Maria Antena 3

Jests Montero y Pilar Farjas.
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- La Farmacia, . SAAR

- con los pacientes ~ comprometida

El presidente del Colegio, Manuel Pé- con los PaCle“teS
rez, tuvo ocasion de dirigir unas pa-

labras a Dofia Letizia en las que dej6 Tras la Mesa redonda a la que
constancia del compromiso histérico asistio como oyente, la Prin-
de la Farmacia y de los farmacéuti- cesa de Asturias departié du-
cos con los pacientes, que le valid al rante mas de una hora, en el
Colegio el titulo de Real con motivo coctel de trabajo que sigui6 a
de la epidemia de peste que asolo la esta mesa, con investigadores
ciudad, y que esta hoy mas patente y pacientes. En la imagen con
que nunca en el apoyo a los afecta- Fidela Miron, de FEDER.

dos por Enfermedades Raras.

A Dona Letizia saludd a los presidentes de los COFS, Comité Organizador y Cientifico del Congreso, Mehuer
RecePC|on de S'A' ® { FEDER, entre otros.

Francisco Peinado.

Maria José Martin de la Hinojosa. & Bernardo Foronda.
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6 FARMA- ESPECIAL y Enfermedades Raras. 14-16 de fe la
B nesas redondas "'
La cooperacion entre agentes sanitarios y 3

colectivos de pacientes, fundamental para
la mejora del diagndstico y tratamiento de
las Enfermedades Raras

MESA INAUGURAL

La colaboracién entre agentes sanitarios y
colectivos de pacientes mejora la eficiencia
de la atencion a los pacientes con enfer-
medades raras, logrando mejoras notables
en el diagndstico y tratamiento de estas
patologias.

Esta ha sido la idea en la que se insistié du-
rante la mesa redonda inaugural del VI Con-
greso Internacional de Medicamentos Huér-
fanos y Enfermedades Raras, un encuentro
que reunié en el hotel Melia Lebreros de Se-
villa a mas de 300 expertos, investigadores y
@ pacientes afectados por estas patologias de @®
baja prevalencia (menos de 5 casos por cada

Antonio Mingorance, presidente del Consejo Andaluz; Maria Dolores de Pablo-Blanco,
delegada de Salud del Ayuntamiento de Sevilla; Manuel Pérez, presidente de Real e

lustre Colegio de Farmacéuticos de Sevilla y del Congreso; Enrique Cruz, viceconsejero

de Salud de la Junta de Andalucia; Santiago Grisolia, presidente del Comité Cientifico L
Juan Carrion, presidente de FEDER.

B | MESA REDONDA /
Patrocinada por BAYER

Remedios Otero, de la Unidad Médico Quirtrgica de Enfermedades Respiratorias del
n del Rocio; Beatriz Mahilo, de la Organizacion Nacional de Transplantes;
-Meneses, pediatra y responsable del Plan Andaluz de Enfermedades

Hospital \
Antonio Go
Raras de 2008-2012; Joaquin Lopez-Séez, director regional de la Cadena COPE; Angel

catedrético de la Universidad de Santiago de Compostela y José Pérez-
Bernal, ex-coordinador de Transplantes de Sevila-Huelva.

‘ ‘ FARMAPRESS_116_IMPRENTA_ENVIO.indd 6 @

10.000. habitantes), que en Espafia afectan
a cerca de tres millones de personas, y que
supone la causa del 35 por ciento de las
muertes de los nifios menores de un afio y
del 10 por ciento de los fallecimientos de los
nifios y nifias entre 1y 5 afios. Un auténtico
desafio en términos de salud publica debido
a la escasez de informacion sobre su magni-
tud, evolucion y prondstico.

I MESA REDONDA

13/03/13 12:07 ‘ ‘
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I ACTO INAUGURAL
Ll

.

Santiago Grisolia, presidente del Comité Centfico de los seis
Congresos celebrados hasta la fecha, sin cuya inestimable ayuda no
serfa posible el elevado nivel cientifico de estos encuentros.

j ACTO INAUGURAL

Antonio Gonzélez, ex-presidente del Ricofse, que impuls6 el primer
Congreso MHER, Francisca Diaz, delegada Terrtorial de Salud y
Bienestar Social de Sevila; Macarena Smith, directora de Familia del
Ayuntamiento de Sevila; Pepita Ortega, presidenta del COF Almeria;
Pilar Carcia, presidenta del COF Navarre; Marta Fernéndez, persidenta
del COF Cantabria y Aberto Garcia Romero, presidente del COF Madrid.

ACTO INAUGURAL

Algunos de los presidentes de los Colegios de Farmacéuticos de

Espafa que acudieron al Congreso con el presidente del Comité
Cientifico, Santiago Grisolia.

‘ ‘ FARMAPRESS_116_IMPRENTA_ENVIO.indd 7 @

La Federacion Espafiola de Enfermedades Raras aprovechd
las jornadas del Congreso para celebrar algunas reuniones
de trabajo con las numerosas asociaciones federadas pre-
sentes en el mismo.

Mesa redonda pre-congreso
sobre Fibrosis Pulmonar

Un dia antes de inaugurarse el Congreso tuvo lugar en el Co-
legio una mesa redonda sobre Fibrosis Pulmonar Idiopatica
en la que participaron Francesc Palau, Maria Molina y Alicia
Boquete. La Vocal del Colegio Nuria Vargas fue la encargada
de moderarla.

Grisolia, con Mehuer

Antonio Garcia de Castro, patrono de la Fundacién Mehuer
y SU esposa, con Santiago Grisolia.

13/03/13 12:07 ‘ ‘
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B mesas redondas

Encuesta nacional
en las Farmacias
sobre ER

El presidente del Colegio, Manuel Pé-
rez, present6 durante la primera jorna-
da, este proyecto para conocer c6mo
pueden ayudar mejor las Farmacias a
los afectados por ER.

La primera intervencion del encuentro,
‘Avances en la investigacion en Enfermeda-
des Raras’, corri6 a cargo del doctor Antonio
Gonzélez-Meneses, pediatra del Hospital
Virgen del Rocio de Sevilla. Durante su po-
nencia, el que fuera responsable del Plan An-
daluz de Enfermedades Raras 2008-2012,
insistio en la necesidad de aunar esfuerzos
a través de consorcios de investigacion en
enfermedades raras, una “tendencia que en
el futuro ird a mas”. Un ejemplo de ello es el
consorcio IRDIRC (International Rare Disea-
se Research Consortium), que tiene como
objetivo desarrollar tests de diagnostico o
de tratamiento para 200 enfermedades ra-
ras, llevando invertidos hasta el momento
mas de 67 millones de euros. Este proyecto
aglutina participacion europea, americana,
canadiense, australiana y japonesa.

En el plano regional, Gonzalez-Meneses valoro
positivamente los resultados del Plan Andaluz
de Enfermedades Raras 2008-2012, y destaco
que “ha posibilitado la implantacion de mejo-
ras constatables en el campo de la atencion a
pacientes de enfermedades raras, tales como
el cribado neonatal ampliado y de la fibro-

‘ ‘ FARMAPRESS_116_IMPRENTA_ENVIO.indd 8
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VI Congreso Internacional de Medicamentos Huerfanos
y Enfermedades Raras. 14-16 5

sis quistica para todos los recién nacidos; la
creacion de un registro informatizado de en-
fermedades raras que ha servido de modelo
para la elaboracion de otros registros a nivel
autondmico y nacional; o el desarrollo de guias
de practica dlinica especificas para patologias
como la porfiria, esclerosis lateral amiotréfica y
fibrosis quistica adaptadas a nuestro entorno,
todo ello en colaboracion estrecha con FEDER
(Federacion Espafiola de Enfermedades Raras)
como representante de los afectados.

Gonzalez-Meneses participd dentro de la |
Mesa Redonda sobre ‘Investigaciones en en-
fermedades raras aplicables a la vida practi-
ca’, en la que también se abordaron aspectos

como la influencia de los avances en secuen-
ciacion genética o en trasplantes de drganos
en el tratamiento de estas enfermedades.

Sobre la primera cuestion hablo Angel Ca-
rracedo, catedratico de la Universidad de
Santiago de Compostela y director de la
Fundacién Plblica Galega de Xendmica,
que subrayo la importancia que ha tenido
para las investigaciones en enfermedades
raras la secuenciacion del genoma humano,
que permitié encontrar los genes responsa-
bles de buena parte de estas patologias, “un
punto de partida que ha sentado las bases
de los Ultimos avances”. En este sentido,
Carracedo reseid como la introduccion de

I MESA REDONDA /

Patrocinada por NOVARTIS

Fernando Royo, presidente de la Fundacic

nento de Accion Prb uhm\ d@\

tiago Cuéllar, drector del
'|gu€ presidente de |a

111 MESA REDONDA /
Patrocinada por MSD

el Cardia, responsable del Grupo de
e la SEMFYC, Beatriz Lara, de

13/03/13 12:07 ‘ ‘
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En los medios

Numerosos medios de comunicacion se
han hecho eco, antes y durante, de la ce-
lebracion del Congreso.

El Congreso pudo seguirse
en directo en Internet

El' VI Congreso Internacional de Medicamen-
tos Huérfanos y Enfermedades Raras pudo
sequirse en directo a través de Internet, tan-
to en streaming (http://www.livestream.com/
vicongresomehuer) como a través del Twitter
oficial del Colegio de Farmacéuticos de Sevilla

(https://twitter.com/COF_Sevilla).

chips de mutaciones genéticas o las tecnolo-
gias de secuenciacion de nueva generacion
abren nuevas posibilidades en el diagndsti-
co de estas patologias. “No obstante, pese
a que la evolucion de la ingenieria genética
ha permitido agilizar los diagndsticos, bien
es cierto que alin no se pueden descifrar por
completo algunas variaciones encontradas
en los mismos”, afirmé el experto.

Por su parte, tanto Beatriz Mahillo como el
doctor José Perez Bernal, ex coordinador de
Transplantes de Sevilla y Huelva, se refirieron
ala “alta rentabilidad” de los transplantes en
este tipo de dolencias con baja prevalencia,
sobre todo ante situaciones en los que la “su-
pervivencia esta comprometida”.

Los pacientes, fundamentales en el
desarrollo de nuevos medicamentos
huérfanos

La primera jornada del Congreso, cuyo comité
cientifico encabeza desde sus comienzos el
Premio Principe de Asturias D. Santiago Gri-
solfa, también dedico un apartado concreto,
como no podia ser de otra forma, a los me-
dicamentos huérfanos. Uno de los aspectos
mas recalcados desde la mesa ‘Medicamen-
tos huérfanos: Nuevas perspectivas’ fue el
papel fundamental que juegan las distintas
asociaciones que aglutinan a pacientes de
enfermedades raras en el desarrollo de estos
farmacos. Asi lo explicé Fernando Royo, presi-
dente de la Fundacion Genzyme, quien sefiald
que muchos de estos colectivos habian pasa-
do de ser meros “espectadores y receptores”
de estos medicamentos, a “dinamizadores de

‘ ‘ FARMAPRESS_116_IMPRENTA_ENVIO.indd 9

la 1+D", movilizando a laboratorios, investi-
gadores e incluso a la clase politica en lo refe-
rente a su desarrollo y elaboracion.

Otros ponentes de esta mesa, como Teo Ma-
yayo (director del Instituto de Investigacion
Biotecnologica Farmacéutica y Medicamen-
tos Huérfanos), expresaron que esa colabo-
racion debe ampliarse a todos los actores
participantes del proceso, con la finalidad de
poner en marcha proyectos colaborativos en
los cuales se atinen los esfuerzos de los agen-
tes implicados (caso de los médicos, centros
de investigaciones, empresas farmacéuticas o
|a propia red sanitaria publica), sentando las
bases de una posible colaboracion publico-
privada que permita optimizar recursos y
conseguir mejores resultados en la salud de
los pacientes. M? Reyes Abad, jefe de Servicio
de Famacia del Hospital Universitario Miguel
Servet de Zaragoza, ahondo, por su parte, en
la cooperacidn que ha de llevarse de forma
concreta desde los Servicios de Farmacia (SF)
de los centros hospitalarios espafioles, crean-
do, por ejemplo, una red de generacion, inter-
cambio y difusion de informacion al respecto
0 un sistema de evolucion que permita llevar
a cabo estudios coste-efectividad.

La primera jornada del VI Congreso Interna-
cional de Medicamentos Huérfanos y Enfer-
medades Raras concluyé con la mesa ‘Apor-

tacion de las sociedades profesionales a las
enfermedades raras’, en las que distintos es-

pecialistas en areas como la Neumologia, la
Medicina Familiar o la Pediatria analizaron
el tratamiento de patologias de baja preva-
lencia vinculadas a sus especialidades.

13/03/13 12:09 ‘ ‘
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@ h omenaje

Homenaje a Moisés Abascal y
Antonio Gonzalez-Meneses

Manuel Posada, Juan Carrion, Carmen Pena, Manuel Pérez, Julio Cuesta Los homenajeados, Antonio Gonzélez-Meneses y Moisés
® y Antonio Mingorance. Abascal, junto a Manuel Pérez. ®
Manuel Pérez, Jordi de Dalmases, Antonio Mingorance y Félix Fernando Iglesias, José Vega y Francisco Zaragozé, Catedrético
Puebla. de Farmacologia de la Universidad de Alcalé de Henares.
Manuel Pérez con Carmen Pefia, Pepita Ortega, presidenta del Antonio Rabasco, Carlos Raposo, Angel Martin, y Santiago
COF de Almeria, y Sofia Fuentes, presidenta de Cecofar. Cuéllar, con sus esposas.
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Manuel Posada con Dr. Arpa. Teo Mayayo, Beatriz Lara, Marfa Reyes Abad y Fernando Royo, todos ellos ponentes.

En la noche de la primera jor-
nada del Congreso, tuvo lugar
un homenaje a Moisés Abas-
cal, farmacéutico sevillano y
primer presidente de FEDER
y de la Fundacién FEDER, y a
Antonio  Gonzalez-Meneses,
director del Plan Andaluz de
Enfermedades Raras 2008- Marfa Teresa Roman, Vocal Nacional de

@ 2012, por la contribucion Optica, Manuel Angel Galvan, vocal de @
; ica de e Tenerife y Marfa Isabe
de ambos a la mejora de la Optica del COF de Tenerife y Maria Isabel
calidad de) vidal d! los pa: Andrés, vicesecretaria del Ricofse.

cientes. El primero, desde el
movimiento asociativo; y el
segundo, desde la gestién y la

investigacion médica. José Pérez-Bernal y Miguel Bermudo, patrono de
Mehuer, con Bernardo Foronda.

Leopoldo Gutiérrez-Alviz, Concha Tejera y
Joaquin Avila.

Santiago Almazan, del laboratorio Merck,

con Marfa Teresa Diaz, Secretaria Técnica
Juan Luis Bares, Isabel Cordones, Reyes Gallego, Tomés Yuste y Milagros Olias. del Ricofse.
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B mesas redondas

La creacion de un Registro Nacional y la aplicacion de
politicas comunitarias de buenas practicas mejoraran
notablemente el diagnadstico y tratamiento de los
pacientes de Enfermedades Raras

IV MESA REDONDA /

Patrocinada por AMGEN El futuro de la atencidn e investigacion de
las enfermedades raras y medicamentos
huérfanos pasa por reforzar estrategias de
colaboracion entre centros de investigacion,
laboratorios, sistemas sanitarios publicos y
colectivos de pacientes, tanto a escala na-
cional como internacional. Esta cooperacion
multilateral ayudara a establecer un com-
pleto compendio de conocimientos que per-
mitiran optimizar la toma de decisiones en
planificacion sanitaria y social.

Sobre esta postura se profundizé en la mesa
redonda ‘Investigacion epidemiologica en

relacion con las enfermedades raras’, que ®
Tomas CJ“UHU tesorero dt‘ FEDER; Juan Carrion, pr&ident@ d@ FEDER; Antonio Aﬂd[t‘u Con‘té on |a presenda de |a Princesa de As-
eubd|reJ< r general de Evaluacion y Fomento de la Investigacion del Instituto de Salud turias, Dfa. Letizia Ortiz. Moderada por el
tonio Yélamo, director de la Cadena SER Andalucia; Antoni Montserrat, de ' iy . L
Dr. Bartolomé Beltran, tuvo la participacion

(cﬁelfﬂ dc Drc‘ de la Salud y Consumo de la Co n Europea ’ DRI ] :
gador del Departamento de Fisiologia, Anatomia y de Ignacio Abaitua, jefe de Area del Instituto

Patologia cel J\ar delo PO, de Investigacion de Enfermedades Raras del
Instituto de Salud Carlos Ill, que desgrand los
detalles del Registro Nacional de Enfermeda-
des Raras (RNER), uno de los proyectos mas
ambiciosos en la investigacion y tratamiento
de estas patologias en ambito espafiol. “Un
punto de referencia para los profesionales que
traten estas dolencias”, que ya se encuentra
en desarrollo, asequrd el investigador. Este
registro contendra datos acerca de todos los
casos diagnosticados en Espafia, lo que per-
mitird contar con informacion de interés para
la planificacién politica y administrativa, o
incluso para la investigacion de caracter epi-
demioldgico. En este sentido, cabe destacar
Renata Linertova, del Servicio de Evaluacion y Planificacion del Servicio Canario d que el RNER estara vmculado al BIObanCQ de
Salud; Ignacio AbaitUa, jefe de Area del Instituto de Investigacion de Enfermed: Enfermedades Raras del Instituto de Investiga-
del Instituto de Salud Car\os lI: Bartolomé Re \trém director d@ Pr@vemumm y Servid cion de Enfermedades Raras (lIER). Todas las

) muestras analiticas conservadas por este de-
posito estaran a disposicion de todos aquellos
investigadores que deseen llevar a cabo estu-

§ V MESA REDONDA /
Patrocinada por ALEXION

de Investigacion de Enfermedades Raras del \nstituto de ‘Sa\ud Car\os Il
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VI MESA REDONDA /
Obra Social “La Caixa"

dios sobre estas dolencias, que en el dmbito
nacional afectan a 3 millones de personas y
que suponen la causa del 35 por ciento de las
muertes de los nifios menores de un afio y del
10 por ciento de los fallecimientos de los nifios
y nifas de entre 1y 5 afios

EI RNER, ya en fase de desarrollo, se nutrira
de los distintos registros autonémicos impul-
sados por el proyecto SpainRDR (Red Espa-
fiola de Enfermedades Raras). Estos tendran

especial relevancia para el conocimiento
epidemiolégico de las enfermedades raras a
escala nacional. Aparte de todo ello, esta red
estatal también prevé estrechar lazos de la
colaboracion con distintas sociedades cienti-
ficas con el fin de alimentar la base de datos
del registro nacional.

Ya sea desde centros de ambito estatal o
internacional, en estos Ultimos afos se ha
constatado una estandarizacion en la crea-

Fernando Lopo, paciente con MJ

desarrollador de Proyectos de Innovaci
de la Asodiacion Esparicla de Lipodistrofia y Luis Prieto, biotecndlogo y especialista en
nutricion fisiopatoldg
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VIl MESA REDONDA /

Patrocinada por Lilly

caridosis  Scheie;  Afonso  Pedrosa,

1 Sodial, Naca Pérez, presidenta de D'GENES

FARMA-

VI MESA REDONDA

Mercedes Serrano durante su
intervencdion.

cion de productos para el diagnostico y
tratamiento de enfermedades raras a partir
del conocimiento que emana de los labora-
torios y centros de investigacion. Este paso
documental posteriormente es trasladado a
la vida diaria de los pacientes. Para optimi-
zar y facilitar esa traslacion de informacion,
expertos presentes en este encuentro con-
sideraron que lo mas conveniente pasa por
crear un marco validado que en el sector se
conoce como Buenas Practicas (BP), y que
aglutina a distintas guias y protocolos en la
atencion de estas dolencias. A fin de aunar
esfuerzos y aprovechar al maximo las poten-
cialidades que presentan cada una de estas
estrategias de actuacion, el pasado 1 de ene-
ro vio la luz el proyecto europeo ‘Platform for
sharing best practices for management of
rare diseases’, (RARE Bestpractices) en el que
participan 15 socios, entre ellos, la London
Schoool of Economics o el Instituto de Salud
Carlos Il de Madrid. Sobre este tema habld
Manuel Posada, director del Instituto de In-
vestigacion de Enfermedades Raras engloba-
do en el citado centro madrilefio. En esta V
Mesa Redonda participaron también Renata
Linertova, de FUNCIS (Servicio de Evaluacion
y Planificacion del Servicio Canario de Salud)
y Verdnica Alonso, cientifica titular del IIER
del Instituto de Salud Carlos Il.
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VIII MESA REDONDA /

Patrocinada por Fundacién Genzyme

Diana Veasermanas, directora de Psicotourette; Begona Ruiz, responsable del Area
Técnica 1 del Centro CREER; Lidia Meléndez, asesora juridica de FEDER y Juan Manuel
Céliz, responsable de contenidos sanitarios de Europa Press Andalucia.

------ MESA DE CLAUSURA

Claudia Delgado, directora general
de FEDER.

Manuel Pérez y Moisés Abascal con
algunos miembros de Asociaciones
de pacientes, entre ellos Miguel
Gil, Milagros Jiménez, Encami Diaz,
Juan Pedro Vaquero, Jordi Cruz, Jordi de Dalmases, Manuel Pérez, José , Conchi Senén, Fernando Carrefo,
Marfa Isabel Andrés y Manuel Posada. Javier Aquirre e Ismael Martin.

Juan Pedro Vaquero, secretario del

" AR » , icofse, fue el encarc e leer las
Foto de familia del Comité Cientffico y del Comité Organizador del Congreso. Ricofse, fre e encargado de leer lo
condlusiones del Congreso.
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VI Congreso Internacional de Medicamentos Huérfanos

illa

Conclusiones del VI Congreso Internacional de Medicamentos
Huérfanos y Enfermedades Raras

1. Existe un grave problema de inequidad
en el acceso a las pruebas diagnésticas y
al tratamiento con medicamentos huérfa-
nos. Su elevado coste, su reducida utiliza-
cién y su impacto sobre los recursos sani-
tarios, hacen aconsejable su incorporacion
a una futura cartera basica de servicios.
La consecucion de acuerdos entre Agen-
cias evaluadoras y Comités de Expertos de
las diferentes Comunidades Auténomas
contribuiria a una mayor equidad en la
atencion de los pacientes, independiente-
mente de donde vivan.

2. Se evidencia la necesidad de coordi-
nar y homogeneizar las multiples accio-
nes institucionales relativas al registro, la
atencién de pacientes y la investigacion
en enfermedades raras. En este sentido,
parece razonable que sea la Union Euro-
pea el referente esencial.

3. De acuerdo con las recomendaciones
de la Union Europea, los paises miembros
deben tener Planes de Accion para las en-
fermedades raras antes de finales del 2013.
4. La investigacion en enfermedades raras
y en medicamentos huérfanos ya esta rin-
diendo resultados ciertamente contrasta-
dos y al mismo tiempo esperanzadores. Es
importante que las actuales incertidumbres
presupuestarias, tanto en el ambito publi-
co como en el privado, no frenen la actual
dinamica de progreso en el avance de la
investigacion en este campo.

5. En determinadas enfermedades raras
el trasplante representa una opcion vali-
da de tratamiento, siendo importante que
sea llevado a cabo por un equipo mul-
tidisciplinar con amplia experiencia. La
rentabilidad de los trasplantes en ciertas
enfermedades raras es muy alta. No solo

‘ ‘ FARMAPRESS_116_IMPRENTA_ENVIO.indd 15

el paciente trasplantado vuelve a nacer
sino que a todo su entorno le cambia sen-
siblemente la vida.

6. El presente Congreso promueve la reali-
zacion de una encuesta nacional sobre en-
fermedades raras. Esta se llevard a cabo a
los profesionales de la oficina de farmacia,
con el fin de valorar su conocimiento sobre
este tipo de patologias y a los pacientes para
detectar qué servicios especificos pueden
ofrecerles estos establecimientos sanitarios.
7. Aunque el nimero de propuestas de me-
dicamentos huérfanos en la Union Europea
ha experimentado un incremento sustancial
en los Ultimos afios, no ha ocurrido lo mismo
con el de nuevos medicamentos huérfanos
autorizados, cuya tasa anual permanece
practicamente constante. A pesar de la cre-
ciente convergencia con Estados Unidos, la
Union Europea mantiene una notable infe-
rioridad en la designacion y autorizacion de
nuevos medicamentos huérfanos.

8. Los objetivos basicos de la investigacion
de medicamentos huérfanos son similares
a los del resto de los medicamentos. No
obstante, presentan particularidades y difi-
cultades especificas que deben ser oportu-
namente consideradas y resueltas desde el
punto de vista regulatorio.

9. El enorme vacio terapéutico que existe
en las enfermedades raras necesita pro-
yectos colaborativos interdisciplinares para
desarrollar nuevos medicamentos para esas
enfermedades.

10. La sinergia entre las distintas Sociedades
Cientificas, Organizaciones Profesionales Sa-
nitarias, Asociaciones de Pacientes y Comu-
nidades Auténomas constituye la via 6ptima
para el abordaje eficiente de las enfermeda-
des raras.

®

11. Més de la mitad del coste asociado a los
cuidados de los pacientes con enfermedades
raras recae en sus familias y allegados.

12. La figura del cuidador del paciente con
una enfermedad rara tiene una relevancia
especial, mayor que en otros tipos de pato-
logias. Es fundamental facilitar y potenciar
su formacion, asi como dotarle de los me-
dios necesarios, en aras de la mejor atencion
a estos pacientes.

13. El desarrollo de un sistema ordenado de
criterios de buenas practicas clinicas y socia-
les para las enfermedades raras constituye
un nuevo campo de actuaciones que requie-
re un alto nivel de compromiso institucional.
14. La utilizacién de productos de apoyo
resulta fundamental para mejorar la calidad
de vida de los pacientes con enfermedades
raras. Sin embargo, mas de la mitad de ellos
desconoce su existencia, disponibilidad o
su uso adecuado. Por tanto, la actuacion
profesional del farmacéutico en este campo
resulta de gran valor para estos pacientes y
sus cuidadores.

15. La intervencion psicosocial reduce el
estrés y mejora tanto el rendimiento acadé-
mico como la integracién de los nifios con
enfermedades raras. Ademas, repercute po-
sitivamente en varios indicadores objetivos
de salud y de calidad de vida.

16. Las personas con liderazgo de opinion
constituyen un elemento esencial en la di-
vulgacién y en la concienciacion social de
estas patologias.

17. La implicacion de la Casa Real en el
Congreso de Medicamentos Huérfanos y En-
fermedades Raras supone un extraordinario
estimulo para que las enfermedades raras y
su entorno dejen de ser marginales para la
sociedad.

Si quieres contactar con la Comision de Comunicacion del RICOFSE y participar en las publicaciones Farmapress y Farmacia Hispalense
con articulos, comentarios o sugerencias, envia un mail a ricofsecomunicacion@redfarma.org
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Ahora también puedes seguir
toda la actualidad de tu Colegio
y de la Farmacia en

COLEGIO OFICIAL DE

FARMACEUTICOS DE SEVILLA

COLEGIO DE FARMACEUTICOS
DE SEVILLA
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