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Designacion y autorizacion de
medicamentos especiales en la UE

NUEVOS MEDICAMENTOS DE TERAPIAS AVANZADAS

Los medicamentos de terapia avanzada (MTA o Advanced Therapy Medicinal Products, ATMP) ofrecen nuevos e
innovadores tratamientos para las enfermedades. Estan basados en la terapia génica, la terapia celular somatica
o la ingenieria tisular. El marco legal para las ATMP en la Unién Europea esta establecido en la Regulation (EC) No
1394,/2007 on advanced therapy medicinal products que asegura el libre movimiento de estas medicinas dentro de
la Union Europea y el acceso a los mercados. La regulacion (EC) n® 1394/2007 también establece el nuevo Comité
en Terapias avanzadas (CAT) cuya responsabilidad fundamental consiste en preparar un proyecto de opinién sobre
cada nueva solicitud de medicamento de terapia avanzada planteada a la Agencia Europea de Medicamentos, antes
de que el Comité de Medicamentos de Uso Humano (CHMP. Committee for Medicinal Products for Human Use) de la
misma adopte una opinion definitiva sobre la concesion, modificacion, suspension o revocacion de una autorizacion
de comercializacién para el medicamento en cuestion.

CLASIFICACION DE NUEVOS PRODUCTOS DE TERAPIA CELULAR SOMATICA EN LOS ULTIMOS DOCE MESES

Células citotoxicas naturales (natural killer) alogénicas expandidas Mieloma miiltiple 05/02/2019

Células madre hematopoyéticas de donante humano tratadas ex vivo Inmunodeficiencia combinada severa 17/12/2018

Enfermedad linfoproliferativa postrasplante refractaria/

recidivante asociada a EBV 15/11/2018

Células T citotdxicas especificas del virus de Epstein-Barr (EBV)

Células dendriticas autélogas pulsadas con lisado de células tumorales

. Tratamiento del mesotelioma maligno 22/2/2018
alogénicas

CLASIFICACION DE NUEVOS PRODUCTOS DE INGENIERIA TISULAR EN LOS ULTIMOS DOCE MESES

Producto derivado del cultivo tisular alogénico del timo posnatal Arritmia congénita (para la reconstitucién inmunitaria) 05/02/2019
Suspensién qe células humanas olfativas envainadas y fibroblastos del Trqtamiento _de lesiones completas o incompletas de Ig’ 17/12/2018
nervio olfatorio médula espinal, enfocado a apoyar la neurodegeneracion

%glr?gnmeandﬁ ?ggterﬂgtﬂgaézsr rgﬁ:gvadas de la gelatina alogénica de Epidermdlisis ampollosa 17/12/2018
Células madre mesenquimales derivadas de la médula 6sea autélogas Ictus isquémico 15/11/2018
Células madre mesenquimales derivadas de la médula 6sea autélogas mg;r:ﬁ;::géén de cartilago, ligamento, hueso y defectos 15/11/2018
Células qure/ progenitoras endoteliales y hematopoyéticas derivadas de _Pacientgs si,n_ opcion con enf(_ermedad arterial periférica e 19/9/2018
sangre autologas isquemia critica de la extremidad

Células quiméricas obtenidas por fusion ex vivo de mioblastos alogénicos Distrofia muscular de Duchenne 27/7/2018

humanos que expresan distrofina

Células quiméricas obtenidas por fusion ex vivo de mioblastos defectuosos
de un paciente con distrofia muscular de Duchenne con mioblastos Distrofia muscular de Duchenne 27/7/2018
normales que expresan distrofina

Homogeneizado de células madre antierogénicas Sindrome erosivo corneal recurrente 27/7/2018
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CLASIFICACION DE NUEVOS PRODUCTOS DE INGENIERIA TISULAR EN LOS ULTIMOS DOCE MESES (Cont.)

Homogeneizado de células madre antierogénicas Tratamiento de soporte de lesiones de la médula espinal 27/7/2018

Células de ensanchamiento olfativas humanas y fibroblastos de olfatos

humanos olfatorios Lesion completa de la médula espinal 27/6/2018
Células adiposas autélogas Fistula anal 1/6/2018
Células madre neurales fetales alogénicas Esclerosis lateral amiotréfica 1/6/2018
Células madre neurales fetales alogénicas Lesiones de la médula espinal 1/6/2018
Células madre mesenquimales derivadas de médula dsea autéloga Esclerosis mdltiple 26/4/2018
Células madre mesenquimales derivadas de médula dsea autéloga Dafios articulares y lesiones de tendones 26/4/2018
24701
Células madre mesenquimales derivadas del cordon umbilical alogénico Esclerosis miltiple 26/4/2018
Células madre neurales humanas alégenas Dafios traumaticos cerebrakes e ictus 26/4/2018

Implantacion quirdrgica para la reparacién de microtia

Condrocitos auriculares autdlogos expandidos L . ) .
gos exp (malformacion congénita del pabellon auricular)

22/3/2018

Células madre mesenquimales alogénicas Tratamiento de la osteoartritis 22/2/2018

CLASIFICACION DE NUEVOS PRODUCTOS DE TERAPIA GENICA EN LOS ULTIMOS DOCE MESES

Células hematopoyéticas CD34+ autdlogas transfectadas con un vector

lentiviral que codifica la subunidad  de CD18 de la integrina humana (32 PR ETIR S G ailiasin (o [Nerins s | iz

Capside de bacteriéfago conteniendo ADN que codifica para nucleasas
guiadas por ARN y las guias de ARN asociadas, dirigidas frente a los genes Infecciones por Escherichia coli productoras de toxinas shiga 05/02/2019
de la toxina shiga

Células madre mesenquimales alogénicas derivadas de la médula ésea y Enfermedad de injerto contra huésped aguda y refractaria a
o o L . 17/12/2018

modificadas genéticamente para expresar alfa-1 antitripsina humana esteroides

Vector de virus adenoasociado que contiene un transgén codificante para un

microARN dirigido frente a la huntingtina BniEREel 1 LT s

Regulador de la conductancia transmembrana de la fibrosis quistica
humana optimizado con codén ARNm complejado con nanoparticulas Mucoviscidosis (fibrosis quistica) 15/11/2018
basadas en lipidos

Vector de virus adenoasociado que contiene un casete de expresion de
lipofuscinosis ceroidea neuronal humana que codifica la enzima lisosdmica Lipofuscinosis ceroide neuronal infantil tardia infantil 15/11/2018
soluble tripeptidil-peptidasa 1

Virus adenoasociado genéticamente modificado que expresa ARN en
horquilla corta (shRNA) dirigido a la proteina de unién a ARN poliadenilato
mutante nuclear 1 (PABPN1), asi como una proteina (1) de union a poli (A)
de tipo salvaje insensible al ShRNA optimizada para codones

Distrofia muscular oculofaringea 19/10/2018
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CLASIFICACION DE NUEVOS PRODUCTOS DE TERAPIA GENICA EN LOS ULTIMOS DOCE MESES (Cont.)

Combinacién de acidos ribonucleicos monocatenarios protegidos en 5’ que

codifican un antigeno asociado a tumor compartido A SR 118 Iyl
Vector ylral adenoasociado serotipo 2 que codifica la proteina canal Retinosis pigmentaria 19/9/2018
rodopsina-2

e huma[las auto!0g§ S et ge'netlcamente para expresar un Mieloma miiltiple recurrente o refractario 27/7/2018
receptor de antigeno quimérico para el antigeno de maduracion de células B

Cod_o_n optlmlgado_ de ornlt_lna human_a optimizada transcarbamilasa que Deficiencia de omitina transcarbamilasa 27/7/2018
codifica el cido ribonucleico mensajero

Vector viral adenoasociado recombinante que codifica el gen iduronato-2- Mucopolisacaridosis tipo Il (sindrome de Hunter) 27/7/2018
sulfatasa humano

Células CD34 + transducidas con un vector lentiviral que codifica el gen del . -

grupo de complementacion A de anemia de Fanconi (FANCA) BT 8 A A
Acldo,rl_bonuclelco monocatenario 5 ‘capsulado que codifica neoantigenos Tumores localmente avanzados o metastasicos 19/6/2018
especificos de tumor

Exosomas que portan ARNm regulador de la conductancia transmembrana Fibrosis quistica 1/6/2018

de la fibrosis quistica recombinante y micro ARN-17

CLASIFICACION DE NUEVOS MEDICAMENTOS COMBINADOS DE TERAPIA AVANZADA EN LOS ULTIMOS DOCE MESES

Tratamiento del mesotelioma maligno 22/2/2018

Células dendriticas autélogas pulsadas con lisado de células tumorales
alogénicas

EVOLUCION CRONOLOGICA DE LAS CLASIFICACIONES Y EVALUACIONES DE LAS TERAPIAS AVANZADAS

POR LA EMA
CLASIFICACION DE MEDICAMENTOS MEDICAMENTOS EVALUADOS
e | wn | s | o
IS S S A S TR
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NUEVOS MEDICAMENTOS HUERFANOS

Los medicamentos huérfanos son aquellos que sirven para diagnosticar, prevenir o tratar enfermedades raras de
caracter muy grave o con riesgo para la vida. En la Union Europea, la calificacion de enfermedad rara se aplica a
todas aquellas que no afectan a mas de 5 de cada 10.000 personas. La designacion de un medicamento como
huérfano no garantiza su uso en la condicion designada y no implica necesariamente que el producto satisfaga
los criterios de eficacia, seguridad y calidad necesarios para la concesion de la autorizacion de comercializacion.
Como para cualquier medicamento, estos criterios sélo pueden ser evaluados una vez que la solicitud de autori-

zacion de comercializacion haya sido presentada.

MEDICAMENTOS HUERFANOS AUTORIZADOS EN LOS ULTIMOS DOCE MESES

MEDICAMENTO® PRINCIPIO ACTIVO LABORATORIO AUTORIZACION m

Takhzyro Lanadelumab Shire 22/11/2018 Angioedema hereditario

Symkevi Tezacaftor/Ivacaftor Vertex 31/10/2018 Mucoviscidosis (fibrosis quistica)
Namuscla Mexiletina Lupin 18/10/2018 Miotonia no distrdfica

Poteligeo Mogamulizimab Kyowa Kirin 20/9/2018 gﬂggff LI, EE D
Luxturna Voretigene Neparvovec Spark 20/9/2018 Distrofia retiniana

Cablivi Caplacizumab Ablynx 31/8/2018 Plrpura trombdtica trombocitopénica

Linfoma de células B grandes,

Yescarta Axicabtagene Kite 23/8/2018 linfoma folicular

Kymriah Tisangenlecleucel Novartis 23/8/2018 :iﬂ?er?né;a(j?ir?g ::::S”Efia;ggt?:{;
MepseVil Vestronidasa alfa Ultragenyx 23/8/2018 Mucopolisacaridosis VI
Myalepta Metreleptina Aegerion 30/7/2018 Lipodistrofia familiar
Verkazia Ciclosporina Santen 6/7/2018 Conjuntivitis, queratitis
Tegsedi Inotersen lonis 6/7/2018 Amiloidosis

Rubraca Rubacarib Clovis Oncology 24/5/2018 Cancer de ovario
Amglidia Glibenclamida Ammtek 14/5/2018 Diabetes neonatal
Gemtuzumab ozogamicina Mylotarg Pfizer 19/4/2018 Leucemia mieloide aguda
Alofisel Darvadstrocel Tigenix 23/3/2018 Fistula rectal

Lamzede Velmanasa alfa Chiesi 23/3/2018 Alfa manosidosis
Crysvita Burosumab Kyowa Kirin 19/2/2018 Hipofosfatemia

ESTADISTICA DE DESIGNACION Y AUTORIZACION DE MEDICAMENTOS HUERFANOS EN LA UNION EUROPEA

Solicitudes | Solicitudes | Opiniones Solicitudes 0pinio.nes L Fé[macos Designaciones
“ remitidas evaluadas positivas retiradas ";i:::’:s SR al:ll;::if::::s a:::rirfzaal:iaassi
| 2018 [EEG 258 163 63% 92 36% 3 1% 169 2 28
260 241 144 60% 96 40% 1 1% 138 14 15
| 2006 [N 304 20 2% 82 27% 2 1% 209 14 14
| 2015 [T 272 177 65% 94 35% 1 1% 190 14 21
B 259 196 76% 62 24% 2 1% 187 15 16
| 2013 [T 197 136 69% 60 30% 1 1% 136 7 8
B2y 192 139 72% 52 27% 1 1% 148 10 12
| 2011 [ETS 158 1 70% 45 29% 2 1% 107 5 5
[ 2000 [EEA 176 123 70% 51 29% 2 1% 128 4 4

| 239 |



PAM Panorama Actual del Medicamento

ESTADISTICA DE DESIGNACION Y AUTORIZACION DE MEDICAMENTOS HUERFANOS EN LA UNION EUROPEA (Cont.)

. - - . Opiniones Farmacos | Designaciones
n SOIIc.“.udes s so"fltudes negativas i ot
remitidas evaluadas positivas retiradas fi . . q
inales autorizados | autorizadas’
[ 2000 [ETH 136 113 23 106

83% 17% 0 0% 9 9

119 118 8 7% 31 26% 1 1% 73 6 7
125 17 o7 8% 19 16% 1 1% %8 13 13
BN o« 103 8 9% 20 19% 2 29% 80 9 11
[ 2005 RS 118 88  75% 30 25% 0 0% 88 4 4
| 200 [T 101 5 % 2 20% 4 4% 7 6 6
BN « % 54 56% 37 40% 1 1% 55 5 5
By =« 75 8 % 3 42% 2 39 49 4 4
Bl = % 6 0% 26 29% 1 1% 64 3 3
[ 2000 [P ) 26 8% 3 10% 0 0% 14 0 0
3211 3043 2434  71% 811 28% 27 1% 2112 164 185

! Indicaciones designadas que estan incluidas en los medicamentos huérfanos autorizados.

PUBLICACIONES Y PAGINAS WEB DE INTERES

A) Instituciones y redes espaiiolas

INSTITUTO DE SALUD CARLOS III (MINISTERIO DE CIENCIA E INNOVACION):

— INSTITUTO DE ENFERMEDADES RARAS:
http://www.isciii.es/ISClll/es/contenidos/fd-el-instituto/fd-organizacion/fd-estructura-directiva/fd-subdireccion-general-servi-
cios-aplicados-formacion-investigacion/fd-centros-unidades/instituto-investigacion-enfermedades-raras.shtml

— CIBERER (Centro de Investigacion Biomédica en Red de Enfermedades Raras):
http://www.isciii.es/htdocs/centros/enfermedadesraras/enfermedadesraras_presentacion.jsp

INSTITUTO DE MAYORES Y SERVICIOS SOCIALES (IMSERSO, MINISTERIO DE SANIDAD, POLITICA SOCIAL E IGUALDADY;
http://www.imserso.es/imserso_01/index.htm

FEDERACION ESPANOLA DE ENFERMEDADES RARAS (FEDER):
www.enfermedades-raras.org

— ASOCIACIONES DE PACIENTES EN ESPANA:
http://www.feder.org.es/asociaciones_listado.php

B) Instituciones y redes europeas

AGENCIA EUROPEA DE MEDICAMENTOS (EMA; EUROPEA MEDICINES AGENCY). APARTADO DE MEDICAMENTOS

HUERFANOS (INGLES):
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/special_topics/general/general_content_000034.jsp&murl=menus/
special_topics/special_topics.jsp&mid=WC0b01ac058002d4eb&jsenabled=true)

COMISION EUROPEA: WEB OFICIAL DE LA COMISION EUROPEA SOBRE ENFERMEDADES RARAS Y MEDICAMENTOS

HUERFANOS (ESPANOL):
http://ec.europa.eu/health/rare_diseases/policy/index_es.htm

ORPHANET: PORTAL DE INFORMACION OFICIAL DE LA UNION EUROPEA SOBRE ENFERMEDADES RARAS Y MEDICAMENTOS

HUERFANOS (ESPANOL):
http://www.orpha.net/consor/cgi-bin/index.php?Ing=ES

EURORDIS: FEDERACION EUROPEA DE ASOCIACIONES DE PACIENTES CON ENFERMEDADES RARAS (ESPANOL).
http://www.eurordis.org/es

C) Otras instituciones y redes internacionales

FOOD & DRUG ADMINISTRATION (FDA, ESTADOS UNIDOS). APARTADO DE MEDICAMENTOS HUERFANOS (INGLES):
http://www.fda.gov/Forindustry/DevelopingProductsforRareDiseasesConditions/default.ntm

PHARMACEUTICALS & MEDICAL DEVICES AGENCY. AGENCIA DE MEDICAMENTOS Y DISPOSITIVOS MEDICOS, DE JAPON (INGLES):
http://www.pmda.go.jp/english/index.htm|
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