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RESUMEN

La investigacién y desarrollo de un medi-
camento huérfano no resulta a priori ren-
table en condiciones convencionales. Para
paliar este problema, muchos paises han pro-
mulgado legislacién y normativas que ofre-
cen diversos incentivos para crear un marco
en el que sea factible. Paralelamente, se han
establecido procedimientos regulatorios para
designar como huérfanos los firmacos que
cumplieran los requisitos establecidos, asi
como planes o estrategias de intervencién
sanitaria en enfermedades raras. Todo ello
ha generado grandes avances, tanto en el
nimero de medicamentos huérfanos inves-
tigados y aprobados como en la percepcién
publica de las enfermedades raras. También
ha cambiado sustancialmente el papel de los
pacientes y sus familiares.

Sin embargo, la inmensa mayoria de
enfermedades raras siguen careciendo de
tratamientos especificos, y el elevado costo
e impacto presupuestario de los medicamen-
tos huérfanos comercializados hasta la fecha
genera preocupacion.

Existe una gran controversia respecto a
la inversién necesaria para desarrollar un
nuevo medicamento pero, cualquiera que sea
la cifra, lo innegable es que se requiere una
inversién cuantiosa y prolongada. Aunque

la investigacién y desarrollo de un medica-
mento huérfano pueda ser algo menos cos-
tosa que la de un medicamento para una
enfermedad comun, su mayor incertidumbre
hace que los inversores exijan mayores tasas
de retorno. Son muchos los agentes impli-
cados, entre los que destacan los propios
pacientes, cuya objetividad y equidistan-
cia entre posiciones antagdnicas a menudo
sorprende. Tal vez porque son los primeros
interesados en preservar el frégil equilibrio
entre innovacion, equidad y sostenibilidad.
En el fondo, se trata de un conflicto de difi-
cil solucién: el de la “equidad societaria”,
genérica, vs. la “equidad concreta”, respecto
al individuo afectado por una patologfa muy
poco frecuente. Individuo cuyos derechos a
recibir un tratamiento eficaz y seguro son
los mismos que los de aquellos que pade-
cen enfermedades mis frecuentes. Pero, en
la préctica, esto supone una asignacién muy
asimétrica de recursos.

No existen férmulas mdgicas que resuel-
van esta compleja ecuacién, ni un unico
resultado. La propia excepcionalidad de las
enfermedades raras justifica que las decisio-
nes hayan de tomarse de forma individua-
lizada. Pero, para minimizar la frustracién,
deberdn adoptarse dentro de un marco de
transparencia, serenidad y amplio consenso.
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1. ANTECEDENTES HISTORICOS

En el ano 1983, la Ley del Medicamento
Huérfano Orphan Drug Act! norteamericana,
primera iniciativa legislativa que formalizd el
término medicamentos huérfanos (MH), ya
indicaba que el principal obstdculo para su
investigacién y desarrollo (I+D) por parte de
companias farmacéuticas eran los aspectos
econdmicos, pues el reducido nimero de
pacientes candidatos a ser tratados con un
firmaco concreto dificultaria generar ven-
tas suficientes para compensar la inversion
destinada al proceso de desarrollo de dicho
medicamento. Por ello, proponia una serie
de medidas orientadas tanto a reducir dichos
gastos como a proporcionar incentivos eco-
némicos con el fin de facilitar la viabilidad
econémica de los procedimientos de desarro-
llo de medicamentos destinados a enferme-
dades de baja prevalencia y, en consecuencia,
estimular la investigacién de tratamientos
para este tipo de patologias.

Todas las normativas promulgadas pos-
teriormente en otros paises y dmbitos regu-
latorios concurren en idéntico enfoque. En
particular, el Reglamento Europeo? apro-
bado en el ano 2000 establece, como pri-
mera consideracién, lo siguiente: “Algunas
afecciones son tan poco frecuentes que el
coste de desarrollo y puesta en el mercado
de un medicamento destinado a establecer
un diagndstico, prevenir o tratar dichas afec-
ciones no podria amortizarse con las ventas
previstas del producto”

En definitiva, todas las normativas coin-
ciden en el diagnéstico y en intentar paliar el
nucleo del problema: la investigacién y desa-
rrollo (I+D) de un MH no resulta a priori
rentable en condiciones convencionales. Es
por ello que dichas normativas contemplan

determinadas medidas o incentivos con el fin
de crear un marco en el que el desarrollo de
MH sea factible. Fundamentalmente, otor-
gando un periodo de exclusividad al primer
medicamento que resulte aprobado para
cada enfermedad rara (ER), o que aporte
mejoras significativas respecto a los ya exis-
tentes, aparte de facilidades en los proce-
dimientos regulatorios. Adicionalmente,
algunos paises ofrecen también incentivos
fiscales y/o condiciones de reembolso mds
favorables, asi como presupuestos especifi-
cos a un nivel mds centralizado (regional o
estatal) para garantizar un acceso mds rapido

y equitativo a los MH.

2. LA DESIGNACION HUERFANA
COMO CATALIZADOR DE LA
INVESTIGACION

Con el fin de establecer qué medica-
mentos tenfan derecho a recibir la serie de
incentivos anteriormente descritos, las dife-
rentes normativas sobre MH crearon una
figura regulatoria especifica para este tipo de
firmacos: la designacién huérfana (orphan
designation).

Asi, el propio Reglamento Europeo sobre
MH contemplaba la creacién de un comité
especifico en el seno de la Agencia Europea
del Medicamento (EMA). Este Comité de
Medicamentos Huérfanos (Committee of
Orphan Medicinal Products, COMP) tiene
la misién de otorgar la designacién huérfana
a aquellos firmacos que cumplen con una
serie de requisitos establecidos por la propia
regulacién (Tabla 1).

Los promotores, mayoritariamente la
industria farmacéutica, aunque también
pueden solicitar la designacién grupos de
investigadores o centros ptblicos o priva-
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TABLA 1. Criterios para la Designacién de Medicamento Huérfano en la Unién

EuropeaZ.

* Destinado al diagnéstico, prevencién o tratamiento de condiciones amenazantes para la
vida o crénicamente debilitantes que afectan a no mds de 5 de cada 10.000 personas en la
Comunidad Europea cuando la solicitud se realiza (Criterio de prevalencia) o,

* Destinado al diagnéstico, prevencién o tratamiento de condiciones amenazantes para la vida
o crénicamente debilitantes y que sin incentivos es improbable que la comercializacién del
medicamento en la Comunidad Europea genere suficiente retorno para justificar la inversion
necesaria (Criterio de insuficiente retorno de la inversién) y,

* Que no exista un método satisfactorio de diagndstico, prevencién o tratamiento de la
condicién en cuestién que haya sido autorizado en la Comunidad Europea (Criterio de

método no satisfactorio) o,

* Que en caso de que exista un método, que el medicamento suponga un beneficio
significativo a aquellos afectados por tal condicién (Criterio de beneficio significativo).

dos de investigacidn, solicitan una designa-
cién de MH en base a un dosier cientifico
que responde a los criterios requeridos, y el
COMP evaltia estas solicitudes en el término
de 90 dias con la participacién de expertos
clinicos y representantes de pacientes. La
designacién positiva por parte del COMP
y de la Comisién Europea da acceso a una
serie de incentivos especificos (Tabla 2) des-
tinados a facilitar e impulsar el desarrollo de
estas terapias.

En la Unién Europea (UE), estas medi-
das reguladoras se han acompanado de otras
medidas adicionales, que han facilitado la
discusién y preparacién de recomendaciones
concretas para que los Estados Miembros
disenen e implementen planes o estrategias
de intervencidn sanitaria, tales como diag-
néstico genético, programas de cribado
neonatal, registros y unidades de expertos
o centros de referencia que trabajen en red
en todo el territorio europeo®. Igualmente,
la Comisién Europea, a través del programa
Horizonte 2020, estd financiando proyectos

preclinicos y de desarrollo clinico de nuevos
procedimientos diagnésticos y terapéuticos.

3. ;QUE HEMOS LOGRADO
DESPUES DE 15 ANOS DE
POLITICAS EUROPEAS Y
NACIONALES?

Gracias en buena medida a las normativas
anteriormente citadas, se han logrado gran-
des avances en este periodo en relacién a la
investigacién y desarrollo de medicamentos
para enfermedades de baja prevalencia. En
este sentido, en la UE se han revisado hasta
noviembre de 2015 un total de 2.340 soli-
citudes de designacién, de las cuales 1.599
(72%) han sido concedidas?. Un 20% de
estas designaciones se refieren a terapias
génicas y celulares. A efectos practicos, estos
datos ponen de manifiesto que mds de un
millar y medio de fdrmacos diferentes han
sido reconocidos como potenciales trata-
mientos para enfermedades médicas raras.
Los avances de la genémica y disciplinas
asociadas han tenido un impacto directo en
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TABLA 2. Incentivos que aporta la obtencién de la Designacién de Medicamentos

Huérfanos en la Unién Europea“'.

* Asesoramiento técnico (Protocol Assistance): acceso al asesoramiento cientifico por parte de la

EMA.

* Procedimiento centralizado: reduccién de las tasas para la obtencién de la Autorizacién de
Comercializacién de medicamentos huérfanos designados por la EMA.

* Exclusividad de mercado: exclusividad de mercado durante 10 afios que confiere proteccién
contra firmacos “similares” autorizados en la UE para la misma indicacién terapéutica.
Excepciones: acuerdo con el promotor, falta de suministro, si el nuevo firmaco “similar”
demuestra ser clinicamente superior. Se aaden dos afos adicionales si la indicacién
terapéutica autorizada estd destinada a la poblacién pedidtrica.

* Incentivos nacionales en los diferentes paises de la UE, incluyendo estrategias de apoyo a
laI+D y politicas de acceso a tales medicamentos por parte de los Sistemas Nacionales de

Salud.

* Programas de investigacién comunitarios en el marco de la agenda Horizonte 2020 de la

Comisién Europea.

la bisqueda de nuevas dianas terapéuticas,
de las que los trastornos oncolégicos raros
representan casi un 50% de todas las desig-
naciones de huérfanos de la EMA, seguidas
por las enfermedades metabdlicas y las neu-
romusculares. Es importante resaltar la con-
tribucién de diversas empresas farmacéuticas
y biotecnoldgicas espanolas, y la de diversos
grupos académicos o de investigadores que
han obtenido 26 designaciones.

En este nuevo contexto, las ER han
pasado de ser algo recéndito, de interés
anecdético (con publicaciones médicas cuyo
titulo terminaba invariablemente en: “a pro-
pésito de un caso”), a ser un tema de interés
socio-sanitario, con amplia presencia en los
medios y en las politicas publicas>®.

Los pacientes y sus familiares han pasado
de ser meros sujetos pasivos o consumidores
a ser protagonistas y lideres de numerosas
iniciativas, con sélidas estructuras asociativas
a nivel nacional como FEDER, o continental

como EURORDIS , en un futuro préximo,
posiblemente global”. De hecho, en los ulti-
mos afos los sistemas de salud (SNS) y las
agencias reguladoras de medicamentos de la
UE han adoptado un modelo de gestién y de
evaluacién centrado en el paciente y en sus
necesidades. Por otra parte, también se han
potenciado las actividades educativas dirigi-
das a estos colectivos al objeto de facilitar su
participacion activa en los diferentes comités
cientificos de las agencias®. La EMA ha sido,
sin duda, el adalid en implementar el empo-
deramiento de pacientes en sus diferentes
actividades y ha marcado una hoja de ruta
que siguen progresivamente el resto de agen-
cias nacionales’. Igualmente, la FDA ha emi-
tido unas recomendaciones para la participa-
cidn efectiva de los pacientes en los ensayos
clinicos'. En paralelo, y respecto a la I+D,
también se han formado consorcios y redes
que replican estos dmbitos geograficos!!-13.
Un beneficio adicional, dificilmente cuan-
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tificable pero muy relevante, es el impacto
que la I+D en ER tiene sobre la innovacién,
el conocimiento de otras enfermedades més
frecuentes, y como vanguardia préictica de
la denominada medicina personalizada, asi
como también de las terapias avanzadas.

Obviamente, la realidad, por brillante
que sea, siempre presenta algunas som-
bras. Por ejemplo, pese al incremento en
el nimero de MH aprobados y en inves-
tigacién, la inmensa mayoria de ER siguen
careciendo de tratamientos especificos (en
este sentido, solo 111 medicamentos se han
llegado a autorizar para las mds de 7.000 ER
existentes'4). De hecho, el ritmo de descrip-
cién de nuevas ER supera ampliamente al
de nuevos medicamentos. Llama igualmente
la atencién que muchos medicamentos se
concentran en algunos tipos de enfermeda-
des, llegando a existir 5 0 mds medicamentos
autorizados para una misma ER, mientras
que otras permanecen totalmente huérfanas.
También persisten los retrasos y las diferen-
cias geogréficas en el diagndstico y en el
acceso a las terapias, asi como una creciente
preocupacion'’ respecto a su impacto pre-
supuestario'®® en la ya dificil sostenibilidad
de los SNS.

4. ;QUE INVERSION REQUIERE
LA 1+D DE UN NUEVO
MEDICAMENTO?

Existe mas controversia'® que consenso a
este respecto. La dltima cifra avanzada® por
el Centro Tufts para el Estudio del Desarro-
llo de Farmacos (7ufts Center for the Study
of Drug Development) resulta escalofriante:
2.558 millones de délares americanos. Aun-
que inmediatamente rebatida?!22, sus esti-
maciones y metodologia?® son un referente

consolidado que revisa estos indicadores de
forma periédica. La informacion respecto a
los MH es incluso mds escasa'>. La tesis mds
sostenida por la industria farmacéutica?* es
que la inversién en I+D necesaria para un
MH es similar a la de los medicamentos des-
tinados al tratamiento de las enfermedades
mds prevalentes o comunes. Sin embargo,
un informe reciente? sugiere que, debido al
menor nimero de pacientes requeridos, los
ensayos confirmatorios de eficacia de fase 3
de los MH tendrian un coste notablemente
inferior. Cualquiera que sea la cifra, lo inne-
gable es que se requiere una cuantiosa inver-
sién y no menos de 10 anos hasta, en el caso
de tener éxito, llegar a recuperar la inversion
realizada?s.

5. EL FACTOR “PREMIO” COMO
PARTE DEL “PRECIO JUSTO"

Es importante resaltar el papel de la
incertidumbre como clave de la diferencia
entre el andlisis previo y posterior a la [+D
de cualquier medicamento, huérfano o no.
El retorno econémico previsible no solo ha
de compensar la inversién, sino también el
muy elevado riesgo de fracaso.

La probabilidad de éxito es siempre
escasa, pero muy variable, y dependiente
de multiples factores: obviamente, no es lo
mismo desarrollar un medicamento com-
pletamente nuevo (lo que se denomina en
el argot farmacoldgico un “cabeza de serie”)
que otro que tan solo consista en una leve
modificacién (quimica o, incluso, galénica)
de algo cuya eficacia y seguridad ya hayan
sido demostradas. Del mismo modo, tam-
poco lo es abordar el tratamiento de una
enfermedad poco conocida en cuanto a su
etiopatogenia, curso clinico, prondstico, etc.
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—algo frecuente en ER— que el de otra en la
que todos estos aspectos hayan sido razona-
blemente estudiados y establecidos.

Précticamente todas las formas de inver-
sién, desde la deuda publica a los juegos
de azar, pasando por la bolsa, ofrecen un
retorno proporcional al riesgo, asumido
como medida de incertidumbre. En con-
secuencia, para financiar un proyecto con
escasas probabilidades de éxito, los inver-
sores exigirdn un retorno més elevado. La
tasa observada de aprobacién de un medi-
camento oscila, una vez alcanzadas las fases
clinicas, entre el 11% y el 24%¢*, y baja
hasta el 4,1%?7 si se considera también la
fase pre-clinica. Pero, para esta probabilidad,
el retorno “matemdticamente justo” seria
(1/0,041) ;24,4 veces la inversién realizada!

Adicionalmente, existe un importante
nivel de incertidumbre en relacién a la
prevalencia real de las ER (infra o sobre-
estimada) a si los medicamentos acabardn
estando indicados para la poblacién total
de pacientes afectados o si, por el contrario,
quedardn restringidos a subgrupos concretos.
Huelga decir que un desarrollo que puede
parecer rentable para tratar a 10.000 pacien-
tes probablemente no lo sea para tratar a
1.000 (o requiera un precio por paciente
exorbitante), y sea totalmente inviable para
100. Es la reduccién de esta incertidumbre
la que a veces hace més atractivo desarrollar
un medicamento que, aunque menos nove-
doso y necesario, se dirija a una poblacién
objetivo mejor definida.

Por otra parte, aunque parece general-
mente aceptado que el riesgo asumido por
aquellas empresas dedicadas a desarrollar
medicamentos debe ser compensado, tam-
bién se ha generado controversia en relacién

a cudl es el “premio” razonable para que el
precio de un medicamento sea justo. En este
sentido, el mayor nimero de diagnésticos
asociados a la aparicién de una nueva inter-
vencion terapéutica, el uso de medicamentos
en condiciones fuera de indicacién (off-la-
bel) y la falta de trasparencia en conocer la
inversion real realizada para desarrollar cada
medicamento, generan incertezas tanto para
las administraciones publicas y profesionales
como, en los dltimos anos, a las asociacio-
nes de pacientes sobre la adecuacién de los
precios propuestos para este tipo de medi-
camentos.

6. VALOR VS. BENEFICIO
RAZONABLE VS. MAXIMIZACION
DEL BENEFICIO

En los paises que forman la UE, después
de obtener la autorizacién de comercializa-
cién por la EMA, y correspondientemente
por la Comisién Europea, que es quien
asume la responsabilidad juridica de estas
autorizaciones, los MH y convencionales
deben evaluarse por parte de las autorida-
des competentes de los Estados Miembros
al objeto de fijacidon de precio y establecer
las condiciones de utilizacién a cargo del
SNS. Esta tltima fase es una competencia
exclusiva de cada pais y es clave para asegurar
un acceso equitativo a estas nuevas terapias
al conjunto de afectados de una enferme-
dad minoritaria. A este respecto existe una
gran variedad de aproximaciones por parte
de las autoridades sanitarias respecto a la
asignacién de precio y reembolso. Incluso
en los paises donde son los poderes publi-
cos los que establecen el precio méximo de
venta de los medicamentos, la tendencia
es a calcularlo en base al valor que aportan,
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tanto de forma absoluta como respecto a los
tratamientos autorizados ya existentes. Este
enfoque ha generado toda una rama de la
economia, la evaluacién de las tecnologias
sanitarias (Health Technology Assessment).
Sin embargo, la aplicacién de esta metodo-
logia en ER ha sido, y es, muy debatida y
cuestionada??3!. Se han propuesto diversas
e interesantes alternativas®>33, pero ninguna
ha sido atn plenamente adoptada. En este
sentido, algunos trabajos apuntan a que
metodologias como el andlisis multicriterio
(Multicriteria Decision Analysis) que contem-
plan y explicitan aspectos tanto farmacolé-
gicos como sociales o éticos para definir el
valor de un medicamento, podrian ser tti-
les?4. Incluso se ha llegado a sugerir que, en
estos casos, podria resultar mds apropiado
el antiguo método del costo mds un “bene-
ficio razonable”. Sin embargo, todos estos
enfoques parten de un mismo lado: el de los
compradores (bajo la forma de autoridades
sanitarias, entidades aseguradoras o, en sen-
tido amplio, erario publico/contribuyentes)
y suelen basarse en criterios de sostenibili-
dad presupuestaria o de maximizar el bien
comun. Pero, ;cudl es la perspectiva desde
el otro lado?

Cualquier compania que afronte un
proyecto de cierta magnitud —y la I+D
de un nuevo medicamento claramente lo
es— requiere financiacién, ya sea externa o
interna, si ya obtiene beneficios suficientes,
reinvirtiéndolos en vez de distribuirlos entre
sus accionistas. En este tltimo caso, la renta-
bilidad va ligada, fundamentalmente, a una
cotizacién creciente en el mercado de valo-
res, a su vez influenciada por la opinién de
los analistas y mercados financieros. Y, ;cudl
es el objetivo casi undnime —y, por tanto, la

obligacién profesional de los gestores de las
empresas— Maximizar el beneficio dentro
del nivel de riesgo asumido.

En consecuencia, la discrecionalidad de
los altos directivos de esa compania estard
severamente condicionada por las expecta-
tivas del mercado. Y si optan por no alcan-
zarlas, aunque sea por intentar que el nuevo
medicamento llegue al mdximo niimero de
pacientes, es muy probable que sean susti-
tuidos por otros directivos menos altruistas.

También estd muy generalizada la per-
cepcién, a menudo alentada por noticias y
opiniones sensacionalistas, de que los pre-
cios y beneficios derivados de los MH son
excesivos, incluso abusivos. Sin embargo, un
reciente y desapasionado andlisis* demues-
tra que las companias mds orientadas a ellos
tienen un resultado peor, en términos finan-
cieros, que el resto de la industria biofarma-
céutica.

No obstante, los precios habitualmente
mucho mds altos de los MH y el impacto
creciente que se ha observado en los dlti-
mos afios en los presupuestos nacionales
han levantado voces criticas en relacién a la
sostenibilidad a largo plazo de estas terapias
por parte de los SNS.

Todos estos hechos deberfan hacer
reflexionar acerca de la falta de perspectiva a
medio y largo plazo de los diferentes agen-
tes implicados que permita la incorporacién
de la innovacién terapéutica, garantizando
la sostenibilidad global del sistema. Curio-
samente, a menudo son las asociaciones de
pacientes con ER quienes defienden una
postura mds neutral, equidistante y sensible
a las prioridades de uno y otro lado. Saben
muy bien que, si el frigil equilibrio se rompe,
serfan los mds directa y personalmente perju-
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CCAA: Comunidades Auténomas; CHMP: Comité de Medicamentos de Uso Humano (Committee for
Medicinal Products for Human Use); COMP: Comité de Medicamentos Huérfanos (Committee of Orphan
Medicinal Products); EMA: Agencia Europea del Medicamento (European Medicines Agency); SAWP: Grupo
de Trabajo de Asesoramiento Cientifico (Scientific Advice Working Party); SNS: Sistema Nacional de Salud;

UE: Union Europea.

y reembolso

a cargo SNS
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Comercializacién
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politicas de acceso
a medicamentos
huérfanos

Figura 1. Procedimiento regulador y de acceso al mercado de los medicamentos huérfanos.

dicados. De hecho, la federacién europea de
pacientes con ER (EURORDIS) ya ha aler-
tado de estos riesgos y ha puesto en cuestién
si los precios de estos medicamentos obede-
cen a los resultados en salud obtenidos o a los
costes ligados a su desarrollo, o si dependen
exclusivamente de los objetivos marcados por
los inversores?. En nuestro pais, la fijacién
del precio y de las condiciones de reembolso
de los MH por parte del Ministerio de Sani-
dad van seguidas de una evaluacién por parte
de las Comunidades Auténomas, que son las
responsables de la gestion, control y finan-
ciacién de estas intervenciones. Ademds,
las comisiones de farmacia y terapéutica de
los hospitales revisan y emiten sus propias

evaluaciones y recomendaciones de uso que
plantean, en muchos casos, discrepancias en
cuanto a las condiciones de uso y pueden
generar una falta de equidad social en cuanto
al acceso a estas terapias en los diferentes
territorios del Estado (Fig. 1).

7. CONCLUSION

Como bien saben los gestores sanitarios,
es posible cuantificar la inversion y el gasto
necesario para salvar o, mas estrictamente,
prolongar la vida a determinados pacientes
y, por tanto, extrapolar el costo adicional, ya
que no el valor, de cada una de esas vidas.

Sin embargo, una sociedad avanzada no
puede regirse por criterios exclusivamente
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economicistas. También ha de considerar
criterios éticos tales como la solidaridad y la
equidad, en los que se basa el propio Regla-
mento Europeo de medicamentos huérfanos.
Pero es cierto que, incluso a nivel abstracto,
determinadas situaciones excepcionales (y las
ER, por su propia definicién, lo son) tensio-
nan hasta los paradigmas mds consolidados.

La Constitucién Espafola, como la de
casi todos los paises desarrollados, reconoce
y garantiza la equidad en el acceso a los servi-
cios de salud de todos los ciudadanos. Ahora
bien, aunque también plantea la necesidad
de suficiencia econdmica, la experiencia coti-
diana pone de manifiesto, de forma especial-
mente aguda durante los dltimos anos, lo
limitado de estos loables deseos.

Nos encontramos, por tanto, frente a un
conflicto de dificil solucién: el de la equi-
dad societaria, genérica, vs. la equidad con-
creta, respecto al individuo, por excepcional
que sea su situacién. Nadie objetaria que
el gasto sanitario destinado a una persona
con una enfermedad grave sea, por ejemplo,
10, incluso100 veces superior a la media.
¢:Seguirfamos opinando igual si el maltiplo
fuera 1.000 o 10.000?

Por tanto, ;es necesario establecer limi-
tes?, gserfan éticos? y, sobre todo, ;en base
a qué criterios, y con qué dmbito de apli-
cacién? Este debate acontece en todos los
paises comunitarios y deberia efectuarse con
una visién supranacional y transparente con
participacién de expertos multidisciplinares
y representantes de pacientes. No obstante,
también se ha cuestionado cémo y hasta qué
punto debe considerarse el valor de la rareza
en estas decisiones?.

Evidentemente, serfa pretencioso incluso
intentar dar respuesta a todas estas pregun-

tas, ante las que solo caben opiniones y
argumentos. Pero creemos que es necesario
plantearlas y abordarlas de forma serena,
transparente, y buscar amplios consensos al
respecto. Porque si no, los mds anhelados
avances biomédicos pueden acabar gene-
rando nuevas y mayores inequidades. Y hay
pocas cosas mds frustrantes para un paciente
(y/o sus familiares) que percibir que algo se
le deniega en base a una decisién arbitraria
que no se basa en criterios objetivos ni en
politicas transparentes y que no propician
un marco estable de didlogo y cooperacién
para contribuir a la sostenibilidad del SNS,
que es un bien comun de todos los ciuda-
danos.
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