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PROGRAMA DE EFICIENCIA TERAPÉUTICA DE MEDICAMENTOS HUÉRFANOS 
Y ULTRAHUÉRFANOS EN UN HOSPITAL DE NIVEL TERCIARIO 

Enfermedades raras y medicamentos huérfanos  
constituyen un tema de CRECIENTE actualidad. 

 
Impacto SOCIAL y MEDIATICO muy relevante. 

 

 
Momento  coyuntural  en el que la SOSTENIBILIDAD adquiere  
gran relevancia  y el debate consecuente sobre el coste de 
OPORTUNIDAD. 
 



ÁC. AMINOLEVULINICO IBEDENONA 

AGALSIDASA BETA IDURSULFASA 

ALGLUCOSIDASA ALFA ILOPROST 

AMBRISENTAN IMATINIB 

ANAGRELIDA IMIGLUCERASA 

ARSÉNICO TRIÓXIDO KETOCONAZOL 

ASPARAGINASA LENALIDOMIDA 

AZACITIDINA MIFAMURTIDA 

BOSENTANO MIGLUSTAT 

BUSULFANO NILOTINIB 

CAFEÍNA PEGVISOMANT 

CANAKINUMAB PLERIXAFOR 

CLADRIBINA ROMIPLOSTIM 

CLOFARABINA RUFINAMIDA 

DASATINIB SILDENAFILO 

ECULIZUMAB SORAFENIB 

ELTROMBOPAG SUNITINIB 

EVEROLIMUS TALIDOMIDA 

FAMPRIDINA TEMSIROLIMUS 

ICATIBANT TRABECTADINA 

Actualmente 41  Medicamentos huérfanos autorizados  

3.218.617,97 € 3.774.701,91 € 

€5.586.991,41  
€6.200.958,78  

RESTO MH

ULTRAHUERFANOS

AÑO 2013  AÑO 2014  
8.805.609,38 € 9.975.660,69 € 

MH – destinado a ER ( prevalencia 5/10.000 )  
Ultra huérfanos – termino acuñado para ER con prevalencia 1/50.000  

22 MEDICAMENTOS HUERFANOS QUE NO TENEMOS EN 
CHUAC 

Los servicios de farmacia nos planteamos el impacto 
presupuestario  que un paciente con una enfermedad rara 
pueda tener, ya que en este momento no existe un fondo 

económico reservado para ello.  



  Analizar los resultados de un programa de eficiencia terapéutica 
aplicado a las terapias con medicamentos huérfanos y ultrahuérfanos para 
el tratamiento de enfermedades raras, evaluando el impacto económico en 

un hospital de nivel terciario durante el año 2014.  
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Un programa de eficiencia terapéutica pretende ofrecer a cada paciente una 
respuesta óptima a su tratamiento con los menores costes e inconvenientes 

para el propio paciente y para la sociedad en su conjunto 

OBJETIVO 
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MATERIAL Y MÉTODOS 

INDICACIONES 
 

 Enfermedad de Fabry 
 Trombocitopenia inmune primaria 
 Osteosarcoma 
 Enfermedad de Hunter 
 Leucemia Linfoblástica Aguda 
 Hemoglobinuria Paroxísitica 

Nocturna 
 Síndrome Urémico Hemolítico 
 movilización cs hematopoyéticas 
 Leucemia linfática crónica 
 Mieloma múltiple 
 Hipertensión  arterial pulmonar 

MEDICAMENTOS 
IMPLICADOS 

 
 Agalsidasa beta 
 Romiplostim 
 Mifamurtide 
 Idursulfasa 
 Clofarabina 
 Eculizumab 
 plerixafor 
 Lenalidomida 
 Bosentán 
 Ambrisentán 
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MATERIAL Y MÉTODOS 

Periodo de estudio: 12 meses, año 2014. 

ESTRATEGIAS DE EFICIENCIA  

Agrupación de pacientes 
Agalsidasa beta 

Romiplostin  

Mifamurtide 

 

 

Extensión de la 

estabilidad 
 

    Mifamurtide 
 

Ajuste de la pauta de 

dosificación 
Idursulfasa 

Clofarabina 

Eculizumab 

 

Redosificación de 

medicamentos 

inyectables 

 
      Plerixafor 

 

Redosificación/ Fraccionamiento 

medicamentos orales  
Lenalidomida, Bosentán, Ambrisentán 
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RESULTADOS 

Se analizó por medicamento y estrategia de eficiencia, el gasto teórico (GT) y 

el gasto real (GR) ajustado durante el año 2014 y se calculó la eficiencia de 

los PET. 
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RESULTADOS 



Los PET posicionan al SF como un servicio clave y constituyen 
una oportunidad  para  los farmacéuticos de hospital  de  
mejorar los resultados en salud en los pacientes, en 
colaboración con los equipos asistenciales, aportando nuestra 
experiencia  en áreas de trabajo que son tradicionalmente 
propias 
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CONCLUSIONES 

Los medicamentos huérfanos y 
ultrahuérfanos pueden llegar a 
constituir un 10-20% del 
presupuesto total en los 
hospitales de nivel terciario, en 
nuestro caso un 13%. 
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