
Preguntes adreçades als assistents per votar en viu 
abans i després del debat, mitjançant Twitter:

A la segona pregunta, la resposta més votada 
entre els assistents és: «Els resultats en salut».
La consulta va enregistrar un total de 22 vots.

A la primera pregunta, la resposta més votada 
entre els assistents és: «Criteris cost-efectivitat».
La consulta va enregistrar un total de 24 vots.

Què opinen 
els assistents?
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Com es podran sostenir els costos creixents 
del tractament degut a l’increment  
de pacients amb malaltia inflamatòria 
immunomediada? #farmaCSC
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La solució a la gestió pública de l’accés  
de medicaments innovadors en l’àmbit de  
les malalties inflamatòries immunomediades 
passarà per: #farmaCSC

Seguir
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57% Els resultats en salut

La compra

La gestió de l’accés

L’anticipació
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La quarta sessió del Cicle de debats sobre la gestió pública 
de medicaments innovadors del Consorci de Salut i Social 
de Catalunya (CSC) es dedicà a les malalties cròniques 
i fou seguida per una quarantena d’especialistes, gestors 
i representants de la indústria farmacèutica. De manera 
pluridisciplinària i participativa, s’abordà l’objectiu de situar 
l’actualitat dels tractaments de patologies cròniques en 
clau d’anticipació, gestió de l’accés, compra innovadora 
i avaluació de resultats en salut, àrees on es concentra 
de manera important la cronicitat: la diabetis, la patologia 
pulmonar –tant la malaltia pulmonar obstructiva crònica 
(MPOC) i l’asma– i malaltia cardiovascular.

Estat de situació, oportunitats  
i reptes de futur dels tractaments  
per a malalties cròniques

Corinne Zara
Conferència

Tant des de l’òptica de la vessant sociosanitària com de la 
terapèutica, la cronicitat és un repte per a la salut pública. 
Antoni Gilabert presentà a la conferenciant del debat, 
Corinne Zara, qui començà el seu discurs remarcant que 
en aquesta sessió es limitaria a comentar tres grups de 
fàrmacs per patologies altament prevalents o d’alt impacte 
clínic. D’altra banda, Zara animà a plantejar un altre debat 
sobre el tractament d’altres problemes de salut impor-
tants, com poden ser les malalties mentals, que suposen 
també un repte pel que fa als tractaments farmacològics.
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Els fàrmacs a tractar són els antidiabètics, els anticoagu-
lants i els fàrmacs per la MPOC/asma, «que representen 
el 21,53% de la despesa total en medicaments en recepta 
i, a més, 8 principis actius relacionats amb aquestes pato-
logies estan entre els primers 20 amb major despesa a 
Catalunya». Només la diabetis representa un cost en 
medicaments de quasi 160 milions d’euros a Catalunya 
al 2017, que no ha parat de créixer en els últims anys; 
Respecte al consum per edats, Zara subratllà que mentre 
s’incrementa en la població menor de 65 anys, en el grup 
d’edat de majors de 65 anys, és manté força estable o fins 
i tot disminueix, fet que podria atribuir-se a que els metges 
es mostren ara més prudents a l’hora de polimedicar la 
gent gran i mantenen una actitud més conservadora en 
quant als objectius dels tractaments. Tot i així, a més d’un 
20% d’aquesta població, se li prescriu un tractament farma-
cològic per a la diabetis.

Amb la MPOC i l’asma, tenint en compte els medicaments 
(LAMA, LABA, corticoides inhalats i combinacions), Zara 
mostrà dades que assenyalen una despesa de gairebé 
110 milions d’euros a Catalunya al 2017. «Les prevalences 
de consum i de pacients gairebé se superposen; però crida 
l’atenció que, per primer cop, la població atesa femenina 
de 15-65 anys supera la masculina». Amb l’anticoagulació 
oral la despesa ascendeix a gairebé 33 milions d’euros 
i es concentra en la població d’edat més avançada. En la 
població d’edat superior a 65 anys, la utilització d’aquests 
medicaments no ha parat de créixer en els últims anys.

Fent referència a les dades tot just publicades de l’informe 
de la central de resultats de Catalunya, Zara va reflexionar 
sobre el fet que el nombre de reingressos hospitalaris 
per exacerbacions de MPOC no ha disminuït en els darrers 
quatre anys (tot i els nous tractaments administrats). Amb 
aquest fet s’obrí el debat sobre l’impacte dels medica-
ments en la millora dels resultats en salut. Zara reconegué 
que existeixen aspectes que intervenen en la variable de 
reingressos i que no estan estrictament relacionats amb 
el medicament (cessació tabàquica, rehabilitació, hàbits 
saludables...), «tot i que n’hi ha d’altres que sí ho estan». 
La conferenciant va citar un treball recent sobre l’evidència 
dels tractaments farmacològics: «En un treball recent [BMC 
Med. 2018 Jul 26; 16(1):115] sobre 140 revisions siste-
màtiques per valorar l’impacte del medicament en els 
resultats en salut, es van identificar 100 tractaments farma-
cològics i, d’aquests, en 28 casos s’evidencia una reducció 
alta/moderada d’admissions hospitalàries». L’estudi va 
concloure que els IECA, ARA II, antagonistes de l’aldoste-
rona, digoxina en insuficiència cardíaca, estatines a dosis 
altes en malaltia coronària, corticoides inhalats, anticolinèr-
gics en crisis agudes d’asma, LAMA i LABA en MPOC 
i antipsicòtics de segona generació i depot en esquizofrènia 
tenen resultats positius. Zara destacà que, en condicions 
de pràctica real, els resultats amb la MPOC es podrien 
atribuir a factors com ara la infrautilització, una infra/
sobredosificació, una adherència terapèutica deficient 
o una utilització inadequada de l’inhalador. Zara va voler 

 Ara mateix, diabetes, asma/
MPOC i anticoagulació 
absorbeixen el 21,53% del total 
de la despesa farmacèutica
En asma i MPOC, per primer cop, 
la població malalta femenina de 
15-65 anys supera la masculina
Corinne Zara
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remarcar que l’èxit en el tractament de la MPOC pot estar 
afectat per la tècnica utilitzada amb els diferents dispositius 
per administrar el fàrmac. En aquest sentit, tingué en 
compte que l’any 2015 el CatSalut indagà en el nombre 
de dispositius que utilitzaven els pacients amb MPOC que 
havien tingut com a mínim un ingrés hospitalari, i es va 
observar que cada pacient feia servir una mitjana de 3,2 
dispositius diferents en un any. «Més de la meitat dels 
pacients de més de 75 anys ingressats amb MPOC fa 
servir tres o mes dispositius diferents per medicar-se, i això 
pot tenir un impacte negatiu tant en els resultats clínics 
com en la despesa farmacèutica». En referència als tracta-
ments de la MPOC, Zara mostrà 
que l’ús creixent d’associacions 
de fàrmacs suposa increments 
importants en la xifra de despesa, 
i també que el cost per medica-
ment en relació als agents impli-
cats té variacions en ocasions 
difícilment explicables, i que seria 
d’esperar que tals diferències 
comportessin millors resultats.

Pel que fa a la diabetis, un estudi 
publicat l’any 2016 al BMJ [BMJ 
Open 2016; 6 e012463] examinà 
els resultats en salut en pacients 
que seguien tractament en el període 2007-2013. Tot i que 
els resultats de l’anàlisi no eren del tot satisfactoris, Zara 
comentà que els resultats clínics no sempre són atribuï-
bles només als medicaments. També subratllà que l’estudi 
es basava en dades obtingudes fins al 2013, i que seria 
interessant fer un seguiment posterior per comprovar si 
han millorat els resultats amb el temps. L’estudi feu palès 
que mentre el nombre de persones tractades augmenta, 
tanmateix no augmenta el control de la malaltia en la 
població en tractament. «Tot i que la intensitat del tracta-
ment farmacològic de la diabetis mellitus tipus 2 va 
augmentar substancialment durant el període 2007-2013, 
no es va evidenciar que anés acompanyat d’un canvi 
positiu en els nivells de control glucèmic».

Alhora, es constatà que els costos farmacèutics generals 
dels pacients diabètics eren 1,59 vegades superiors als 
dels no pacients diabètics.

Corinne Zara comentà un estudi [Clin Ther. 2017 Apr; 39 
(4): 759-770] que es va fer en cinc països europeus sobre 
utilització d’agents antidiabètics, amb 253.530 pacients 
seguits des del 2007 al 2011, i que detectà diferències prou 
importants en les recomanacions de les guies clíniques 
amb resultats ben diferents; per exemple, mentre que al 
Regne Unit la combinació metformina+sulfonilurea era 
utilitzada en un 45% dels pacients, a Holanda era del 47%, 

seguit de Catalunya i Espanya 
amb el 24%. En aquests països, 
les guies són més tancades que 
en altres comparatius (França, 
Itàlia...). L’estudi conclou que dife-
rències en les recomanacions 
de les guies poden comportar 
diferències en la utilització dels 
antidiabètics.

«Actualment, el 85% dels pacients 
rep monoteràpia amb metformina 
i el 30,5% biteràpia metformina 
més sulfonilurea». En aquest punt, 
Zara es detingué a fer una consi-

deració sobre les sulfonilurees [BMJ. 2018 Jul 18; 362: 
k2693]: «Les sulfonilurees, com a medicaments de segona 
línia, s’associen amb un major risc de patir infart de 
miocardi, mortalitat per qualsevol causa i hipoglucèmia 
greu, en comparació amb la monoteràpia amb metformina; 
per tant, continuar amb metformina sembla més assenyat 
que canviar a sulfonilurees. En canvi, quan la sulfonilurea 
s’associa amb metformina, no hi ha canvis en infart ni en 
mortalitat global».

Cal investigar les raons  
i conseqüències  
de l’abandonament 
precoç dels tractaments

Els gestors hem 
d’aprendre a convèncer 
per guanyar-nos  
la confiança
Corinne Zara



QUIN COST REPRESENTEN ELS TRACTAMENTS  
ANTIDIABÈTICS A CATALUNYA?
Actualment, el 67,9%% dels pacients estan tractats amb 
metformina i/o sulfonilurees soles –dada que representa 
el 9,9% del cost global–, mentre que el 32,1% es tracta amb 
altres antidiabètics (incloses associacions amb els ante-
riors), i això suposa el 90,1% de la despesa. «Qualsevol 
alteració en aquest equilibri tindrà conseqüències en quant 
a la gestió sostenible dels medicaments».

Respecte a la utilització d’anticoagulants orals, la Unitat 
d’Estudi dels Medicaments de l’Institut Català de la Salut 
(IDIAP), va analitzar-la en la prevenció d’ictus i embòlia 
sistèmica en pacients diagnosticats amb fibril·lació auricular 
(2013-2017) [Eur J Health Econ. 2018. doi: 10.1007/
s10198-018-0961-7], mesurant l’adherència i la persis-
tència (que no abandonen el medicament) dels medica-
ments prescrits. La xifra de pacients més grans de 65 
anys va augmentar des de 114.743, a l’inici de l’estudi, a 
146.835 a l’acabar; a l’analitzar l’adherència dels pacients 
que inicien tractament entre el 2014-2016, es va observar 
una adherència del 64% amb els ACODs i una persistència 
del 55%, i aquesta és una dada alarmant. Algun estudi 
detecta menys abandonaments de tractaments a un any 
amb els AVK (22%) respecte als NACOs (34%). Zara criticà 
el fet que molts estudis multicritèria (MCDA) per a l’anà-
lisi comparativa entre diferents fàrmacs anticoagulants 
tenen molt en compte tant l’eficàcia terapèutica com la 
seguretat o el cost, «però no el grau d’adherència tera-
pèutica al medicament en qüestió, i aquest aspecte també 
és important en relació als resultats dels tractaments». 
Segons Zara, l’entusiasme per a l’obtenció d’una dosi 
fixa amb ACOD ha d’anar en paral·lel amb una preocu-
pació pels nivells d’adherència terapèutica, en base a que 
aquests agents tenen una vida mitja curta i a la impossi-
bilitat de mesurar l’efecte anticoagulant. Zara recordà, 
igualment, que a Catalunya els ACOD es prescriuen a un 
27,2% dels pacients amb anticoagulants i representen un 
91,3% de la despesa, mentre que els AVK es prescriuen a 
un 72,8% dels pacients i comporten un 8,7% de la despesa. 

Com a conclusions generals de la seva ponència, Corinne 
Zara apuntà:

	� La utilització dels medicaments en pacients crònics ha 
presentat una evolució incrementista durant els darrers 
6 anys, i és urgent avançar en quant a resultats en 
salut atribuïbles als medicaments.

	�� La manca d’adherència és un àmbit de millora prioritari.
	�� Les modificacions en el consum dels agents constituïts 
com a més eficients pot tenir repercussions importants 
respecte a la sostenibilitat.

Accés als tractaments, gestió clínica 
i finançament com instruments per  
a la sostenibilitat del SNS i resultats 
en salut dels medicaments

Joan Josep Cabré
Roman Freixa

Debat

A continuació, Lluís Bohigas introduí a Joan Josep Cabré 
i Roman Freixa. Cabré, pel que fa a la diabetis, destacà 
el fet que els nous antidiabètics orals es caracteritzen 
per la seva seguretat cardiovascular; però que els objectius 
de control de la malaltia diabètica no es poden mesurar 
només per l’eficàcia dels tractaments, «sinó també per 
objectius tan importants com puguin ser la pèrdua de pes 
dels pacients». Aquest fet també es dona en els nous 
tractaments per via parenteral «que presenten dificultats 
a l’hora de precisar quina dosificació és més adient»; 
alguns es poden utilitzar dos cops al dia, altres un sol 
cop al dia, i també n’hi ha d’una administració setmanal. 
Respecte als glucosúrics, que són fàrmacs que s’admi-
nistren per la via oral i eliminen la glucosa a nivell renal, 
«tots aquests agents tenen un efecte positiu en quant 
a reducció del pes». De les noves insulines destacà que 
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sociosanitaris que això tindrà de 
cara al futur, assegurà Freixa, 
esdevindran molt importants pel 
sistema sanitari. L’especialista 
recordà que pel que fa a la insu-
ficiència cardíaca hi ha dues 
fases de risc: una primera, que 
es concreta amb l’ingrés inicial 
a l’hospital, i una segona, de risc 
de recidiva i d’empitjorament que 
augmenten greument. Freixa 
també reconegué que els costos 
més alts del tractament de la 
insuficiència cardíaca (60-80% 

del total) es concentren en els tres últims mesos dels 
pacients, «administrant medicaments no sempre adients». 
Respecte al tractament amb medicaments, Freixa subratllà 
que, fins a aquest moment, únicament s’ha demostrat 
l’eficàcia del tractament de la insuficiència cardíaca en 
el grup de pacients amb funció sistòlica reduïda i no en 
aquells que presenten una funció ventricular conservada.

Respecte a la reflexió sobre disposar de bons tractaments 
i, malgrat això, no estar millorant els resultats sanitaris 
(els resultats no acompanyen) quedà palès que el tracta-
ment de la cronicitat és un repte força complexe que no 
implica només als medicaments. 
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tenen un inici més ràpid d’acció 
i una durada superior (més enllà 
de 30 hores); presenten menor 
risc d’hipoglucèmies (sobretot 
nocturnes) i suposen un menor 
guany de pes (malgrat que totes 
les insulines provoquen guany de 
pes per la seva condició d’agents 
anabòlics). Cabré reconegué que 
un inconvenient important de les 
insulines és el cost elevat, però 
mostrà la seva esperança en el 
fet que els nous agents biosimilars 
impliquin costos més baixos.

Freixa no es centrà només en els nous tractaments, sinó 
també en la complexitat epidemiològica que planteja 
l’anticoagulació oral en la seguretat cardiovascular d’una 
població cada cop més envellida. «El tractament de la 
malaltia cardiovascular en fase aguda ha millorat moltíssim, 
però ara es presenta el problema que els pacients són 
els cardiòpates supervivents amb malalties cròniques 
i comorbilitat». Destacà que la prevalença de la insufici-
ència cardíaca no para d’augmentar, seguida de la malaltia 
isquèmica, la fibril·lació auricular i les valvulopaties. «Un 7% 
de la població amb més de 45 anys pateix insuficiència 
cardíaca; si passem als majors de 75 anys, ja ens situem 
en el 20% de la població i, per acabar-ho de complicar, 
aquesta malaltia presenta una mortalitat molt elevada; de 
fet, la meitat dels pacients mor als 5 anys del diagnòstic 
(superant així la mortalitat de molts càncers)». Els costos 

Sempre és una bona 
notícia que la carpeta  
de les malalties 
cròniques hagi passat 
a ser la del damunt de tot, 
en l’avinentesa que és un 
assumpte comú d’interès 
tant per a metges de 
primària com d’hospital
Roman Freixa



La indústria farmacèutica en el 
tractament i gestió de la cronicitat

Àngels Costa
José Luis Guallar
Joan Heras
Irene Romera

Debat

Tot seguit, Bohigas introduí al primer dels quatre repre-
sentants de la indústria farmacèutica en el debat, Joan 
Heras. El ponent explicà que Boehringer Ingelheim és 
una companyia fundada l’any 1885 a Alemanya, i que 
desenvolupa medicaments per a la salut humana i animal. 
Els seus fàrmacs s’enquadren en àrees terapèutiques 
com la immunologia, l’oncologia, la neurologia, la pneumo-
logia, la cardiologia i l’endocrinologia. «La nostra companyia 
està compromesa amb la cronicitat, atès que un 70% 
dels pacients presenta tres o més patologies cròniques». 
L’objectiu de la majoria dels tractaments desenvolupats, 
segons Heras, és que els pacients més estables (amb 
risc moderat o baix) no progressin ni es desestabilitzin, 
«cosa que comprometria la sostenibilitat del sistema». 

Admeté, però, que es tracta d’un repte complex: «Molts 
d’aquests pacients estan tractats amb una múltiples 
pautes que interactuen i dificulten el control de cada una 
de les malalties cròniques per se». Heras comentà que 
el model hospitalari actual és reactiu pel que fa als malalts 
que es descompensen i que busquen ser atesos per la 
via d’urgències –«cal tenir en compte que tots nosaltres 
acabarem essent un dia malalts crònics, i per tant estem 
parlant de moltíssima gent»– i afegí que Boehringer 
Ingelheim va més enllà de subministrar medicaments, 
i ha promogut programes de formació, d’humanització 
assistencial i contractes basats en l’obtenció de resultats. 
«Tanmateix, compartir riscs o responsabilitats en el món 
de la salut és molt complicat, ja que cal gestionar protocols, 
bases de dades múltiples, resultats i també la percepcions 
dels pacients». Heras proposà un sistema de verificació 
de resultats basat en identificació dels pacients, real world 
evidence (relacionant resultats amb costos associats) 
i monitorització de tots els acords establerts. En definitiva, 
«les administracions haurien de deixar de considerar els 
laboratoris únicament com a subministradors de medica-
ments i atorgar-los una consideració d’agents sanitaris, 
que és el que realment creiem que som».

A continuació, Irene Romera recordà que si el segle XX 
ha estat considerat sempre com un «segle de descobri-
ments», una fita històrica d’aquest segle va ser el desco-
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Àngels Costa explicà que Novartis té el creixement soste-
nible com a guia. «La nostra missió és descobrir noves 
maneres de perllongar la vida de les persones i esdevenir 
líders de confiança pel que fa a una transformació de la 
pràctica mèdica». Costa comentà que la confiança dels 
metges s’ha de guanyar i que la indústria farmacèutica 
és un actor més del sistema de salut davant dels reptes 
de futur que hi ha plantejats: «L’any 2030 hi haurà al món 
mil milions de persones, i gairebé la meitat superarà els 

60 anys d’edat. Es preveu que 
la demanda d’atenció sanitària 
augmenti també un 4,3% i, per 
tant, caldrà que ens reinventem». 
Per aquest motiu, Novartis ja està 
abordant àrees terapèutiques 
com la medicina regenerativa, els 
tractaments personalitzats, les 
teràpies cel·lulars i els tracta-
ments biològics i els biosimilars. 
Pel que fa als resultats en salut, 
Costa explicà que Novartis postula 
el preu dels seus productes en 
funció dels resultats acreditats, 
que aplica estratègies de real 
world evidence, opera amb big 

data, ha adaptat el seu sistema de desenvolupament a 
l’era digital i treballa per consolidar el sistema sanitari. 
A Espanya, té un equip de 986 investigadors externs 
i 206 professionals en plantilla, implicats en 222 assaigs 
clínics que s’estan duent a terme en 227 centres amb 
2.898 pacients. D’altra banda, la companyia duu a terme 
estudis no intervencionistes i plans de formació conjun-
tament amb altres entitats com la Universitat Autònoma 
de Barcelona, la Universidad Autónoma de Madrid, la 
Sociedad Española de Oncología Médica (SECOM) i l’IESE. 
Per concloure, Costa parlà de l’aposta de Novartis per 
«reinventar» una assistència sanitària adequada als nous 
temps i amb el pacient per eix principal, i ho feu mitjançant 
un vídeo explicatiu d’un dels seus últims fàrmacs, Entresto.

briment de la insulina i la possibilitat de tractament dels 
pacients diabètics amb insulines, que inicialment es va 
fer amb extractes de pàncrees de gossos. «Hi va haver un 
abans i un després; la diabetis va deixar de tractar-se com 
una malaltia aguda i passà a tractar-se com una malaltia 
crònica». Lilly sempre ha treballat en l’abordatge d’aquesta 
malaltia, col·laborant a desenvolupar molts tractaments. 
Malgrat això, els nivells de control glucèmic dels pacients 
segueixen essent insatisfactoris. La ponent atribuí aquest fet 
al factor de l’adherència terapèu-
tica, definida com «mesura en la 
qual el comportament d’un pacient 
determinat es correspon amb les 
recomanacions prescrites pel 
metge». Romera afirmà que la 
taxa d’adherència en la diabetis 
poques vegades supera el 50% 
en països desenvolupats, a causa 
–probablement– de la complexitat 
de les pautes que es donen als 
malalts. Per això, Lilly ha desen-
volupat fàrmacs amb pautes 
d’administració que resulten més 
fàcils d’entendre pels pacients, 
diferenciant les diverses pobla-
cions de malalts diabètics i integrant tots els actors de 
l’àmbit assistencial en el propòsit de control més eficient. 
La ponent posà com a exemples la dulaglutida i el glucagó. 
La primera té una vida mitjana plasmàtica d’aproximada-
ment 5 dies, una eliminació renal mínima, un potencial 
immunogen baix, i s’administra en una dosi única setmanal 
injectable. «El dispositiu d’injecció, a més, ha estat quali-
ficat de molt útil pels pacients perquè s’aplica en 5-10 
segons, amb agulla retràctil i té confirmació de dosi ade-
quada». Del glucagó, indicà que es tracta d’una molècula 
descoberta fa 61 anys, que durant molt temps s’ha admi-
nistrat mitjançant injeccions i que ara, per primer cop, es 
podrà administrar per via nasal. La indicació d’aquest 
nou medicament són les hipoglucèmies greus.
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L’any 2030 hi haurà  
al món mil milions de 
persones, i gairebé la 
meitat superarà els 60 
anys d’edat. Es preveu 
que la demanda 
d’atenció sanitària 
augmenti també un 4,3% 
i, per tant, caldrà que 
ens reinventem
Àngels Costa



José Luis Guallar presentà Sanofi-Aventis, amb més de 
16.000 treballadors a tot el món i destinant un 15,3% dels 
ingressos de les vendes a I+D, centrada en els àmbits 
terapèutics de: diabetes, malalties cardiometabòliques, 
esclerosi múltiple, oncologia, hematologia, malalties rares, 
immunologia i vacunes. Ara mateix té 40 projectes en 
etapes inicials de desenvolupament i 11 en etapes finals. 
La diabetis és un dels focus d’investigació i desenvolupa-
ment de Sanofi-Aventis, amb 7 productes ja comercialitzats 
entre el 2003 i el 2016. Al pipeline de la companyia, de 
cara al futur, hi ha noves molècules com iglarlixi, amb un 
mecanisme d’acció complementari de glargina, i també 
lixisenatida, que requereix una sola injecció diària. «En 
assaigs clínics, aquesta molècula –encara no comercia-
litzada– ha demostrat reduir la HbA1c i també el pes 
corporal». Un altra molècula nova de Sanofi-Aventis que 
es presentà fou sotagliflozina, un inhibidor dual de SGLT1 
i SGLT2, indicada per a pacients amb diabetis tipus 1. 
Com els anteriors ponents, Guallar es referí a les oportu-
nitats de la real world evidence i invità els actors del sis-
tema sanitari a incorporar la indústria farmacèutica en la 
recerca d’aquestes evidències, «que beneficien tothom, 
perquè permeten conèixer quantes persones del nostre 
entorn estan afectades per una determinada malaltia, 
o quins factors sociodemogràfics intervenen en la seva 
resposta als tractaments, l’impacte real dels fàrmacs en 
l’evolució dels pacients i el cost/efectivitat de les mesures 
administratives». Amb aquesta intenció, el 2017 Sanofi 
va llançar la plataforma Darwin de big data (una base de 
dades de 300 milions de persones) per a ús clínic i científic. 
«El mateix any, Sanofi-Aventis va llançar també Onduo, 
una plataforma de gestió integral de la diabetis gestionada 
conjuntament amb Google».

EN CLAU DE FUTUR
Com en cada debat, Antoni Gilabert recordà als assis-
tents la idoneïtat d’explorar, a la manera d’un “radar”, 
com es podran sostenir els costos creixents del tracta-
ment de pacients amb malalties cròniques, i obrí la part 
més participativa del debat analitzant els resultats del 
primer power vote (es poden consultar al final d’aquest 
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capítol) resolent que els assistents eren força optimistes 
en l’opció més votada. «Això de les malalties cròniques 
ho enllestirem nosaltres fent prevenció i promoció de la 
salut». El moderador donà pas, tot seguit, als integrants 
del fòrum clínic-gestor, encarregant-los d’abordar l’accés 
als tractaments, la gestió clínica i finançament, la soste-
nibilitat del sistema i els resultats en salut.

Fòrum clínic-gestor al voltant  
de l’accés als tractaments, la gestió 
clínica, el finançament, la sostenibilitat 
del sistema i els resultats en salut.

Ester Amado
Joan Escarrabill
Miguel Ángel Martínez
Pilar Saura

Debat

Luís Bohigas proposà als ponents aquesta pregunta: «Fa 
deu anys que sentim parlar de programes de cronicitat. 
De què han servit aquests programes?».

Miguel Ángel Martínez explicà que els programes ende-
gats fa deu anys eren necessaris i estaven justificats, però 
va reconèixer que la seva efectivitat ha estat molt escassa. 
Explicà que s’ha buscat poder suplir totes les necessitats 
terapèutiques que els pacients tenien i, amb els anys, 
aquestes necessitats no han parat d’augmentar. «És difícil 
ara retirar tractaments a algú que sabem que els necessita; 
per més que les revisions clíniques, al cap d’un temps, 
suggereixin un abordatge diferent». En qualsevol cas,les 
revisions sistemàtiques han funcionat. Tot i això, Bohigas 
subratllà que els resultats clínics no semblen haver millorat. 
Martínez criticà que les estratègies de salut van encami-
nades a evitar que el pacient acabi anant a l’hospital. 

SESSIÓ 4  Malalties cròniques



«I el pacient crònic acostuma 
a viure la malaltia a casa i amb 
els remeis que el metge de cap-
çalera li ha prescrit». Bohigas 
preguntà: «És un problema de 
metges, de manca de temps o bé 
de la complexitat del sistema?». 
Martínez assumí que es tracta 
d’un problema multifactorial, i a 
més hi ha hagut una crisi econò-
mica que, en molts aspectes, ha 
evitat que els professionals puguin 
desenvolupar els programes de 
cronicitat de manera òptima i amb 
els recursos necessaris. «Per fer-ho 
bé, hauríem de seure en una 
mateixa taula tots els actors de 
la cronicitat (i, per descomptat, 
també els pacients) i elaborar conjuntament uns programes 
més senzills i pràctics. Els metges de família, aïlladament, 
no ens en sortirem».

Gilabert, per la seva banda, preguntà a Pilar Saura quin 
balanç fan els gestors dels programes de cronicitat. Saura 
fou molt concisa a l’hora d’interpretar que «el que falla no són 
potser els criteris i les guies, sinó la manera de comunicar- 
nos entre tots plegats». Els qui decideixen quins seran 
els objectius de prescripció, explicà Saura, no són sempre 

els metges que prescriuen i, per 
tant, poden tenir molt clar què 
cal fer i no pas tant com fer-ho. 
«Quan el metge està davant 
d’un malalt crònic, no sempre és 
aplicable un programa concret 
sense tenir en compte totes les 
circumstàncies particulars de la 
persona, i així s’aboquen els 
objectius del programa a una 
variabilitat molt difícil». Tanmateix, 
Saura explicà que els avanços 
tecnològics digitals ara fan pos-
sible dissenyar programes molt 
més a la mida de cada pacient 
i fer-ho amb molta més concreció. 
A banda, un altre aspecte que 
posà damunt la taula és la moti-

vació dels professionals: «No poden fer més del que fan, 
tenint en compte la saturació assistencial, si no busquem 
incentius que impliquin els metges prescriptors dels 
pacients crònics en el disseny de programes de cronicitat 
adients».

Joan Escarrabill reconegué que la motivació i els incentius 
no solament s’han de promoure de cara als professionals, 
sinó també als pacients «cansats de fer esforços que no 
tenen mai cap recompensa». En aquesta línia, Roman Freixa 
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En l’abordatge de la 
cronicitat, per fer-ho bé 
hauríem de seure en 
una mateixa taula tots 
els actors de la cronicitat 
(i, per descomptat, també 
els pacients) i elaborar 
conjuntament uns 
programes senzills  
i pràctics. Els metges  
de família, aïlladament, 
no ens en sortirem
Miguel Ángel Martínez
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recordà que recentment s’estan elaborant aplicacions 
digitals que motiven els pacients a monitoritzar els seus 
avenços en qüestió d’exercici físic i de salut, de manera 
que el terapeuta pot intervenir gairebé únicament com 
a supervisor en determinades tasques. No obstant això, 
Escarrabill feu una crida a no confondre els accessoris 
amb l’essència del tractament mèdic: «No oblidem mai 
que una part molt important de la nostra feina com a metges 
és educar els pacients a ser bons malalts». Escarrabill 
explicà que havia interrogat una quarantena d’hospitals 
del territori català per saber quants d’ells estaven duent a 
terme programes de cronicitat en malalties respiratòries: 
«Només un. Per tant, si no assumim els plans de cronicitat, 
per més que surtin aplicacions digitals i creixi el nombre 
de pacients experts i motivats, no ens en sortirem». Pel 
que fa als medicaments, Escarrabill opinà que amb la 
cronicitat els fàrmacs són només una part de les mesures 
a prendre. «Quan en un servei els professionals apliquen 
fil per randa les indicacions de prescripció, abans de 
certificar si estan fent bé la seva feina amb indicadors de 
prescripció potser caldria esbrinar quin balanç de rein-
gressos té el servei en qüestió, si s’estan assolint els 
graus de control de la malaltia òptims... No n’hi ha prou 
amb prescriure bé per fer bé la feina».

Com a assessora en l’ús correcte dels medicaments als 
equips d’atenció primària, Ester Amado defensà la funció 
dels programes de cronicitat com a referents d’actuació. 
«El fet que el model sanitari estigui encara més centrat en 
les patologies que en les persones, fa que hi hagi encara 
camí per recórrer». Amado afegí un altre problema: la poli-
medicació: «Cada cop tractem amb més medicaments 
i això explica fets com que un percentatge molt important 
de pacients crònics estigui essent tractat amb més de 
set principis actius diferents».

Escarrabill postulà que «si les prescripcions no estan 
adequades al seu perfil, el més prudent és que el pacient 
no s’hi adhereixi», i comentà que els sociòlegs consideren 
les malalties cròniques com un problema «maleït», perquè 
té molts factors i cap solució prou bona. «Els metges, quan 
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Volent anar molt lluny, tracem 
objectius complicats, 
compliquem el discurs i ningú 
ens entén. Potser és millor 
començar amb objectius senzills 
i, si funcionen, seguir endavant 
amb la motivació i la confiança 
que proporciona el fet que 
estiguem tots d’acord
Pilar Saura



hem d’abordar algun tema complicat, sempre fem un 
estudi pilot, que inequívocament surt bé i diu, de totes, 
totes, quin remei hem d’aplicar. Però després, les coses no 
surten com voldríem». En opinió d’Escarrabill, s’elaboren 
programes molt simples per resoldre problemes complexos.

Amado reivindicà l’esforç dels metges d’atenció primària, 
«saturats d’indicadors i de xifres que no paren de variar 
bo i havent de gestionar, moltes vegades sols, la salut dels 
pacients que venen a consulta». Amado també coincidí 
amb Saura que sovint falla la 
comunicació. «Hospitals i centres 
no comparteixen les històries 
clíniques ni examinen variables 
de la mateixa manera; sovint, 
uns i altres es comuniquen fent 
servir el pacient com a emissari». 
Gilabert apuntà aquest titular: 
«Teníem un problema crònic, 
i ara tenim una solució crònica!».

Escarrabill afirmà que fan falta 
programes consensuats –«tot 
i que de vegades fa mandra 
aplicar-los»–, però abans és 
necessari posar-se d’acord en 
quines variables de control cal 
mesurar. Corinne Zara intervingué 
per recordar que el problema 
que en aquest debat se suscita 
és bàsicament un problema de confiança. Explicà que 
molts dels problemes s’aborden en reunions amb farma-
cèutics, metges i gestors on tothom diu la seva sense 
posar-se sempre d’acord. Zara reivindicà una certa unitat 
de criteri que es basi en la confiança, «començant pels 
mateixos gestors, que hem d’aprendre a convèncer». Si les 
guies o programes que cal discutir es discuteixen amb 
confiança, hi haurà resolució i resultats. Escarrabill afegí 
que la confiança no és tant una «gràcia infosa» com una 
virtut que cal treballar. Saura, alhora, tornà a reivindicar 
la necessitat de comunicar bé: «Segons com exposem 

les coses, es fa més fàcil que ens entenguem i que la 
confiança ens posi d’acord». És a dir, si clínics o gestors 
mantenen un discurs i una manera de fer exclusius, els altres 
actors del sistema se sentiran exclosos i desconfiaran. 
Segons Saura, «volent anar molt lluny, tracem objectius 
complicats, compliquem el discurs que ningú entén. Potser 
és millor començar amb objectius curts i senzills i, si 
funcionen, seguir endavant amb la motivació i la confiança 
que proporciona el fet que estiguem tots d’acord». Saura 
feu també una crida a la indústria farmacèutica perquè 

se sumi a aquesta estratègia: «El 
problema de l’adherència tera-
pèutica ens interessa resoldre’l 
a tots plegats».

Gilabert recordà que hi ha estra-
tègies molt concretes que ajuden 
a l’èxit de gestors i clínics, com 
la targeta sanitària, «que ha fet 
més per la salut universal que 
molts programes sumats». Aclarí 
que només és una eina, però 
essencial, i proposà seguir en la 
recerca d’altres ben útils «per 
exemple, la recepta electrònica». 
Assegurà que hi ha eines de tot 
tipus i per a tots els gustos; de 
participació, de reconeixement, 
de motivació, etc.

En aquest sentit, Escarrabill feu esment que la Llei del 
tabac ha estat una eina molt efectiva, «després que clínics 
i gestors ens haguéssim passat 20 anys picant pedra». 
A tall d’anècdota, explicà com molts pneumòlegs advo-
caven per la llei i alhora fumaven, «fins i tot en congressos 
de l’especialitat». Amb tot, Escarrabill reflexionà sobre 
les eines que poden ser revolucionàries, «però cal que el 
conjunt del sistema passi per una maduració que, a més 
de treball i confiança, requereix un cert temps».
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Quan en un servei els 
professionals apliquen fil 
per randa les indicacions 
de prescripció, abans de 
certificar si estan fent bé 
la seva feina potser 
caldria esbrinar quin 
balanç de reingressos  
té el servei en qüestió,  
si s’estan assolint els 
graus de control de la 
malaltia òptims… No n’hi 
ha prou amb prescriure 
bé per fer bé la feina
Joan Escarrabill
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Amado va reconèixer que les administracions públiques, 
des que va esclatar la crisis, «no han ajudat a que els 
programes ajudessin en els problemes que clínics o farma-
cèutics detecten amb les malalties cròniques», i posà 
l’exemple de la MPOC. Joan Josep Cabré reivindicà que, 
des de l’atenció primària, es busca que les propostes a 
les administracions siguin el més senzilles i universals 
possible, a fi que s’entenguin i beneficiïn més població. 
Miguel Ángel Martínez, fent autocrítica, reconegué que «els 
primers que cal que ens posem les piles som nosaltres» 
i recordà una reivindicació tan treballada amb la MPOC 
com que tots els pacients disposessin d’espirometries, 
reivindicació que ja s’ha aconseguit –ara tots els centres 
en disposen– «i tot i això les xifres 
d’utilització d’aquesta eina tan 
útil i reivindicada no són pas per 
llançar coets». Passa el mateix 
amb moltes eines digitals que 
ara tothom té però que en molt 
pocs casos es fan servir. «No ens 
guanyarem la confiança del sis-
tema demanant coses que des-
prés no utilitzem».

Freixas comentà que «sempre és 
una bona notícia que la carpeta 
sobre les malalties cròniques hagi 
passat a ser la del damunt de tot, en l’avinentesa que és 
un assumpte comú d’interès tant per a metges d’atenció 
primària com d’hospital». El ponent afegí que «junts ho 
farem millor». També reconegué que tot i que els resultats 
no acompanyin, la mentalitat ha canviat i ara ja ningú dubta 
de la importància d’abordar conjuntament l’atenció de les 
malalties cròniques. «Els cardiòlegs, concretament, som 
conscients que els pacients amb insuficiència cardíaca 
no es poden tractar només als hospitals; col·lapsarien 
totes les urgències!». La primària, segons Freixas, fa una 
feina que permet que la funció dels hospitals esdevingui 
molt més líquida. «Alhora, les llistes d’espera per una 
visita hospitalària al cardiòleg han passat de tres mesos 
a només una setmana». Els programes de cronicitat poden 

no haver assolit els objectius, però sí que s’han aconseguit 
coses importants. Freixas, igualment, es mostrà partidari 
d’apostar més per l’educació dels pacients, «tot i que 
possiblement sigui el repte més difícil».
 
En aquest punt del debat, Gilabert demanà als assistents 
quins incentius poden ajudar a que els diferents actors 
del sistema sanitari promoguin estils de vida saludables 
i siguin actius en aquest terreny, en comptes de simplement 
prescriure medicaments.

Escarrabill s’afegí a aquesta reflexió i es preguntà si els 
programes de cronicitat s’han centrat prou en el que 

s’havien de centrar: canviar els 
estils de vida. «Potser hem car-
regat massa el pes i la respon-
sabilitat en l’assistència primària, 
quan hauríem d’haver enfocat el 
problema des d’una perspectiva 
sociosanitària; existeixen condi-
cionants socials que resulten 
molt més importants que els 
estrictament de salut». Per a 
Escarrabill, no es tracta tant de 
repartir bé els incentius com de 
repartir les responsabilitats, i per 
això demanà que «uns i altres» 

–metges, gestors, zeladors, infermers o farmacèutics– 
facin servir sempre el sentit comú: «Que un pacient amb 
MPOC faci servir tres inhaladors diferents a la vegada, 
no és que no tingui sentit per als gestors, sinó que no ha 
de tenir sentit per a ningú».
 
Martínez explicà que «tenir temps de pensar i reflexionar, 
com fem aquí, és molt bo; però als centres de salut els 
metges no tenim prou temps de pensar, és gairebé un 
luxe que no ens podem permetre». Tornant al problema 
de la comunicació –en aquest cas, la comunicació entre 
metge i pacient–, Martínez afirmà que molts metges tan 
sols poden avaluar l’estat dels pacients pel que els pacients 
expliquen, «sense que alguns pacients entenguin què està 

Cada cop tractem amb 
més medicaments i això 
fa que un percentatge 
molt important de 
pacients crònics estigui 
essent tractat amb més 
de set principis actius 
diferents
Ester Amado
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passant». Sovint, això enterboleix la identificació de signes 
i símptomes clau, i implora la necessitat d’una educació 
sanitària més bona. Posà el cas de l’adherència terapèutica: 
«A la consulta fem com si el pacient estigués prenent tot 
el que hem prescrit; però, si algun dia visitem el seu 
domicili, descobrim calaixos plens de medicines que no 
s’ha pres».

Amado s’afegí a la demanda que la metodologia de pres-
cripció dels medicaments ha de ser una «metodologia 
estructurada» en funció de les circumstàncies del pacient, 
bo i reconeixent que això ho fa encara més complicat per 
als metges. «Els experts en medicaments estem estan-
darditzant aquesta metodologia per tal que a les consultes 
resulti més pràctica i eficient». Amado reivindicà una 
eina tan essencial com és el temps: «No només temps 
per a que el metge pugui meditar correctament quina 
estratègia cal seguir, sinó perquè pugui explicar bé al 
pacient quants medicaments haurà de prendre, en quin 
moment del dia, amb quines precaucions, i obtenir un 
cert feedback del propi pacient». Amb alguns pacients 
això queda explicat en cinc minuts; amb d’altres potser 
calgui mitja hora.

Escarrabill aportà la necessitat de l’adaptabilitat: «No 
tenim temps per fer-ho tot amb tot els pacients, però si 
tenim temps per fer-ho tot amb determinats pacients, 
i prou criteri per endevinar en quins pacients, això pot ser 
més important o més efectiu».

Zara afegí que el temps dedicat a reflexionar i pensar 
sempre és una bona inversió, perquè fa que la teva feina 
guanyi efectivitat. Finalment, Gilabert tancà el debat amb 
la frase lapidària: «La malaltia crònica sempre serà una 
qüestió de temps». 



Preguntes adreçades als assistents per votar en viu 
abans i després del debat, mitjançant Twitter:

A la segona pregunta, la resposta més votada 
entre els assistents és: «Obtenir millors resultats 
en salut».
La consulta va enregistrar un total de 23 vots.

A la primera pregunta, la resposta més votada 
entre els assistents és: «Prevenció i promoció de 
la salut».
La consulta va enregistrar un total de 29 vots.

Què opinen 
els assistents?
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Com es podran sostenir els costos creixents 
dels tractaments i del nombre de pacients 
amb malalties cròniques? #farmaCSC
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La solució a la gestió pública de l’accés  
de medicaments innovadors en l’àmbit de les 
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La cinquena sessió del cicle de debats sobre gestió pública 
de medicaments innovadors del Consorci de Salut i Social 
de Catalunya (CSC) es dedicà al tractament de les malalties 
minoritàries. En la sessió participaren gestors de l’àmbit de 
la salut, representants de la indústria farmacèutica i repre-
sentants de les associacions de pacients. L’objectiu del 
debat en el marc d’aquest cicle fou situar el tractament 
de les malalties minoritàries en clau d’anticipació, gestió 
de l’accés, compra innovadora i avaluació de resultats.

Estat de situació sobre l’aprovació  
de medicaments orfes a Catalunya

Manel Fontanet
Conferència

El primer ponent del debat, Manel Fontanet, plantejà 
d’entrada a tots els assistents l’estat de situació sobre 
els medicaments orfes. Fontanet començà la seva inter-
venció definint què és un medicament orfe en els dife-
rents àmbits: «Hi ha algunes malalties tan poc freqüents 
que el cost d’investigar i desenvolupar medicines per 
poder diagnosticar-les o tractar-les mai es podria recuperar 
mitjançant el volum de vendes i, per tant, són malalties 
que mereixen un status especial en el desenvolupament 
de medicaments». El conferenciant cità el reglament 
europeu on es parla per primer cop dels medicaments 
orfes. A Europa, afegí, es considera minoritària una 
malaltia amb una prevalença inferior a 5 casos per 
10.000 habitants, «tot i que als Estats Units o al Japó la 

consideració canvia, amb una freqüència diferent». 
Alhora, explicà Fontanet, la mateixa definició de malaltia 
minoritària es circumscriu a la definició de medicament 
orfe. «Desenvolupar tractaments per a malalties prevalents 
és molt més senzill que fer-ho per a malalties amb tant 
pocs pacients, amb ben pocs casos». Per què? Doncs, 
un dels motius és el desconeixement científic de les 
malalties minoritàries, molt per sota de les més prevalents; 
en molts casos, els investigadors no disposen de models 
preclínics. També hi ha menys experts i el diagnòstic és 
també més complex, la mida de les mostres estadístiques 
és molt més petita, i hi ha una gran dificultat per comparar 
les mostres recollides analíticament, es disposa de pocs 
registres i el retorn de les inversions es dificulta per un 
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mercat reduït. «L’èxit té molts pares, però el fracàs és orfe». 
Aquesta frase de J. F. Kennedy serví per a fer entendre 
el caràcter “orfe” dels medicaments que es fan servir per 
tractar malalties minoritàries. «Abans de l’any 2000, només 
existien al món entre vuit i deu medicaments orfes, degut 
a que les empreses farmacèutiques no consideraven 
viable un desenvolupament i comercialització d’aquests 
productes». A Europa, tot canvià a partir del 2000 (als 
Estats Units la FDA ja regulava aquests medicaments 
des del 1983), quan les autoritats europees van aprovar 
un reglament destinat a incentivar el desenvolupament dels 
medicaments orfes. L’Agència Europea del Medicament 
(EMA) va crear un comitè (COMP) que atorga la designació 
d’orfes als medicaments destinats a malalts minoritaris 
i disposa una sèrie d’incentius a les empreses com les 
exempcions de taxes o l’exclusivitat de mercat durant 
almenys 10 anys. Fontanet destacà que el COMP és el 
primer comitè de l’EMA que va incorporar pacients com 
a membres de ple dret. Amb això, en menys de 18 anys 
s’han comercialitzat 153 nous medicaments orfes i s’han 
designat més de 2.100 molècules, amb una taxa d’apro-
vació del 70%. «Enguany, a més, s’ha batut la marca de 
nombre de medicaments orfes registrats en un any, amb 17 
noves autoritzacions». D’altra banda, aquestes incorpo-
racions han ocasionat que la despesa destinada als orfes 
també hagi anat creixent durant els darrers anys. «El 2017, 
el CatSalut destinà un 6,7% del seu pressupost de medica-
ments als medicaments orfes».
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 Són quasi bé sempre malalties 
greus amb necessitats mèdiques 
no cobertes, amb poques 
expectatives per als pacients, 
amb una iniquitat d’accés  
(tot i els esforços de les agències); 
sovint es tracta de malalties 
congènites (amb població 
pediàtrica) que generen  
una gran sensibilitat social, 
requereixen una accessibilitat 
precoç i representen  
un problema de sostenibilitat  
als sistemes sanitaris

La major part del pressupost  
de medicaments orfes, de fet,  
es destina a malalties ultra-rares, 
amb menys d’un cas per cada 
deu mil habitants
Manel Fontanet

Per tal de garantir l’accés universal a aquests medicaments, 
l’EMA vetlla perquè tots els agents registrats mantinguin 
les mateixes condicions de qualitat, seguretat i eficàcia, 
mentre que els comitès d’avaluació vetllen perquè els nous 
fàrmacs incorporin un valor clínic afegit, resultin eficients 
i assequibles a tothom. «Tanmateix, el nivell d’evidència que 
reuneixen els medicaments orfes sempre estarà per sota 
del d’altres agents d’ús molt més generalitzat». Un altre 
problema que plantegen és el cost desmesurat d’alguns 
agents, que pot remuntar-se a 200.000-400.000 €. En 
conseqüència, els medicaments orfes acumulen parado-
xalment menor quantitat i qualitat d’evidència científica 
al temps que causen un gran impacte pressupostari a 
causa dels seus costs elevats. Fontanet argumentà que 
aquesta paradoxa genera, en les administracions, una 
gran incertesa a l’hora de prendre decisions sobre l’accés.



En el torn de preguntes, es manifestà un cert interès per 
la incorporació dels pacients en els òrgans de decisió 
pel que fa als medicaments orfes, i es preguntà com se 
seleccionava la participació dels pacients. Fontanet aclarí 
que, pel que fa al cas de les comissions del Servei Català 
de la Salut, es tractava de pacients escollits per un òrgan 
consultiu reglamentat del CatSalut.

Antoni Gilabert criticà que quan s’han de prendre deci-
sions en condicions d’incertitud sovint deixa de fer-se un 
seguiment de l’impacte de la decisió malgrat que «en 
canvi, el seguiment de les decisions és la millor manera 

d’eliminar incerteses». Fontanet 
coincidí amb aquesta crítica, 
però va voler explicar que en 
l’àmbit del CatSalut es realitza 
un seguiment dels pacients amb 
els registres, i això permet una 
posterior avaluació. Un cop els 
medicaments orfes han quedat 
harmonitzats, s’ha pogut seguir 
els avantatges o inconvenients 
dels tractaments.

Lluís Bohigas intervingué, per 
la seva banda, per recordar que 

el progrés que hi ha hagut aquests últims 18 anys en el 
desenvolupament dels medicaments orfes ha estat pos-
sible perquè al seu moment es van establir prioritats. «Atès 
que ens enfrontem a unes 8.000 malalties minoritàries 
diferents, no hi sortiríem guanyant prioritzant en quines 
d’aquestes 8.000 malalties cal concentrar més esforç?». 
Fontanet reconegué que, com a estratègia, semblava de 
sentit comú; però objectà raons ètiques a l’hora de dis-
criminar uns malalts en contra d’altres. «La major part del 
pressupost, de fet, es destina a malalties ultra-rares, amb 
menys d’un cas per cada 10.000 habitants».
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El ponent recordà que l’entorn de les malalties minoritàries 
(hi ha unes 7.000-8.000 reconegudes) és summament 
complex. Són sempre malalties greus amb necessitats 
mèdiques no cobertes, amb poques expectatives per als 
pacients i amb una iniquitat d’accés (tot i els esforços de 
les agències). Sovint es tracta de malalties congènites 
(que es manifesten en població pediàtrica) que generen 
una gran sensibilitat social, requereixen una accessibilitat 
precoç i representen un problema de sostenibilitat per 
als sistemes sanitaris. En front d’aquestes consideracions, 
l’EMA ha creat una oficina de suport a la innovació i el 
coneixement dels medicaments (Scientific Advice) que 
ajuda a prendre decisions sobre 
el desenvolupament dels fàrmacs 
amb les màximes garanties 
possibles. Al mateix temps, els 
medicaments orfes també es 
beneficien de la possibilitat de 
realitzar assaigs clínics amb 
dissenys alternatius (creuats, 
adaptatius, bayesians, etc.) que 
faciliten el seu registre i abara-
teixen el seu cost. També, res-
pecte a determinar el valor afegit 
de cada nou medicament orfe, 
es tendeix a substituir les avalu-
acions farmacoeconòmiques clàssiques per noves ava-
luacions d’anàlisi de decisions multicriteri.

Fontanet exposà, també, dades d’aspecte econòmic que 
asseguren que el valor en mercat de les empreses que 
desenvolupen medicaments orfes és actualment superior 
al de les empreses que no en desenvolupen. Tampoc va 
obviar el paper actiu dels pacients pel que fa a la gestió 
d’aquests fàrmacs, prenent part en els òrgans de decisió 
i garantint-ne la transparència. «Les visions complemen-
tàries són indispensables per prendre sempre la millor 
decisió possible».

El valor en mercat  
de les empreses que 
desenvolupen 
medicaments orfes és 
actualment relativament 
superior al de les 
empreses que no els 
desenvolupen
Manel Fontanet



Medicaments innovadors  
en el tractament de malalties orfes

Alba Gómez
Gemma González
Nuria Mir

Debat

Alba Gómez va explicar que Alexion està especialitzada 
en la recerca de tractaments per a malalties rares greus 
(a l’entorn del metabolisme) de manera centrada en els 
pacients. Gómez reiterà la definició de malaltia rara de la 
UE, com a entitat clínica de baixa prevalença (menys de 
5 pacients per cada 10.000 habitants), afegint que moltes 
d’aquestes patologies són mortals o molt debilitants, 
i que es consideren de caràcter crònic. «Amb tot, afecten 
a un 6-8% de la població mundial i, quan la prevalença 
baixa per sota d’un cas per cada 50.000 habitants (defi-
nició del NICE), aleshores es consideren ultra-rares».

Per tal d’entendre el concepte de malaltia rara, la ponent 
prengué per exemple una població a l’atzar d’un milió de 
persones: «Prop de 133.000 patiran hipertensió, 49.000 
tindran diabetis, només 650 patiran una malaltia rara, 
i menys de 20, alguna malaltia ultra-rara». Explicà que el 
65% de les malalties minoritàries té caràcter greu; que el 
80% té un origen genètic; que afecten tant a poblacions 
pediàtriques com adultes; que es tracta de patologies 
molt heterogènies i complexes; que poden cursar amb 
dèficit motor, sensorial o intel·lectual en la meitat dels 
casos i ocasionen una discapacitat greu; que en un 50% 
causen directament la mort del pacient, i que hi ha pocs 
tractaments específics, així com mesures d’atenció integral 
i multidisciplinar. «Per complicar encara més les coses, 
el primer diagnòstic que es fa a aquests pacients no sol 
ser correcte, amb la qual cosa han de passar per moltes 
consultes sense treure en clar què els passa».
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En base a aquests conceptes, Gómez parlà de medica-
ments orfes id’ultra-orfes: «Es tractaria de medicaments 
destinats a diagnosticar, prevenir o tractar malalties que 
posen en perill la vida de determinats pacients i que 
comporten greus incapacitats; medicaments que no es 
podrien comercialitzar sense incentius que justifiquessin 
la inversió important del seu desenvolupament i comerci-
alització». Alexion, explicà la ponent, disposa d’un arsenal 
de 13 molècules, que actuen tant a nivell de sistema de 
complement com d’intervenció metabòlica. «Formem part 
de nombrosos grups de suport formats per altres empreses 
i també institucions públiques amb la intenció d’ajudar 
els pacients de malalties minoritàries».

Gemma González explicà que Intercept Pharma, amb 
seu a Nova York, fou fundada l’any 2002 i està centrada 
en el tractament de disfuncions hepàtiques greus d’origen 
no víric (d’àcids biliars). Els tractaments amb àcids biliars 
no tenen res de nous: «Fa més de 3.000 anys que a la 
Xina es fa servir bilis d’ós per guarir aquesta mena de 
patologies». Actualment, però, es treballa amb receptors 
FXR. A més, el científics creuen ara que el paper dels 
àcids biliars no es limita només al metabolisme dels greixos, 
sinó que poden tenir una funció de marcadors biològics. 
Els receptors FXR, concretament, prenen part de forma 



determinant en processos com l’homeòstasi dels àcids 
biliars, la inflamació hepàtica i intestinal, el metabolisme 
tant dels lípids com de la glucosa, la fibrosi hepàtica 
i l’aterosclerosi.

Nuria Mir explicà que Pfizer existeix des de fa prop d’un 
segle, i que la seva expansió es produí amb motiu de la 
segona guerra mundial, quan el govern dels EE.UU. els 
encarregà la producció de penicil·lina a gran escala per 
tractar els soldats combatents. «Té una plantilla de més de 
91.000 treballadors a 63 factories i els seus productes es 
comercialitzen a 175 països». Malgrat que Pfizer no és un 
perfil típic de companyia de medicaments orfes especia-
litzat en malalties rares, «fa només dos anys la companyia 
es va reestructurar i va crear una unitat de negoci específica 
de malalties rares; actualment, Pfizer té en desenvolupament 
més de 20 molècules amb potencial per tractar aquest 
tipus de malalties». A dia d’avui, informà la ponent, Pfizer 
té comercialitzats medicaments per fins a 22 malalties 
rares diferents, i més de 8.000 pacients que es beneficien, 
a Espanya, d’aquestes molècules. Entre les malalties 
minoritàries investigades i que arribaren a curt termini 
al mercat, Mir destacà la limfangioleiomiomatosi (LAM), 
l’anèmia de cèl·lules falciformes i l’amiloïdosi cardíaca per 
transtirretina.

«Tanmateix, el més disruptiu en el portfoli de Pfizer pel 
que fa a les malalties minoritàries son els tractaments de 
teràpia gènica (gens encabits dins la coberta proteica 
d’un virus), que estan essent investigats i desenvolupats 
per tractar hemofílies, trastorns musculars i neurodege-
neratius».

En aquest punt del debat, com a pacient d’una malaltia 
minoritària, Ana Quintero agraí l’esforç dels laboratoris per 
proveir de recursos terapèutics als malalts i posà com a 
exemple la rapamicina en els afectats i afectades per LAM, 
«posposant considerablement les necessitats de trans-
plantament pulmonar». Mir respongué que aquest fàrmac, 
precisament, es començà administrant com a tractament 
compassiu; més tard, Pfizer treballà amb les dades clíni-
ques generades per l’Associació Americana de Pacients 
de LAM per cursar un registre per aquesta nova indicació.

Bohigas destacà que molts dels productes exposats en 
el desenvolupament de medicaments orfes se centren 
en el tractament de les malalties hepàtiques, fet sobre el 
qual les tres ponents constataren que a hores d’ara s’està 
descobrint que el fetge té un paper molt important en un 
nombre de funcions essencials de l’organisme, molt més 
enllà de les digestives.
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Debat clínic-gestor sobre la gestió 
pública de medicaments innovadors 
en les malalties minoritàries:  
els pacients volen marcar la pauta

Miguel Ángel Calleja
Encarnación Cruz
Manel Fontanet
César Hernández
Miquel Pons
Ana Quintero
Josefa Rivera

Debat

La segona part del debat fou endegada pels mateixos 
pacients, considerant lògic el resultat de la votació tot 
just proposada als assistents via Twitter (veure al final), 
però aclarint que la irrupció de –per exemple– la teràpia 
gènica pot representar un canvi en les condicions d’accés 
actuals. Per als pacients de malalties minoritàries, els 
laboratoris farmacèutics han fet molta feina en els darrers 
anys; feina que ha permès als professionals sanitaris 
conèixer millor la història natural de molts d’aquests tras-
torns, de manera que cada nova molècula candidata a 
medicament orfe que s’aprova omple d’esperances els 
malalts i les seves famílies. En el nostre àmbit, el cost o el 
preu de la molècula (per als pacients) potser no és el 
més important.

Bohigas reflexionà també entorn de la votació i deixà clar 
que «les propostes més votades acostumen a ser les 
que impliquen a algú que no està present en el debat»; 
en aquest cas, l’administració. En aquest sentit, Bohigas 
proposà que en la segona part del debat fossin primer 
els clínics (metges, farmacèutics) els qui plantegessin què 
cal fer amb les malalties minoritàries, després els paci-
ents i, finalment, els representants de les administracions 
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públiques. Malgrat que se seguí bastant la pauta marcada, 
els pacients van reivindicar dur la iniciativa.

Començà Miquel Pons, ressaltant el fet que les malalties 
minoritàries estan en aquests moments de plena actualitat, 
atès que s’està sensibilitzant la societat sobre la difícil 
situació de molts pacients i les seves famílies: «Sant Joan 
de Déu fa molts anys que atén malalties minoritàries, 
però aquests processos mai no han tingut tanta visibilitat 
i preponderància com ara». Al llarg dels darrers cinc anys, 
explicà Pons, gairebé tots els hospitals han elaborat una 
línia estratègica especial per al tractament de les malalties 
minoritàries (que abans es tractaven com un cas més 
dins de cada especialitat afectada). «A partir d’aquí, hem 
començat a elaborar censos actius de pacients, registres 
de dades i de resultats. A Sant Joan de Déu, per exemple, 
tenim un cens actiu de 14.000 pacients; de fet, una de 
cada quatre visites que fem a consultes externes correspon 
a un pacient amb malaltia minoritària». El principal repte 
de l’hospital és garantir l’atenció multidisciplinar d’aquests 
pacients, coordinant les especialitats implicades en cada 
cas. Pons aclarí que és poc freqüent que un sol especi-
alista pugui fer front a les necessitats d’un pacient de 
malaltia rara. Quines dificultats es donen? Per exemple, una 
escassa evidència mèdica al voltant de moltes d’aquestes 
malalties, que dificulta tant els tractaments com la inves-
tigació científica; els tràmits són feixucs i els professionals 
treballen sota molta pressió i, a més, els pocs fàrmacs 
de què es disposa tenen un cost molt elevat.

A Sant Joan de Déu, tenim  
un cens actiu de 14.000 pacients; 
de fet, una de cada quatre visites 
que fem a consultes externes 
correspon a un pacient amb 
malaltia minoritària
Miquel Pons



Miguel Ángel Calleja parlà de 
la necessitat d’anticipar, de pro-
moure investigacions que puguin 
marcar rutes segures i sostenibles 
d’accés dels pacients als medi-
caments orfes. «Els farmacèutics 
ens prestem a col·laborar en els 
assaigs clínics, però haurien de 
ser els centres hospitalaris els 
que endeguessin investigacions 
al respecte». En alguns casos, 
els farmacèutics d’hospital han 
de recórrer a fórmules magistrals perquè els tractaments 
en qüestió (i que han acreditat ja una eficàcia) no estan 
comercialitzats al nostre país. «Actualment treballem molt 
en escurçar els temps de resposta, des que se sol·licita 
un medicament orfe fins que el fàrmac és administrat al 
pacient». La pressió dels farmacèutics és diferent; hi ha 
malalties ultra-rares on només existeix una molècula, i n’hi 
ha d’altres que poden implicar fins a tres o quatre possi-
bilitats de tractament: «Això ens obliga a seleccionar en 
cada cas l’opció més prudent, sensata i cost/efectiva». 
Igualment, els farmacèutics també atenen personalment 
els pacients que reben tractament oral i que acudeixen a 

la farmàcia hospitalària per tal 
de tractar-se (els tractaments 
administrats per via intravenosa 
s’administren a l’hospital de dia). 
«Alguns serveis de farmàcia 
també proveïm els tractaments 
al domicili del pacient, evitant el 
trasllat al centre hospitalari». 
El ponent afegí que els farma-
cèutics estan treballant intensa-
ment pel que fa als acords de 
pagament per resultats, signant 

uns contractes de risc compartit amb els laboratoris. 
«Això ens obliga a treballar sempre al costat dels espe-
cialistes, molt atents a les evolucions dels pacients». 
Calleja coincidí amb Pons en que la manca d’evidència 
fa molt difícils les decisions terapèutiques. Sobre el cost, 
subratllà que el pitjor és que és molt difícil de preveure, 
pot variar d’un exercici a un altre depenent del nombre 
de pacients i dels tractaments escollits en cada cas. 
«Aquí a Catalunya heu contingut bastant bé la partida 
dels medicaments orfes, però a Andalusia hi ha hospitals 
que dediquen als medicaments orfes tant pressupost 
com als agents oncològics».
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Actualment els 
professionals treballem 
molt en reduir els temps 
de resposta, des que se 
sol·licita un medicament 
orfe fins que el fàrmac 
és administrat al pacient
Miguel Ángel Calleja



En to crític, Calleja denuncià que alguns medicaments 
orfes haurien de ser «desclassificats» com a orfes, atès 
que també s’utilitzen per altres indicacions força més 
comunes.

Pons intervingué sobre l’assumpte dels pressupostos, 
explicant que a Sant Joan de Déu un 66% del pressupost 
es destina a les malalties minoritàries, però només un 25% 
va a parar als medicaments orfes: «Aquests pacients no 
només necessiten fàrmacs».

A la pregunta d’Antoni Gilabert sobre qui té, en realitat, la 
potestat per “desorfenar” medicaments orfes que amplien 
les seves indicacions i potencial 
clientela, César Hernández 
respongué que de fet existeix 
una normativa per fer efectiu 
aquest retrocés en la designació, 
tot i que assenyalà que no és 
una bona idea, tenint en compte 
que no només els laboratoris es 
beneficien de la condició d’orfe, 
sinó també els pacients: «Periò-
dicament, tots els orfes revaliden 
la seva condició segons comitès 
especials. Hi ha un article del 
reglament de la UE que permet 
recusar un orfe que no se cenyeix 
als requisits contemplats, però mai fins ara s’ha fet servir». 
Fontanet corroborà el que Hernández acabava de dir: 
«Si més no, és complicat demanar la descatalogació 
d’un medicament orfe basats en consideracions o judicis 
de valor». D’altra banda, Fontanet recordà que un medi-
cament orfe pot acumular tantes indicacions com es vulgui 
«sempre i quan siguin indicacions per a malalties rares o 
ultra-rares». També recordà que, un cop passats deu 
anys des del registre, cada medicament orfe perd la 
consideració d’orfe i ha de passar, si és el cas, per un 
nou registre. Hernández afegí que aquests deu anys, en 
realitat, són vint «perquè només es pot començar a 
investigar una alternativa al medicament registrat com a 
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Tots els usos d’un 
fàrmac orfe anteriors  
a l’acord de compra  
i venda negociat haurien 
de ser gratuïts... tenint 
en compte que no té cap 
sentit compartir riscs 
quan una de les parts  
no s’hi juga res
César Hernández

orfe un cop expirats els deu anys de llicència, amb la 
qual cosa es pot trigar 10 anys més a tenir una alternati-
va disponible».

Encarnación Cruz s’incorporà a la discussió explicant 
que el propòsit de tot plegat és garantir que les companyies 
puguin desenvolupar nous agents amb totes les facilitats 
possibles «i, com s’ha vist, la cosa ha funcionat prou bé».

La ponent criticà que hi hagi “orfes” entre els medicaments 
amb més volum de vendes arreu del país (cas d’imatinib): 
«Tot plegat perverteix el sentit conceptual de la norma 
que al seu dia es va fixar, i potser sí que caldria revisar 

els reglaments». A això últim, 
Hernández afegí que, fins i tot 
sota una perspectiva estricta-
ment econòmica, seria conve-
nient revisar els incentius cada 
cert temps per veure si realment 
compleixen realment el seu pro-
pòsit, «i ara mateix les adminis-
tracions estem revisant a fons 
aquesta qüestió». Fontanet con-
clogué que potser esdevé més 
eficaç renegociar els preus de 
venda de medicaments que no 
pas canviar reglaments.

En aquest punt, Ana Quintero prengué la paraula per 
plantejar les consideracions dels pacients: «Hi ha medi-
caments molt cars, protegits amb un monopoli de deu 
anys, que tenen una efectivitat sensiblement baixa i que 
ens solucionen molt discretament els problemes que 
patim; és just haver d’esperar vint anys a que puguem 
disposar de quelcom millor?». Hernández aclarí que, amb 
el reglament a la mà, si durant els deu anys de monopoli 
surt un agent que demostri ser més eficaç que l’orfe 
registrat amb una indicació molt concreta, pot optar a 
rellevar-lo «només si en assaigs previs al desenvolupament 
ha exhibit un poder terapèutic superior». Si és només tan 
eficaç com l’orfe registrat, cal esperar almenys deu anys.



Un altre problema és que hi ha agents nous –registrats 
per la EMA com a orfes– esperats per molts facultatius 
i pacients, que de seguida fan gestions per adquirir-los 
i es troben amb que les administracions no es posen 
d’acord sobre el seu accés, o amb quin preu o quina 
fórmula de protecció es posen a l’abast. Cruz reconegué 
que existeix un «lapsus» entre que un fàrmac orfe és 
autoritzat i es troba disponible, ja que han de passar les 
negociacions amb les indústries. Tanmateix, recordà 
que legalment el fàrmac pot ser usat ja des del seu registre, 
tot i que potser no s’incorpori el catàleg de prestacions 
farmacèutiques, o a quin preu es posarà finalment a la 
venda. «El primer és que el pacient que el necessita en 
surti beneficiat».

Cruz afegí que quan el Ministeri de Sanitat negocia un 
acord de preu amb un laboratori, «tots els pacients que 
s’han començat a tractar amb un agent orfe determinat 
hauran de poder seguir tractant-se amb independència 
de la negociació pactada». Aquestes negociacions no són 
pas senzilles, particularment en les malalties ultra-rares, 
per a les quals hi pot haver tractaments amb un cost de 
fins a 400.000 € per pacient. 

Hernández feu elogi de la lluita dels pacients per forçar 
administracions i indústria a unes negociacions sensibles 
amb la seva situació, i reivindicà que tots els usos d’un 
fàrmac orfe anteriors a l’acord de compra i venda negociat 
haurien de ser gratuïts, tenint en compte que no té cap 
sentit compartir riscs quan una de les parts no s’hi juga res.

Calleja es queixà que, de vegades, tots els negociadors 
estan més pendents d’allò que es decideix fer –per 
exemple– a Alemanya que no pas de les necessitats dels 
hospitals d’aquí. Hernández criticà aquesta actitud i alhora 
reivindicà que s’ha de negociar al kilòmetre zero i no 
seguint exemples foranis, que poden ser inspiradors però 
no determinants.
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Quan el Ministeri negocia  
un acord de preu amb un 
laboratori, tots els pacients  
que s’han començat a tractar 
amb un agent orfe determinat 
hauran de poder seguir  
tractant-se amb independència  
de la negociació pactada
Encarnación Cruz
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REALMENT ELS NOUS MEDICAMENTS ORFES 
ACONSEGUEIXEN CANVIAR LA VIDA  
DELS PACIENTS AFECTATS PER MALALTIES  
MINORITÀRIES?
Cruz respongué que això dependrà, bàsicament, de les 
variables que administracions i indústria hagin negociat, 
i del paper que els pacients hagin tingut en aquestes 
negociacions. El debat abordà el fet de si les estratègies 
de risc compartit i pagament per resultats responien a un 
redisseny de la política assistencial en base a la sosteni-
bilitat. Calleja reconegué que tot arrenca amb preus molt 
alts, amb medicaments molt costosos: «Per comprar àcid 
acetilsalicílic mai ningú plantejaria pagament per resultats 
ni acords de risc compartit». Cruz també deixà clar que 
es tractava d’«estratègies defensives» per fer front a una 
factura sense prou recursos per pagar. No obstant això, 
Calleja remarcà que amb els medicaments orfes la nego-
ciació es veu justificada pels molts riscos que cal afrontar. 
«Quan un medicament orfe té una evidència incontestable 
i una elevada eficàcia reconeguda, pagues el que calgui 
pagar. Però el sentit comú et frena a pagar moltíssims 
diners per un tractament que encara no està clar que 
resulti prou eficaç en la vida real». Hernández proposà 
que el principal factor negociador fos la incertitud: «Tots 
sabem que amb el temps i la suma d’experiències baixa 
la incertesa, i això hauria de permetre encarir el producte; 
però aquí fem a l’inrevés, comencem pagant molt cars 
medicaments quan menys sabem d’allò que comprem 
i, a poc a poc, anem buscant l’abaratiment quan precisa-
ment tenim més evidència».

Veient que el bucle de preus i la seva negociació estava 
deixant fora del debat les necessitats dels pacients, es 
reconduí la qüestió demanant a Quintero l’opinió dels 
pacients sobre aquest punt. La presidenta de la FECAMM 
explicà que les malalties minoritàries afecten de forma 
molt diferent els pacients, però gairebé tots comparteixen 
una sèrie d’anhels i preocupacions. Un primer problema 
és mostrar socialment la situació que viuen els pacients 
de malalties minoritàires. Reivindicà també la necessitat 
de formar metges especialitzats en malalties rares i establir 

En moltes malalties d’aquestes 
el pacient tarda més d’un any 
(en algun cas fins a deu anys)  
a rebre un diagnòstic més  
o menys clar i definitiu, i aquesta 
incertesa és molt més dramàtica 
que la que la manca d’evidència 
que els suposa a les 
administracions la compra  
de medicaments orfes

Els pacients tenen una rutina 
quotidiana massa dura com 
perquè tot allò que no sigui un 
alleujament immediat i sostingut 
els pugui importar, li donin valor...
Ana Quintero



canals hàbils de comunicació, tant entre pacients i pro-
fessionals sanitaris com amb les administracions. «En no 
poques ocasions, el pacient tarda més d’un any (en algun 
cas fins a deu anys) a rebre un diagnòstic més o menys 
clar i definitiu, i aquesta incertesa és molt més dramàtica 
que la manca d’evidència que els suposa a les adminis-
tracions comprar medicaments orfes». Segons Quintero, 
el que més impacienta ara mateix els pacients és la manca 
de recerca, principalment deguda a una manca de recursos. 
Recordà que moltes malalties no afecten únicament els 
pacients, sinó també els familiars; als pares dels nens 
i nenes malalts «els preocupa molt veure que no es fa 
res o es fa ben poc per investigar les malalties rares; i us 
asseguro que ser pare d’un nen amb una malaltia rara és 
un autèntic calvari».

La ponent demanà a tots els assistents un esforç per 
comprendre el dia a dia d’aquests pacients. «Està molt 
bé que es gestioni el millor accés als medicaments orfes 
dels que tant depenem, però cal no oblidar la nostra situació 
quotidiana, les nostres dificultats per a conviure amb una 
malaltia greu o inhabilitant». Quintero reivindicà mesures 
orientades a la millora de la qualitat de vida tan essencials 

i cost/efectives com ho és la fisioteràpia. Criticà que 
molts pacients accidentats amb traumatismes gaudeixin 
temporalment de mesures de rehabilitació amb finançament 
públic, mentre que malalts crònics, i en alguns casos 
greus, han de pagar de les seves butxaques un tracta-
ment de fisioteràpia que valoren fins i tot més que els 
tractaments registrats i negociats a preus tan alts.

Quintero celebrà tots els canvis que s’han dut a terme en 
els hospitals públics pel que fa a l’assistència a les malalties 
minoritàries: «Ha costat molt arribar fins on estem i hem 
guanyat moltes coses», però insistí que encara queda 
molt per fer i que les dues grans assignatures pendents 
són la qualitat de vida dels pacients i l’atenció a les per-
sones que els cuiden. Molts malalts amb malalties rares 
requereixen permanentment un cuidador, un assistent, 
i aquest fet passa una mica desapercebut a les adminis-
tracions. «Cada cop se’ns convida més a prendre part en 
les decisions, com a afectats i també perquè els pacients 
de les malalties rares o ultra-rares, amb el temps, acabem 
sabent més sobre les nostres malalties que els professi-
onals que les estudien o les tracten».
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Gilabert es preguntà si té gaire sentit que els pacients 
demanin a les administracions fisioteràpia i les adminis-
tracions els administrin medicaments. Quintero aplaudí 
aquesta reflexió i també reivindicà un suport psicològic 
més gran pels malalts. Hernández postulà que si es pre-
guntés als malalts què s’estimen més, si medicaments 
orfes o fisio- i psicoteràpia, «amb raó contestarien que tot».

El ponent afegí que si un medicament orfe registrat costa 
300.000 € a les administracions per a cada pacient, seria 
ben curiós atorgar directament aquests 300.000 € a 
l’afectat i deixar que pugui decidir com se’ls vol gastar. 
Cruz afegí que als Estats Units hi ha programes pilot que 
incorporen aspectes com el coaching dins dels paquets 
terapèutics a subministrar als pacients. «Pot ser interessant 
veure quin benefici s’obté de tot plegat».

Tanmateix, amb independència que la fisioteràpia passi 
a convertir-se algun dia en una prestació de salut, els 
pacients de malalties rares i ultra-rares fan front a una 
situació sovint greu que està amenaçant les seves vides 
i, des d’una perspectiva estrictament mèdica, el primer 
objectiu es evitar que morin i fer-ho mitjançant tracta-
ments efectius. Fontanet subratllà que els recursos no són 
il·limitats i que, per cada medicament orfe que ocasiona 
un benefici espectacular, n’hi ha que tenen un efecte 
molt més discret i, tot i així, cal seguir administrant-los.

Gilabert feu una crida a organitzar bé les necessitats reals 
de cada pacient i, en virtut dels recursos disponibles, 
donar al pacient allò que el pacient demana. Els repre-
sentants de la indústria farmacèutica deixaren clar que 
la legislació espanyola és molt estricta pel que fa a les 
relacions directes dels laboratoris amb els pacients Tant 
Cruz com Calleja destacaren exemples puntuals als seus 
respectius entorns de «valor afegit» del tractament, com 
fórmules de dispensació domiciliària o tallers terapèutics. 
D’altra banda, hi hagué consens en que les administracions 
són encara massa rígides com per permetre aquesta 
mena de prestacions discrecionals amb valor afegit. Caldria 
tenir més recursos d’assistència social i menys d’assis-

tència sanitària? Tant moderadors com ponents convin-
gueren que quan tot no pot ser cal fixar prioritats. Calleja 
recordà que tant els hospitals com les administracions 
no estan legalment facultats només per comprar productes, 
sinó també serveis, i que si hi hagués una voluntat política 
de comprar serveis, se’n comprarien molts més. «El pro-
blema és que haurien de treure els diners d’altres partides 
tant o més necessàries o urgents».

Gilabert recalcà que, en el fons, es tracta de compra per 
valor, tot i que Fontanet advertí que el valor no és el 
mateix per a tothom, de manera que clínics, pacients, 
laboratoris o administracions poden comprar i vendre 
coses ben diferents que, segons cada criteri, tinguin un 
màxim valor; pot ser una fisioteràpia, un medicament orfe 
o un espai i un temps assistencials. Pons deixà clar que 
«hi poden haver moltes fórmules de compra pública 
innovadora basada en valor, però el més important és 
prioritzar quin és el valor que es té més en compte».

Quintero va intervenir de nou: «Perdoneu que insisteixi 
en reivindicar una atenció al dia a dia i no en reformula-
cions assistencials. Els pacients tenen una rutina quotidiana 
massa dura com perquè a tot allò que no sigui un alleu-
jament immediat i sostingut els pugui importar i li donin 
valor». Segons el parer de la ponent, les associacions de 
pacients són importants tant en quant poden il·lustrar els 
hospitals sobre com cal dissenyar un equip multidiscipli-
nari dotat amb el personal idoni i les prestacions més 
oportunes i valuoses per tal que esdevingui el més eficaç 
possible. 
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Preguntes adreçades als assistents per votar en viu 
abans i després del debat, mitjançant Twitter:

A la segona pregunta, la resposta més votada 
pels assistents és: «Anticipació».
La consulta va enregistrar un total de 20 vots.

A la primera pregunta, la resposta més votada 
pels assistents és: «Fórmules de risc compartit».
La consulta va enregistrar un total de 22 vots.

Què opinen 
els assistents?
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CSC
@CSC_Consorci

Com es podran sostenir els costos creixents 
dels medicaments orfes derivats dels alts preus 
i de l’increment del nombre de pacients? 
#farmaCSC

Seguir

32%

50%

14%

4% Criteris cost-efectivitat

Canvi model incentius

Risk-sharing

Fons especials

CSC
@CSC_Consorci

La solució a la gestió pública de l’accés  
de medicaments innovadors en l’àmbit de les 
malalties minoritàries passarà fonamentalment 
per: #farmaCSC

Seguir

35%

25%

15%

25% Resultats en salut

Compra

Gestió de l’accés

Anticipació
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