Reptes I
oportunitats
en l'era de
les terapies
avancades a
Espanya




Amb el suport de

2025, Consorci de Salut i Social de Catalunya
Edita: Consorci de Salut i Social de Catalunya
Primera edicié: Barcelona, 2025

Coordinacié: Josep M. Guiu Segura, Director de |'Area de Farmacia i del Medicament del Con-
sorci de Salut i Social de Catalunya

Avis legal: Els continguts d’aquest informe estan subjectes a una llicéncia de reconeixement -No
comercial- sense obres derivades 4.0 de Creatives Commons. Es permet la reproduccié, distribu-
cié o comunicacié publica sempre que se citi I'autor i no es faci un s comercial.

La llicéncia es pot consultar a:

http://creativecommons.org/licenses/by-nc-nd/4.0/deed.es



iIndex

4 Introduccid

6 Metodologia

10 Dimensions d'analisi i
situacidé actual

35 Futur de les Terapies
Avancades a Espanya

50 Iniciatives prioritaries i
propostes de pla d'accié

65 Conclusions

68 Annex



&

4

Reptes i oportunitats
en l'era de les terapies
avancades a Espanya

Introduccido

Les terapies avancades constitueixen un paradigma
emergent en la medicina, proporcionant estratégies
terapeutiques innovadores com la terapia génica, cel-lular i
tissular per al tractament de malalties d’elevada complexitat
i sovint sense opcions terapéutiques efectives. Espanya s’ha
consolidat com un referent internacional en aquest ambit,
ocupant la cinquena posicié a nivell mundial en produccié
cientifica sobre terapia cel-lular en relacié amb el seu
producte intern brut (PIB) i destacant per el seu lideratge en
el nimero d'assajos clinics en desenvolupament.

El Pla d'Abordatge de Terapies Avancades en el Sistema Nacional de Salut,
que compleix sis anys, ha estat fonamental per el progrés en aquest ambit,
permetent tractar a 1.406 pacients amb terapies CAR-T fins a maig de 2024.
No obstant aixo, el sistema de salut s'enfronta a desafiaments significatius,
incloent-hi la necessitat de major inversio, 'agilitacio de processos i l'amplia-
Ci6 de les capacitats de produccié.
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Per a consolidar i enfortir la seva posicid de lideratge en I'ambit de les tera-
pies avancades, Espanya esta impulsant 'actualitzacié del seu pla estrategic
en aquest camp. Entre els seus objectius s'inclouen I'expansié de la xarxa
de centres acreditats, la incorporacio de noves indicacions terapeutiques i
el foment de la col-laboracié entre institucions academiques i la industria.
Iniciatives com el PERTE de Salut d'Avantguarda i projectes com PRECISA |
TERAFRONT estan orientats a promoure la innovacio i el desenvolupament
en una area clau per al futur de la medicina personalitzada.

En aquest context, el Consorci de Salut i Social de Catalunya, en linia amb
la seva missié de promoure models de salut i atencié social excel-lents i
sostenibles, orientats a millorar la qualitat de vida de les persones, desen-
volupa aquest projecte amb I'objectiu de contribuir a I'avang en la gesti6 de
les terapies avancades. Per a aix0, es centra en la identificacié dels reptes i
oportunitats tant per al sistema de salut com per a l'atencio sanitaria.

Per part seva, Laboratoris Pierre Fabre, compromesos amb el desenvolupa-
ment de les terapies avancades i la sostenibilitat del sistema de salut, par-
ticipen activament en aquesta iniciativa. La seva contribucio no es limita al
suport del projecte, sind que exerceixen un paper clau, com a socis estrate-
gics en el seu desenvolupament. En aquest marc es busca definir possibles
accions que permetin abordar els desafiaments actuals i fomentar I'adopcio
i implementacié d'aquestes terapies innovadores a Espanya.

Com a resultat d'aquest projecte, s'ha elaborat el present document de con-
sens, fruit del treball i la implicacié d'un ampli grup d'experts multidisciplinaris
de diverses Comunitats Autonomes d'Espanya. En aquest document s'analitza
I'estat actual de les terapies avancades en el pais, s'identifiquen els seus prin-
cipals reptes, obstacles i oportunitats, i es proposen diferents linies d'accio,
tant especifigues com escalables, orientades a accelerar la seva implementa-
Cio i adopcié en el sistema de salut.
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Fase 1

Analisi de la situacio
actual

&

Metodologia

Per aconseguir els objectius plantejats, aquest projecte es
va estructurar en tres fases metodologiques, la qual cosa va
permetre obtenir una visid integral de I'estat actual de les
terapies avancades a Espanya, aixi com dels seus principals
reptes, oportunitats i perspectives futures en termes de
gestié i implementacié.

Al llarg de tot el desenvolupament del projecte, es va comptar amb la
participacio d'un grup multidisciplinari d'experts, els qui, des de les seves
respectives arees de coneixement i experiéncia, van contribuir a la identifi-
cacié dels principals desafiaments i a la definicié de solucions i linies d'accio
orientades a abordar-los de manera efectiva.

Revisio bibliografica

. . Informe de situacié
* 6 entrevistes a professionals de les terapies

+ Questionari estructurat a experts avancades en el SNS

Fase 2

Definicioé del model de
futur

Jornada d'innovacié amb un grup
d'experts multidisciplinaris amb A -

L - Reflexio estratégica
Fobjectiu de: sobre el futur de les

* Validar i prioritzar reptes terapies avancades en
Espanya

Idear linies d’accié i solucions

Fase 3

Elaboracio del document
de consens

* Redaccio, validacié i presentacié del Informe final de
document final del consens consens
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Amb I'objectiu d'obtenir una visié completa de les terapies avancades, per
el desenvolupament del projecte es van identificar sis arees d'analisis que
emmarcaran i guiaran totes les fases. Aquestes son:

Marc regulador

Avaluacio

Financament i compra innovadora
Ambit clinic, accés i recursos
Tecnologia i innovaci6

o u ks wWwN =

Recerca i desenvolupament

Fase 1. Analisi de la situacié actual

Durant la primera fase del projecte I'objectiu principal va ser caracteritzar
la situacié actual de les terapies avancades en I'ambit nacional, tenint en
compte també best practices a escala internacional, per tal de:

Desenvolupar un analisi bibliografica a través de fonts d'informacié naci-
onals i internacionals que van emmarcar de manera teorica la situacio de
partida, determinant de manera preliminar reptes i barreres, i identificant
iniciatives d'exit nacionals (per Comunitat Autonoma) i internacionals.

De manera paral-lela, es van dur a terme sis entrevistes a experts perta-
nyents a diferents ambits del SNS, els qui, mitjancant la seva visi¢ i dilatada
experiencia, van aportar un diagnostic sobre la realitat actual de les terapi-
es avancades al nostre pais en cadascuna de les arees d'analisis.

Sobre la base de la informacié recopilada, es va elaborar un questiona-

ri estructurat amb l'objectiu d'identificar de manera definitiva els reptes
que presenten les terapies avancades a Espanya. Aquest formulari va ser
respost pels 13 professionals que formarien el grup de treball expert en la
jornada d'innovacio.

Fase 2. Definicié del model futur

La segona fase d'aquest projecte es va desenvolupar en el marc d'una ses-
si¢ de treball organitzada en el Consorci de Salut i Social de Catalunya, en la
qual van participar tretze experts procedents de diferents ambits sanitaris

i Comunitats Autonomes, amb I'objectiu de definir iniciatives estrategiques
per a la gestio de les terapies avangades.



Durant aquesta sessio, que va tenir una durada de quatre hores, es va
presentar I'analisi de la situacié actual i els reptes previament identificats en
cadascuna de les dimensions avaluades. Aixo va permetre als participants
realitzar una reflexio estratégica, consensuar i validar aquests desafiaments,
i prioritzar sis d'ells per al seu posterior desenvolupament.

Una vegada definits els reptes prioritaris, els tretze experts es van organit-
zar en dos grups de treball, la qual cosa va facilitar el debat sobre les linies
d'accio escalables a nivell nacional. A més, es van analitzar factors que po-
drien accelerar la implementacié d'aquestes estrategies, aixi com possibles
barreres que podrien dificultar la gesti¢, adopcid i integracio de les terapies
avancades en el sistema sanitari.

Posteriorment, es va elaborar un formulari de prioritzacié que va ser enviat
als tretze participants per tal d'avaluar les 42 iniciatives, en funcio del seu
impacte esperat i factibilitat. Aquest procés va permetre identificar les linies
estrategiques amb major potencial per a transformar el model d'incorpora-
Ci6 de les terapies avancades en I'SNS.

Fase 3. Elaboracié del document de consens

Amb els resultats obtinguts, es va realitzar un document de consens per de-
finir les linies estratégiques i d'accio, que haurien d'impulsar el model futur
dimplementacio, gestid i abordatge de les terapies avancades a Espanya.

Autors del document

Aguest document de consens s'ha desenvolupat sota la coordinacié del
Consorci de Salut i Social de Catalunya, comptant amb la participacio de
diferents experts d'ambits multidisciplinaris del Sistema Nacional de Salut.

Trobara el llistat de participants i autors en I'Annex.
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Participants de la entrevista

Juan Eduardo Mejias: Responsable de
I'Oficina Autonomica de Medicina Predic-
tiva, Personalitzada i Terapies Avancades
de la Comunitat Valenciana.

Benigno Rosén: Subdirector general de
Sistemes i Tecnologies de la Informacio
de la Conselleria de Sanitat, Xunta de Gali-
cia.

Sandra Fontanals: Cap del Servei de
Farmacia Hospitalaria del Institut Catala
d’Oncologia (ICO).

Elena Casaus: Cap de divisio de la Unitat
de Terapies Avancades de la Direcci¢ Ge-
neral d'Investigacio, Docencia i Documen-
tacio del Servei Madrileny de Salut.

Antonio Pérez: Cap del Servei de He-
mato-oncologia Pediatrica de 'Hospital
Universitari La Paz.

Isabel Pineros: Directora del Departa-
ment d'’Accés de Farma-industria.

Participants de la jornada
d‘innovacié

Flora Pérez: Cap de Servei de Gestio Far-
maceutica del Servei Cantabre de Salut.

Joan Vinent: Cap de la Unitat de Farma-
cia Oncologica. Hospital Sant Joan de Déu
de Barcelona.

Carla Alonso: Farmaceutica hospitalaria

a 'Hospital Universitari Vall dHebron. Es-
pecialista en Hemato-oncologia i Terapies
Avancades.

Carlos Crespo: Cap de Servei de Farma-
cia Hospitalaria de 'Area Sanitaria de Pon-
tevedra i O Salnés. Servei Gallec de Salut.

Vicente Escudero: Farmaceutic adjunt de
la Unitat d'Onco-hematologia de I'Hospital
General Universitari Gregorio Marafién
de Madrid.

Nekane Murga: Directora de Planificacio,
Ordenacié i Avaluacio Sanitaria del Depar-
tament de Salut del Pais Basc.

Ana Rubio: Coordinadora de 'Area de
Farmacia del Servei de Salut de Caste-
lla-La Mancha.

Vicente Arocas: Coordinador regional de
Terapies Avancades en la Conselleria de
Salut de la Regi¢ de Murcia.

Nuria Gavalda: Directora d’Estrategia i
Innovacio en el Banc de Sang i Teixits del
Departament de Salut de Catalunya.

Alvaro Roca: Director de market access i
public affairs de Pierre Fabre Espanya.

Rubén Moreno: Exsecretari general de
Sanitat i Consum del Sistema Nacional de
Salut.

Josep Maria Guiu: Director de I'Area de
Farmacia i del Medicament del Consorci
de Saluti Social de Catalunya.

Virginia Garcia: Farmacéutica de I'Area
de Farmacia i Medicament del Consorci
de Salut i Social de Catalunya.
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Dimensions d'analisi
| situacio actual

Amb l'objectiu de definir i
caracteritzar la situacié actual
de les terapies avancades i
poder establir el model futur,
es van establir sis dimensions
d’analisi. Aquests ambits
Financament d'estudi van ser:

Avaluacio i compra
innovadora

A escala nacional

NN o (e

egulador A :

. R Ss onats recUr Les terapies avanc¢ades, i en particular
les terapies amb céllules CAR-T, han
experimentat un desenvolupament
significatiu en el Sistema Nacional de
Salut (SNS) en els Ultims anys. Des de
la implementacio del Pla d'Abordatge
de les Terapies Avancades en 2018,
Espanya s'ha consolidat com un dels
paisos liders a Europa en l'aplicacio
d'aguestes innovadores estrategies
terapeutiques.

Tecnologia Recerca i
iinnovaci6  Jdesenvolupament

Aquest pla ha facilitat la designacio de 28 centres de referencia distribuits
per tot el territori nacional per a I'administracié de terapies CAR-T, la qual
cosa ha permes duplicar la capacitat inicial. Aquestes terapies han demos-
trat una alta eficacia en el tractament de diverses malalties, especialment en
neoplasies oncohematologiques, oferint noves perspectives terapeutiques
a pacients amb opcions preévies limitades.



1

Reptes i oportunitats
en l'era de les terapies
avancades a Espanya

No obstant, el rapid avang en aguest camp planteja nous desafiaments. Un
dels principals reptes és la necessitat d'optimitzar l'accés a aquestes terapi-
es, atés que aproximadament un 15% dels pacients no arriba a rebre el trac-
tament degut als temps d'espera. Aixi mateix, s'observa un desajust entre el
lideratge d'Espanya, quant a recerca i I'aplicacio clinica efectiva d'aquestes
innovacions, la qual cosa subratlla la necessitat d'enfortir la integracio entre
la generacio del coneixement i la seva translacio a la practica assistencial.

»El 91% dels experts consultats consideren
* que les terapies avancades presenten reptes
que és precis abordar a curt termini per assegurar
i accelerar la seva correcta implementacio6 i

desenvolupament en Espanya. A més, el 100% creu
que so6n un ambit clau en el qual el SNS deu invertir
esforgos per I'optimitzacié de I'assisténcia sanitaria a
curt termini.

Font: propia. Enquesta d'estat de situacié.

Marc regulador

* El 75% dels experts participants en aquest
projecte consideren prioritari abordar els

desafiaments reguladors per a millorar i agilitzar la
implementacio, I's i el desenvolupament nacional.

Font: propia. Enquesta d'estat de situacio.

En el context de les terapies avancades, el marc legal el constituia el Re-
glament (CE) N.° 1394/2007 i el Reial Decret Legislatiu 1/2015, de 24 de
juliol, que transfonen la Directiva 2001/83/CE del Parlament Europeu i del
Consell, de 6 de novembre de 2001, per la que s'estableix un codi comuni-
tari sobre medicaments per a Us huma.



El Reglament (CE) N.° 1394/2007 estableix les bases per la regulacié dels
medicaments de terapia avan¢ada, que inclouen terapia cellular, terapia
genica i enginyeria de teixits. Els seus principals aspectes son:

+ Definir els tipus de medicaments de terapia avancada.

+ Establir els requisits de qualitat, seguretat i eficacia per la seva autoritza-
Cio.

+ Crear un Comiteé de Terapies Avancades en I'Agéncia Europea de Medica-
ments.

¢ Introduir la clausula d'exempcié hospitalaria per productes no industrials.

El Reial Decret Legislatiu 1/2015 transfonen la Directiva 2001/83/CE i incor-
pora les disposicions sobre medicaments de terapia avancada. Els seus
punts més rellevants son:

* Regular l'autoritzacio, registre i condicions de dispensacié d'aquests me-
dicaments.

+ Establir els requisits per la seva fabricaci6 industrial.

+ Determinar les competéncies de I'Agencia Espanyola de Medicaments i
Productes Sanitaris.

Totes dues normatives busquen garantir els més alts estandards de qualitat,
seguretat i eficacia per a aquests medicaments innovadors, alhora que pro-
mouen la recerca i el desenvolupament en aquest camp.

En relacié amb la fabricacid, cal tenir en compte altres normatives com I'RD
477/2014, de 13 de juny de 2014, pel qual es regula I'autoritzacié de medica-
ments de terapia avancada de fabricacié no industrial, seguint el que s'esta-
bleix en el Reglament europeu 1394/2007 sobre ATMPs

Malgrat que en I'actualitat, les terapies avangades son un dels camps clau de
desenvolupament, a nivell nacional tan sols les terapies tipus CAR-T posseei-
Xen una estrategia operativa d'adopcio i Us. El document Pla per a I'abordatge
de les terapies avancades en I'SNS: medicaments CAR-T, neix en 2018 amb
I'objectiu d'impulsar el desenvolupament i implementacio eficac d'aquestes
terapies innovadores, creant un marc regulador i estrategic especific, disse-
nyat per a garantir la seguretat, eficacia i accessibilitat als tractaments CAR- T.

* Per tot aixo, el 75% dels experts participants
considera “imprescindible” o “molt necessari” el
desenvolupament d'un marc regulador nacional.

Font: propia. Enquesta d'estat de situacio.
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En linia amb aquesta afirmacio, el 66,7% dels membres del grup d'experts
considera que la legislacioé sanitaria a Espanya (a nivell general) alenteix o, in-
clts, dificulta 'adopcid de certes terapies avangades derivada d'aspectes com:

1. Lainadaptacié de les normatives al moment actual de les
terapies avancades.

2. Lafalta d'agilitat en els processos burocratics.

3. Lanecessitat d'adaptar la legislacio6 a les caracteristiques propies
de les terapies avancades.

En linia amb la centralitzacio de la regulacio, i amb I'objectiu d'agilitzar el
procés dimplementacio i aprovacio de les terapies avancades, un elevat
percentatge d'experts (el 66,7%) mostra un alineament amb la necessitat de
promoure estructures en les que es necessari involucrar agents clau que
centralitzin els processos i coordinin la regulacié a nivell nacional. Alguns
dels organismes que deuen participar en el desenvolupament d'aquest nou
marc normatiu son:

Administracions publiques centrals i autonomiques.
Societats cientifiques.

Centres d'investigaci6 i desenvolupament.

Gestors hospitalaris.

Professionals assistencials.

ok wn=

Col-legis professionals.

Avaluacié

* El 75% dels experts enquestats afirma que
I'avaluacio és un dels ambits en els quals les
terapies avancades presenten més desafiaments.

Font: propia. Enquesta d'estat de situacio.

La recent irrupcié dels nous medicaments de terapies avancades d'Us huma
ha suposat un nou repte per als farmaceutics d'hospital, professionals
experts en la seguretat i qualitat dels medicaments, i amb competéncies en
totes les etapes del procés farmacoterapeutic: seleccié, elaboracio, adquisi-
Cio, conservacio, custodia, dispensacio, seguiment clinic i investigacio.
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Aquests MTA presenten unes caracteristiques intrinseques que els fan
especials i diferents a la resta de medicaments: sén medicaments d'alt
impacte economic i sanitari, finangats amb model de risc compartit, pagat
per resultats i que precisen de condicions de conservacié i requeriments de
qualitat especifics, el que ha suposat un repte en l'adaptacié de la farmacia
hospitalaria.

* En aquesta linia de pensament, el 74,9% dels
experts participants considera que és necessari
generar sistemes estandarditzats i més senzills que

permetin agilitzar i simplificar els procediments
d’avaluacié.

Font: propia. Enquesta d'estat de situacio.

Aquesta nova forma terapéutica ha suposat que tinguem que redissenyar
el nostre metode d'avaluacio, tenint en compta els nous indicadors, amb
I'objectiu de valorar factors tan importants com la seva seguretat, qualitat,
aportacio de valor o impacte en vida real.

La irrupcio de les terapies avanc¢ades ha significat un important desafia-
ment per a les agencies reguladores i també pels professionals implicats
en l'avaluacié de medicaments. Conscient dalld, la EMA establir en 2009 el
Committee for Advanced Therapies (CAT) per a 'avaluacio inicial dels MTA.
Aquest comite esta composat per experts en terapia genica, terapia cel-lu-
lar, terapia tissular, biotecnologia, ética, farmacovigilancia, gesti¢ de riscos,
dispositius medics o cirurgia.

* No obstant aixo, a nivell nacional, el 58,3% dels
experts considera necessaria la creacié de nous

organismes tant a nivell centralitzat (33,3%) com a

autonomic (16,7%). D'altra banda, el 33,3% considera

important prioritzar els ja existents amb |'objectiu
d'agilitzar i impulsar la coordinacié nacional en els
ambits d'avaluaci6 i mesurament de resultats.

Font: propia. Enquesta d'estat de situacio.
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En opinid del grup de treball, les principals barreres a les que ens enfron-
tem en I'ambit de I'avaluacié i mesurament de resultats soén:

Falta de models i protocols d'avaluaci6 innovadors adaptats.

2. Falta d’eines tecnoldgiques que permetin realitzar-la de forma
eficag i eficient.

3. Existéncia de protocols de revaluacié autonomica que alenteixin
la gestid.

4. Necessitat d'identificar indicadors apropiats i especifics i que
tinguin en compte la veu del pacient.

5. Falta de cultura de I'avaluaci6 de resultats.

Financament i compra innovadora

* El 91,7% afirma que el financament i compra
innovadora és el principal ambit en el que les
terapies avancades presenten més desafiaments.

Font: propia. Enquesta d'estat de situacio.

El financament i compra innovadora de terapies avangades a Espanya es
troba en un moment crucial de desenvolupament.

El pals es posiciona com un referent en investigacié i assajos clinics d'aques-
tes terapies innovadores, especialment en el camp de les CAR-T. En els
ultims anys, s'han implementat iniciatives governamentals significatives per
a impulsar el desenvolupament, produccio i accés a aquestes terapies, bus-
cant aprofitar el potencial de la inddstria biotecnologica espanyola i millorar
I'atencio sanitaria.

No obstant aix0, el panorama actual presenta tant oportunitats com desafi-
aments, incloent la necessitat d'adaptar, actuar i crear nous models d'avalu-
acid i finangament per a garantir la sostenibilitat del sistema sanitari i 'accés
dels pacients a aquests tractaments innovadors.

La creacié d'infraestructures pel desenvolupament i aplicacié de les tera-
pies avancades comporta un impacte economic significatiu en el Sistema
Nacional de Salut (SNS). Segons alguns experts en I'ambit, s'estima que per
2025 les agencies reguladores aprovaran entre 10 i 20 terapies geniques i
cel-lulars per any.
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* En aquest sentit, el 83,3% dels experts considera
que els models de financament actuals per a les

terapies avancades no sén sostenibles per el SNS.

Font: propia. Enquesta d'estat de situacio.

Actualment de les 26 terapies avangades disponibles en la Uni¢ Europea
només hi ha 7 disponibles en el Sistema Nacional de Salut, per la qual cosa
és precis agilitzar i actualitzar els marcs organitzatius i normatius per facili-
tar I'accés a aquestes terapies.

Els principals reptes que el grup d’experts ha identificat relacionats amb el
camp de l'avaluacio i financament s'orienten a:

1. La necessitat de mesurar de forma efectiva el valor que una
nova terapia pot aportar al sistema amb l'objectiu de prioritzar
i ser més sostenibles. El 91,6% considera que l'establiment de
biomarcadors que defineixin I'aportacié de valor d'una nova
terapia avancada i, per tant, la seva prioritat de financament
nacional, podrien ajudar a millorar la sostenibilitat del sistema.

2. La necessitat de definir nous models estandarditzats i aprovats
pel SNS pel financament de terapies innovadores.

3. Disminuir la iniquitat en el potencial i poder financador de les
terapies avancades entre CA i, inclUs, centres hospitalaris.

4. Agilitzar el procés de financament i entrada al mercat de les
noves terapies.

Com una de les principals iniciatives desenvolupades a nivell nacional amb
I'objectiu d'ajudar en el financament de les terapies avanc¢ades, destaca la
creacio de la Societat Mercantil de terapies avangades, un nou projecte de
col-laboracié publica-privada dedicat a desenvolupar i comercialitzar me-
dicaments, terapies i tecnologies avancades, innovadores o emergents en
I'ambit sanitari, provinents dels resultats de grups d'investigaci¢ espanyoles,
punters en les seves arees.

* El 83,3% considera que la creaci6 de noves
organitzacions com la Societat Mercantil de
terapies avancades o el Consorci CERTERA ofereix

oportunitats per agilitzar el financament de les
terapies avancades a Espanya, encara que el 50% no
ho visualitza a curt termini.

Font: propia. Enquesta d'estat de situacio.
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Seguint amb el enfocament public-privat, també s'ha de destacar la creacié
del Consorci CERTERA, a través del Institut de Salut Carles lll (ISCllI), una
infraestructura cientific-tecnica en xarxa que compta amb 43 entitats en

14 CAi que esta orientada al desenvolupament de medicaments de tera-
pies avancades. CERTERA busca facilitar I'accés a terapies avancades pels
ciutadans espanyols, impulsant la investigacié i desenvolupament en aquest
camp. A més, pretén establir aliances estrategiques amb el sector industrial
i crear un ecosistema d'innovacié en terapies avancades.

Aquests dos nous organismes neixen amb 'objectiu de fer front als princi-
pals reptes del financament de les terapies avancades, que son:

1. Laincertesa clinica-financera
2. Ladificultat en I'avaluacié del cost-efectivitat
3. Lafalta de mitjans i eines que agilitzin I'avaluacié

Ambit clinic, accés i recursos

El 75,1% dels experts consideren que és
* altament necessari desenvolupar procediments
especifics establerts i criteris clars per millorar 'accés
a les terapies avancades.

Font: propia. Enquesta d'estat de situacio.

Les terapies avancades estan tenint un impacte significatiu en la practica
clinica real dins del Sisterna Nacional de Salut, oferint noves opcions tera-
peutiques per a malalties que abans mancaven de tractaments eficagos.

Alguns dels camps terapéutics amb major impacte en aquest tipus de
terapies son:

Oncologia: les terapies avancades han mostrat un impacte signifi-
catiu en el tractament del cancer. Destaquen les terapies CAR-T, que
utilitzen cel-lules del sistema immunitari modificades geneticament
per combatre cel-lules tumorals. Aquestes terapies s'apliquen princi-
palment en el tractament de cancers hematologics, com la leucemia
limfoblastica aguda de cel-lules B (LLA-B).
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Malalties Hematologiques: a més del seu Us en oncohematologia,
les terapies avancades s'empren en altres patologies per la regene-
racio de teixits i el tractament de diverses malalties. Espanya és un
referent en assajos clinics relacionats amb terapies avancades per a
malalties hematologiques.

Malalties Neurodegeneratives: les terapies avancades oferei-

xen noves perspectives pel tractament de malalties neurologiques
complexes. S'estan desenvolupant aplicacions per malalties com
I'Alzheimer, el Parkinson i I'Esclerosi Lateral Amiotrofica (ELA). Aques-
tes terapies busquen restaurar o millorar les funcions neurologiques
alterades.

Malalties Cardiovasculars: s'estan investigant tractaments per con-
dicions com lictus i la isquemia amb l'objectiu de regenerar els teixits
cardfacs danyats i millorar la funcié cardiovascular.

Malalties Rares: les terapies avancades ofereixen esperanca per
moltes malalties rares. S'estan desenvolupant tractaments per algu-
nes de les més de 7.000 malalties rares conegudes. Aquestes tera-
pies poden proporcionar opcions terapeutiques per condicions que
anteriorment no tenien tractaments efectius.

Medicina Regenerativa: la regeneracio de teixits és una area im-
portant d'aplicacié. S'empren terapies cel'lulars per la regeneracio de
diversos teixits i organs. Aquestes terapies tenen potencial en arees
com l'ortopedia i la reparacié de lesions.

No obstant aix0, la potencial inequitat en I'accés a terapies avancades a Es-
panya és un problema creixent que afecta de manera desigual als pacients
depenent de la seva comunitat autdbnoma de residéncia. Aquesta situacio
genera importants disparitats en l'atenci¢ sanitaria i les oportunitats de
tractament entre els diferents territoris espanyols.

El 91,7% dels participants consideren que el
* SNS, tal i com el coneixem en l'actualitat, NO
es troba preparat (el 50% afirma que només en
alguns centres) per assegurar l'accés agil i homogeni
a aquestes terapies en totes les comunitats
autonomes.

Font: propia. Enquesta d'estat de situacio.
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Els cinc motius principals que els experts senyalen com a causants d'aques-
ta potencial inequitat sén:

1.

Falta d'un sistema d'informacié unificat i transparent sobre la
disponibilitat i accés a aquestes terapies.

Disparitats pressupostaries i d'inversié en innovacio sanitaria
entre territoris.

Falta de coordinaci6 efectiva a nivell nacional.
Diferéncies en els processos d'avaluacio i aprovaci6 entre CA.
Burocracia existent durant el procés.

Amb l'objectiu de fer front a aquesta situacio, optimitzar la implementacio
i l'accés a aquestes noves terapies avangades, és necessari introduir nous
agents clau en el procés, com:

MW=

Gestors sanitaris

Professionals assistencials

Administracions sanitaries (centrals i autondmiques)
Inddstria farmacéutica

* El 91,6% afirma que la col-laboracio6 publica-
privada és un element imprescindible per
I'adopcid i acceleraci6 de les terapies avancades a

Espanya.

Font: propia. Enquesta d'estat de situacio.

Segons el grup de treball, la col-laboracié amb la industria farmaceutica
des de les etapes inicials és un factor determinant per accelerar el procés
d'adopcid de les terapies avangades. En aquest sentit, consideren que el
sector privat exerceix un paper fonamental per:

Impulsar la innovacio terapeutica
Fer costat a la recerca i fabricacié hospitalaria
Facilitar nous models de financament

Ajudar en l'estandarditzacié de processos administratius en els centres
hospitalaris

Optimitzar els fluxos associats al procés assistencial
Fer més efectiva I'avaluacié de les terapies avancades



Investigaci6 i desenvolupament

Espanya s'ha posicionat com un dels paisos referents en terapies avanca-
des, destacant tant pel seu nivell cientific com pel numero d'assajos clinics
realitzats.

* El 58,4% dels experts consideren que Espanya
és un pais lider en investigacié de terapies
avancades.

Font: propia. Enquesta d'estat de situacio.

A més, les arees terapeutiques en les que s'enfoquen aguestes empreses
son les malalties oncologiques, cardiovasculars, autoimmunes o0 musculoes-
queletiques, entre altres.

En aquests Ultims anys, la biotecnologia ha protagonitzat un gran esforg
en [+D en terapies avancades en el mén. Entre 2014 i 2023 en Espanya es
van completar o finalitzar 557 assajos clinics enfocats en terapia genica o
cel-lular. Avui dia, hi ha més de 60 assajos clinics actius de terapia géenica i
més de 500 de terapia cel-lular a Espanya.

El pals es posiciona en el cinque lloc pel que fa el nombre de publicacions
cientifiques en I'ambit de la terapia cel'lular respecte al PIB, per davant de
paisos com Corea del Sud, el Regne Unit o Italia, i lidera el nombre d'assajos
clinics al mén. No obstant aix0, la majoria d'ells es troba en estadis molt
inicials.

Entre els principals grups d'investigacio diferenciem:

+ Unitat Mixta de Terapies Avancades (FJD-CIEMAT).

+ Xarxa Espanyola de Terapies Avancades (TERAV).

+ Unitat de Terapies Avancades del IS La Fe.

+ Unitat CRIS d'Investigacié Translacional i Terapies Avancades.
+ BioCat.

+ LivingCells.

Malgrat que Espanya es troba a l'avantguarda del desenvolupament de
terapies avangades, no esta exempta de la problematica que implica la seva
fabricacio.
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* 5 de cada 10 experts afirmen que existeix
ineficacia en la capacitat de traslladar els

resultats d'investigacié, encara que el 41,7% afirma
que aquesta capacitat dependra del centre.

Font: propia. Enquesta d'estat de situacio.

La necessitat d'optimitzacié del procés de produccié d'aquesta mena de
tractaments és una de les claus que, segons tots els experts, el nostre pais
ha de solucionar si vol continuar sent lider del sector.

En aquesta linia, els principals obstacles del desenvolupament academic de
terapies son:

1. Dificultats per obtenir recursos i financament
2. Falta de capacitaci6 professional
3. Inequitat entre centres sobre els recursos disponibles

Aixi mateix, segons els experts participants, les principals causes que pro-
voguen aquesta desigualtat en la capacitat de translacio entre els diferents
centres son:

Dificultats per obtenir recursos técnics i financament
Necessitat de capacitacié professional
Necessitat de coordinacié entre agents clau

pwbdh-=

Heterogeneitat en els recursos disponibles

Tecnologia i innovacié

La biotecnologia ha revolucionat la medicina moderna i, en el mercat espa-
nyol, la seva aplicacié en terapies avancades esta marcant una diferencia
significativa.

* El 75% del grup expert afirma que la tecnologia

pot ser un dels drivers de canvi en el paradigma
de les terapies avancades a Espanya.

Font: propia. Enquesta d'estat de situacio.



Segons la visio dels professionals participants, els ambits on la tecnologia
podria ser de major ajuda en relacié amb les terapies avangades son:

+ L'area d'investigacio

* Anivell clinic i assistencial

+ Enl'avaluacié de terapies

* A nivell burocratici legislatiu

« Enlagesti6 i proteccié de dades cliniques i sistemes d'informacio

A escala regional

Malgrat que les terapies avancades son ja una realitat en el SNS, les dife-
rents comunitats autbnomes han assumit un paper proactiu en el desenvo-
lupament i implementacié d'aquestes terapies innovadores.

En els Ultims anys, hem estat testimonis d'un creixent interes i compro-

mis per part de les administracions regionals per impulsar la investigacio,
produccio i aplicacié de medicaments de terapies avancades. Les comuni-
tats autonomes estan establint les bases per convertir-se en referents en
aquest camp emergent, mitjan¢ant la creacié de consells assessors especia-
litzats 0 amb la inversié en infraestructures d'avantguarda.

A continuacio, s'analitzen els avengos més rellevants en 'ambit de les tera-
pies avancades en les diferents regions d'Espanya, amb especial emfasis en
les iniciatives pioneres, els assoliments aconseguits i les estrategies imple-
mentades. S'examina com cada comunitat autonoma esta abordant els
desafiaments especifics que planteja la integracié d'aquestes terapies, des
del desenvolupament d'unitats de producci¢ fins a la seva participacié en
assajos clinics innovadors.

Aguesta analisi permetra visualitzar un panorama heterogeni pero alineat
en un objectiu comuU: optimitzar la qualitat de vida dels pacients mitjancant
la innovacié biomedica i I'excel-lencia en la prestacio de serveis sanitaris.
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Estratégies de Organismes / comités P

Andalusia + En el context de la * Iniciativa Andalusa en Terapies * Els centres designats
Iniciativa Andalusa Avancades (IATA). per a terapies CAR-T en
de Terapies . X Andal | Di Andalusia sén: Hospital
Avancades (IATA), '_?rx(aj n.,""éjs‘?l_ Per €l Disseny Universitari Virgen del Rocio
Andalusia va ) ) u%ao 2 Gl (Sevilla), Hospital Regional
donar a llum dues PUEREREEE Universitari de Malaga i
estratégies de . Xarxa de laboratoris GMP i Hospital Universitari Reina
terapies avancades, unitat de processament. En Sofia (Cérdoba).
unaen 2010 total 10 laboratoris ubicats
una actualitzacio en les provincies de Cérdoba,
d'aquesta entre els Granada, Malaga i Sevilla per
anys 2018- 2022. a la fabricacio de terapies
‘Pla de Medicina avancades.
Personalitzada i de
Precisio 2023-2027'.
Cantabria Estratégia de + Sistema de Terapies Avancades * Els centres designats
Governanca del (TerAval): Per I'atencié a per a terapies CAR-T en
Sistema de Terapies pacients i per investigacio Andalusia sén: Hospital
Avancades de « i produccié d di Universitari Virgen del Rocio
Cantabria (TerAVal) | [Prielalbidd]®) ol ks icaments. (Sevilla), Hospital Regional
2023-2027. Des de Maig 2023. Universitari de Malaga i
+ Consell Assessor de Terapies Hospital Universitari Reina
Avancades- Conselleria Sofia (Cérdoba).
de Sanitat. Es un organ de
consulta, assessorament
i planificacié del
desenvolupament d'estratégies
i de plans operatius.
Castella i A pesar que la + Centre en Xarxa de Medicina + El Complex Assistencial
Lleé Comunitat encara regenerativa i Terapia cel-lular Universitari de Salamanca

no compta amb
una estrateégia

de terapies
avancades, en 2024,
la Conselleria de
Sanitat va anunciar
que esta treballant
en la creacié d'una
Estrategia d'l+i en
terapies avancades.

de Castellai Lled, creat en 2012
i encarregat d'investigar la
potencial capacitat terapéutica
de les cél-lules mare adultes.

ha estat designat com a
centre de referéncia per la
utilitzacié de medicaments
CAR-T.




Catalunya

Estratégies de
terapies avancades

« La Xarxa de

Terapies Avancgades
de Catalunya,
coordinada per
BioCat, té com a
objectiu impulsar

la investigacio,

la fabricaci6 i el
desenvolupament de
terapies avancades,
per tal de fer-les
accessibles a la
ciutadania d'una
forma agil, eficient i
sostenible.

Programa de
terapies avancades
i emergents en
salut de Catalunya.
Coordinat per el
Banc de Sang i
Teixits, té I'objectiu
d’incrementar

la disponibilitat

dels tractaments,
augmentar la equitat
i reduir els costos
dels mateixos.

Organismes / comités
destacats

Hospital Sant Joan de Déu
Barcelona: ha posat en

marxa una nova Plataforma

de Terapies Avancades per
desenvolupar i produir terapies
avancades per a pacients
pediatrics.

+ Hospital Parc Tauli de Sabadell:

compta amb una Plataforma de
Terapies Médiques Avangades

i forma part de la Xarxa

de Terapies Avancades de
Catalunya.

Hospital de la Santa Creu i Sant
Pau: esta construint una nova
Unitat de Terapies Avancades
per augmentar la fabricacié

de medicaments biologics
personalitzats.

Institut Germans Trias i Pujol
(IGTP): s'ha adherit a la Xarxa
de Terapies Avancades de
Catalunya per impulsar la seva

investigaci6 i desenvolupament.

Hospital Clinic de Barcelona:
centre pioner en la produccio
de terapies CAR-T en Espanya.

Hospital Vall d'Hebron: compta
amb la Unitat de Terapies
Avancades en Hematologia
(UTAH).

Es pioner en assajos clinics i en
el desenvolupament propi de
TILs, CAR-Ts i altres academics
(VHIO).

Banc de Sang i Teixits.
Coordinador del Programa de
TA i emergents de Catalunya,
membre de TERAV i centre
productor de TA.

Hospital Universitari de
Bellvitge. Lider en investigaci6
en TA.

Hospital del Mar. Referent en
investigacio en TA, a través del
seu institut d'investigacio.

Iniciatives destacades

Catalunya es situa en la 5a
posici6 en Europa i 8a a
nivell mundial en nimero
d'assajos clinics de terapies
avancades.

Lidera el ranquing estatal
en publicacions cientifiques
relacionades amb terapies
avancades, amb

2.195 publicacions (38% del
total nacional).

Ha rebut el 64% del
financament total de la
convocatoria CERTERA a
nivell nacional.

Projecte PRECISEU. Un
macroprojecte europeu
liderat per Biocat per
impulsar la medicina
personalitzada i les terapies
avancades en Europa, amb
un financament de quasi 23
milions d'euros.

FICAT (Functional Inte-
gration of Customized
Advanced Therapeu- tics).
Un projecte innovador en
el camp de les terapies
avancades liderat per
Integra Therapeutics, una
empresa biotecnologica
derivada de la Universitat
Pompeu Fabra (UPF).

Centres designats per a
I'administracio de terapies
CAR-T: Hospital Clinic de
Barcelona, Hospital de

la Santa Creu i Sant Pau,
Hospital Vall d'Hebron, ICO
Hospital Duran i Reynals,
ICO Hospital Germans Trias
i Pujol, Hospital Sant Joan de
Déu.
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Organismes / comités
destacats

Estratégies de
terapies avancades

Comunitat
Valenciana

Unitat de Terapies Avancades
de I'Institut d’Investigacié
Sanitaria La Fe. Forma part de
la xarxa CERTERA.

Oficina Autondmica de
Medicina Predictiva,
Personalitzada i Terapies
Avancades de la Comunitat
Valenciana. Creada recentment
per la Conselleria de Sanitat,
aquesta oficina té com objectiu
elaborar, implementar i avaluar
el Pla valencia de medicina
predictiva, personalitzada i
terapies avancades.

Servei d'Optimitzacié
Terapeutica, Medicaments
Innovadors i Terapies
Avancades de la Conselleria de
Sanitat.

+ L'Hospital Universitari i
Politecnic La Fe i 'Hospital
Clinic Universitari de
Valéncia estan designats
com a centres autoritzats
de referéncia per I'is de
terapies CAR-T.

Madrid

+ Estratégia Regional
de Terapies
Avancades en 2018.

* En 2022, va crear
el Pla de Terapies
Avancades 2022-
2024.

+ Ruta assistencial
Terapies CAR-T.

Comité Director de la
Estrategia Regional de Terapies
Avancades.

Xarxa de Terapies Avancades
de la Comunitat de Madrid.

« Divisio de la Unitat de Terapies

Avancades de la Direccié
General d'Investigaci6, Docéncia
i Documentacio.

Establiment de 8 unitats

de comités: instal-lacions
hospitalaries del Servei
Madrileny de Salut (SERMAS:
Hospital General Universitari
Gre- gorio Marafién, Hospital
Infantil Universitari Nifio Jesus,
Hospital Univer- sitari 12 de
Octubre, Hospital Universitari
La Paz, Hospital Universitari
Ramon y Cajal, Hospital
Universitari La Princesa,
Hospital Universitari Puerta de
Hierro, Hospital Universitari
Puerta de Hierro.

Designaci6 de 7 centres
hospitalaris per a
I'administraci6 de terapies
CAR-T: Gregorio Marafion,
12 de Octubre, Ramény
Cajal, Puerta de Hierro-
Majadahonda, La Princesa
i La Paz per adults; Nifio
Jesus i La Paz per pacients
pediatrics.

Desenvolupament i
autoritzaci6 del medicament
NC-1 en I'Hospital Puerta de
Hierro-Majadahonda, sent
el primer farmac de terapia
avancada d'origen académic
autoritzat en Espanya.
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Estratégies de Organismes / comités P

Pais Basc + Basque Advanced The- rapies. * Projecte Gipuzkoa Advanced
Es va llencar aquesta iniciativa New Thera- pies Territory
que mobilitza tota la cadena (GANTT). Programa amb
de valor del sistema basc de I'objectiu de consolidar
salut, incloent quatre grans a Gipuzkoa com una
grups empresarials, 18 pimes referéencia mundial en el
i sis centres tecnologics, amb desenvolupament de les
I'objectiu de convertir-se en un terapies cel-lulars, géniques
referent en terapies avancades. i de ARN amb una orientacio

. industrial.
* El Grup de Pilotatge de
Salut Personalitzada. Es un + L'Hospital Universitari de
component clau de l'estratégia Donostia és I'Uinic centre
d'especialitzaci6 intel-ligent RIS3 autoritzat per a
en el Pais Basc, especificament e, ..
SrTeat: A I’émbit%e T + L'aplicacié de terapies CAR-T.
terapies avancades, medicina
personalitzada, tecnologia i
salut mental.
+ La unitat de Producci6 de
Terapies Avancades (UPTA) de
I'Institut Biobizkaia. Forma part
del Consorci CERTERA.
Regié de + En l'actualitat, el + Comite Multidisciplinari + Dos centres designats per
Murcia territori es troba de Terapies Avancades de administracié de terapies

elaborant una
Estratégia Regional
en Terapies
Avancades.

I'Hospital Clinic Universitari
Virgen de Arrixaca.

Comite Multidisciplinari

de Terapies Avancades de
I'Hospital General Universitari
Morales Meseguer.

Unitat de producci6 cel-lular
en I'Hospital Clinic Universitari
Virgen de Arrixaca.

CAR-T: Hospital Clinic
Universitari Virgen de
Arrixaca (adults, pediatria
i ARI) i Hospital General
Universitari Morales
Meseguer (adults).

+ Curs "Advanced The- rapies:
scientific basis and clinical
uses”. Universitat de Mdrcia,
Xarxa Espanyola de Terapies
Avancades i SEHH".
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A lI'ambit europeu

A Europa, el desenvolupament i la implementacié d'aquestes terapies
innovadores han experimentat un creixement significatiu en els dltims anys,
marcant fites importants en I'atencio medica i la recerca biomedica.

La Uniod Europea ha establert un marc regulador solid per garantir la
seguretat i eficacia d'aquests tractaments innovadors, creant el Comite de
Terapies Avancades dins de I'Agencia Europea de Medicaments.

En els Ultims dotze anys, I'Agéncia Europea de Medicaments ha aprovat
vuit medicaments de terapies avancades, reflectint el progrés constant en
aquest camp. Aguests avancos no sols han permeés curar malalties amb alta
morbimortalitat, sind que han aconseguit convertir en croniques algunes
patologies que abans eren mortals. A més, han permes millorar significa-
tivament les taxes de supervivencia en diversos tipus de cancer. Malgrat
els desafiaments que enfronten aquestes terapies, com els alts costos de
desenvolupament i produccio, aixi com la complexitat de la seva fabricacié
personalitzada, el futur s'entreveu prometedor. La tendéencia apunta cap a
la combinacié de terapia genica i terapia cel-lular, buscant sinergies per a
desenvolupar tractaments encara més efectius i segurs.

En aquest capitol, s'exploraran els avancos més significatius, les fites acon-
seguides i les millors practiques implementades en el camp de les terapies
avancades a Europa. A més, s'examinaran els desafiaments i oportunitats
que es presenten en I'horitzé de la medicina personalitzada.

A nivell regulador, per tal d'establir un marc comu per la regulacié i comer-
cialitzacié dels medicaments de terapia avangada, en 2007 es va introduir el
Reglament (CE) num. 1394/2007 del Parlament Europeu i del Consell sobre
medicaments de terapia avang¢ada, creant també el Comite de Terapies
Avancades.

Aquest reglament estableix normes per l'autoritzacid, supervisio i vigilancia
de les terapies avancades, amb l'objectiu de garantir la seguretat i dispo-
nibilitat dels nous medicaments basats en terapia genica, somatica i engi-
nyeria tissular. A més, faculta a I'Agéncia Europea del Medicament per eme-
tre recomanacions cientifiques sobre un producte determinat, i estableix
un instrument de certificacié a nivell de qualitat per a les petites i mitjanes
empreses que participen en el desenvolupament pre-clinic per facilitar la
transferéncia de recerca.

Posteriorment, aguest reglament es va actualitzar al 2014 mitjancant un in-
forme de la comissié al Parlament Europeu i al consell de conformitat amb



I'article 25 del Reglament (CE) num. 1394/2007 del Parlament Europeu i del
Consell sobre medicaments de terapia avancada i pel qual es modifiquen la
Directiva 2001/83/CE i el Reglament (CE) num. 726/2004. Aquest informe fa
un balang de la situacio de les terapies avan¢ades a la Unid Europea.

De manera addicional, la EMA va crear la designacié PRIME (PRloriy MEdi-
cines) per afavorir una via accelerada en el desenvolupament de terapies
avancades per a pacients amb necessitats mediques no cobertes, garantint
I'accés rapid a aquestes.

A més, la EMA ofereix suport especific pel desenvolupament de terapies
avancades mitjan¢ant:

+ Suport sobre els criteris de classificacié i procés de sol-licituds.
+ Informacié de guies clau relacionades amb terapies avancades.
* Guies de bones practiques cliniques (GCP).

+ Guies especifiques de bones practiques en la fabricacié (GMP).
+ Guia de bones practiques en laboratori (GLP).

+ Guies d'informacié i suport en els procediments d'autoritzacié de
comercialitzacio, per facilitar la comprensié del procés d'avaluacié de
terapies avancades en la Uni6 Europea.

* Guies de farmacovigilancia especifiques per a terapies avancades des-
prés de la seva autoritzacié.

+ Documents de resoluci6 de dubtes, com els publicats en conjunt amb el
Comité de Terapies Avances de la EMA i el Biologic Working Party.

*+ Incentius. La legislacio de la EMA presenta incentius per fomentar la
investigacio i desenvolupament en terapies avangades: per exemple, es
contempla un 65% (90% en cas de PYMES) de reducci6 de taxes en les
sol-licituds d'assessorament cientific.

En relacié amb la investigacio i desenvolupament d'assajos clinics, trobarem
que des de gener de 2014 (i fins 2019) es van iniciar més de 323 assajos
cinics de terapies avancgades a Europa. En aquest perfode els principals
paisos que van iniciar assajos clinics van ser UK (112), Espanya (102), Franca
(101), Alemanya (83) i Italia (66).

Actualment (fins Juliol de 2024) trobem que en Europa estan en marxa 341
assajos clinics, de les quals 172 van ser assajos de terapia genica, 69 de
terapia cel'lular i 2 d'enginyeria tissular.

En relacié amb el procés d'aprovacié de l'assaig, la majoria sén aprovats en-
tre 61 12 mesos, temps molt variable en funcié del pais i la seva regulacio.

De forma global, la majoria de les molécules investigades no arriben a la
fase d'investigacio clinica, i s'estima que menys de la quarta part de l'assaig
clinic obté autoritzacié de comercialitzacid. A més, existeixen dificultats
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afegides degut a aspectes de financament i als requeriments especifics en
el cas de les terapies avancades. Hem de tenir en compte també que la re-
cerca en terapies avancades esta realitzada majoritariament per entitats del
mon académic o PIMES, que disposen de recursos més limitats i a vegades
poden estar menys familiaritzades amb el marc reglamentari que regula
I'autoritzacid i comercialitzacio de MTA.

Després de I'entrada en vigor del reglament sobre terapies avancades a la
UE, es faculta als estats per a autoritzar I'Us -sense necessitat d'autoritzacio
de comercialitzacio de terapies avancades a mesura- amb la condicié que
el medicament sigui utilitzat per a un sol pacient, en un centre hospitalari i
sota la responsabilitat professional d'un metge.

Les variacions reguladores donen com a resultat un entorn menys compe-
titiu i atractiu per la realitzacié d'assajos clinics multicentrics. Per aixo seria
important disposar d'un marc reglamentari adaptat que garanteixi la segu-
retat i contribueixi al desenvolupament i autoritzacié de noves terapies.

L'exempcié hospitalaria facilita la recerca en I'ambit academic i hospitalari, i
proporciona informacié per una futura autoritzacié de comercialitzacio.

En aquest context, al 2023 es va signar un posicionament conjunt des de

la EFPIA (la Federacid Europea de la Industria Farmacéutica) amb I'Alianca
per a la Medicina Regenerativa (ARM), el grup de la industria biotecnologica
EuropaBio, la Confederacié Europea d'Empresaris Farmaceutics (Eurocope)
i la Societat Internacional de Terapies Cel-lulars i Genéetiques (ISCT). Aquest
posicionament tracta aspectes com I'homogeneitzacio i els requisits espe-
cifics associats a l'exempcié hospitalaria per garantir la seguretat i qualitat
dels medicaments utilitzats.

Alguns dels comites existents a nivell europeu son:

Comité de Terapies Avancades (CTA): Forma part de I'Agéncia
Europea del Medicament (EMA). Des de 2009 és l'encarregat d'eme-
tre dictamens sobre la qualitat, seguretat i eficacia dels MTA (Medica-
ment de Terapies Avancades), dels quals el Comite de Medicaments
d'Us Huma basara l'autoritzacié. El Comité de Terapies Avancades de
'EMA reconeix la necessitat de desenvolupar directrius reguladores
que cobreixin la qualitat, la seguretat i l'eficacia que siguin rellevants
pels medicaments.

Innovation Task Force (ITF): Eina que proporciona un forum pel
dialeg primerenc sobre el desenvolupament de farmacs innovadors
amb I'EMA. Esta dirigit a tot tipus de promotors (investigadors acade-
mics, PIME, indUstria farmaceutica, etc.). Abasta guestions reglamen-
taries, tecniques i cientifiques, permetent l'intercanvi informal d'infor-
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macio i orientacio en el procés de desenvolupament de farmacs (és
complementari als procediments formals requerits per 'EMA). Les
terapies avancades son una de les principals arees en les que oferei-
Xen major suport.

Alliance for Regenerative Medicine: Organitzaci¢ internacional de
la defensa dels beneficis per terapies avancades. Facilita intercanvis
sobre practiques, proporcionant dades i analisis, i involucrant dife-
rents actors pel desenvolupament de terapies avancades.

Alemanya

A Alemanya, els principals centres amb activitat en terapies avancades son:

Centre 10ZK (Immun-Onkologisches Zentrum Kéln): Es posici-
ona com un centre especialitzat en immunoterapia contra el cancer,
oferint tractaments personalitzats i alternatius basats en l'activacio
del sistema immune del pacient, amb un enfocament en la recerca
continua i I'aplicacié de terapies avancades.

Hospital Universitari de Tubingen: Es destaca com un centre
important en recerca i terapies amb cellules mare a Alemanya.

Projecte ‘Captain T Cell’: Un innovador projecte, sorgit del Cen-
tro Max De- Ibrick de Medicina Molecular, que aposta per cel-lules
immunologica extremadament actives, les anomenades “cél-lules

T". Aquestes s'obtenen de la sang dels pacients i se'ls agrega, en un
laboratori, una moléecula artificial. En el cos, les cél-lules T detecten
cellules tumorals i les destrueixen. Posant el focus en una forma de
leucemia particularment agressiva, Captain T Cell va desenvolupar
una plataforma tecnologica amb la qual poden optimitzar cel-lules
T. L'equip d'investigacio és un dels guanyadors del concurs GO-Bio
2018, del Ministeri Federal d'Educacio i Recerca d'Alemanya.

BioNtech: Una empresa que desenvolupa medicaments contra el
cancer, a mesura, per a cada pacient a través de noves tecniques de
digitalitzacié i automatitzacio que fan possible produir medicaments
personalitzats en quantitats suficients per estudis clinics.

Instituto Leibniz d’'Investigacié i Tecnologia del Plasma (INP):
Un “llapis de plasma” desenvolupat en el INP, emprat pel tractament
de ferides en pacients de cancer. A través d'una petita flama, a 40
graus de temperatura, es transfereixen molecules al pacient i es des-
trueixen els germens actius.
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Fundacié Alemanya d’'Investigacié (DFG): Centre transnacional que
crea un entorn per afavorir infraestructures i centres transnacionals.

Franca

Encara que Franca és un dels paisos més avancats d'Europa i del mén en
terapies geniques, la falta de finangament i la fragilitat economica del sector
frenen el desenvolupament d'aquests tractaments innovadors.

Aguest pais compta amb un marc regulador favorable per el desenvolupa-
ment de terapies avancades. L'Agéncia Nacional de Seguretat del Medica-
ment i dels Productes Sanitaris (ANSM) és I'encarregada d'avaluar i autorit-
zar aguests tractaments.

El govern frances ha identificat les terapies avancades com una area estra-
tegica i ha implementat diverses iniciatives per impulsar el seu desenvolu-
pament:

+ Creaci6 de centres especialitzats en terapies cel-lulars i géniques.
+ Financament de projectes d'investigacié a través de programes nacionals.
+ Col-laboraci6 publica-privada per accelerar la translacié clinica.

Entre algunes fites, principalment en recerca i desenvolupament de terapi-
es avancades, destaquem:

Alianca entre Sensorion, empresa biotecnologica, i I'Institut
Pasteur: Aquesta associacio concedeix a Sensorion una opcié de
llicencia exclusiva per desenvolupar i comercialitzar candidats a
farmacs de terapia genica procedents de projectes de col-laboracid
per abordar necessitats no cobertes en audicié. Actualment s'estan
duent a terme dos programes de desenvolupament en aquest marc,
a saber, SENS-501 (OTOF-GT) i GJB2-GT.

Inserm: Es la institucié nacional francesa de salut i investigacié medi-
ca. Amb seu en Paris, és 'organisme academic d'investigacié biome-
dica lider dEuropa amb 350 centres ubicats a Franca i a l'estranger.
Estudis recents han mostrat resultats prometedors en el tractament
de malalties rares com la distrofia muscular de Duchenne i la fibrosi
quistica. Aquestes terapies es centren en corregir els defectes gene-
tics subjacents, oferint esperanca als pacients i les seves families.
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Genopole: és un recinte empresarial i un campus cientific per les
biotecnologies, situat al sud de Paris, en Evry Courcouronnes. Geno-
pole és el principal recinte de genomica, amb empreses que de-
senvolupen terapies cel-lulars i genetiques, solucions de diagnostic,
tecnologia alimentaria i molt més. Actualment alberga 65 empreses i
16 laboratoris academics in situ.

Paris Saclay Cancer Cluster (PSCC): Va ser un dels primers pro-
jectes secundats per Franca 2030; el seu objectiu és recolzar la
innovacio en oncologia fent-la més predictiva, precisa i eficac. En
reunir totes aquestes capacitats en una unica ubicacio, el PSCC crea
un ecosistema centrat en el pacient per establir un centre de primer
nivell en el camp de l'oncologia.

Medicen: reuneix organitzacions publiques i privades relacionades
amb la innovacié per a desenvolupar la solucié terapeutica del futur.
Actua com a catalitzador de tot |'ecosistema i compta amb més de
500 membres, incloses 430 empreses emergents.

Gustave-Roussy Institute: terapies innovadores en oncologia, me-
dicina molecular, immunoterapia, reparacio de I'ADN i cancers poc
comuns.

Biotherapies institute (campus Genopole): bioterapies per malal-
ties genetiques poc comunes, malalties neuromusculars, sistema
immunitari, trastorns sanguinis, miologia i cél-lules mare humanes
pluripotents.

Meary Center: bioproduccio, medicaments de terapia avangada,
terapia genetica i cel-lular i enginyeria dels teixits.

Imagine Institute per a malalties genétiques: immunologia,
autoimmunitat, hematologia, ronyd, ossos, metabolisme, discapacitat
intel-lectual, dermatologia, gastroenterologia, oftalmologia i malalties
infeccioses.

Italia

A Italia destaca:

Fondazione Telethon: Una organitzacié sense anim de lucre que
financa i desenvolupa recerques en terapia genica i cellular per
malalties genetiques rares.
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Hospital d’Investigacié San Raffaele: Centre medic multidiscipli-
nari altament especialitzat, que uneix tractament, investigacio clinica i
ensenyanca. L'hospital esta reconegut com Institut Cientific d'Investi-
gacio i Assistencia Sanitaria (IRCCS) per la seva investigacié en medi-
cina molecular i l'aplicacié de tractaments innovadors, com la terapia
genica.

Holostem Terapie Avanzate: Una empresa spin-off de la Univer-
sitat de Modena i Reggio Emilia, centrada en el desenvolupament de
terapies basades en cellules mare per malalties rares.

Proyecto Dante Citizen Test: Desenvolupat a Italia a través de
I'empresa Dante Labs. L'objectiu d'aquest és introduir la sequenci-
acio clinica del genoma complet, a través de la prova CE-IVD, amb
informes clinics en I'atencio medica estandard dels hospitals i el
sistema de salut del pals. Aquest és el primer pas per a introduir la
sequenciaci¢ del genoma complet en el sistema de salut nacional
d'un pais europeu i del G7. La prova aprofitara el programari Extensa
(propietat de Dante) per a I'elaboracio d'informes, la interpretacio i
I'analisi de dades mediques i del genoma complet.

Regne Unit

Al 2024, el Regne Unit anunciava una inversio historica de fins a 464 milions
d'euros, destinada a enfortir el sector de les ciencies de la vida i la recerca
medica, amb l'objectiu de millorar I'accés dels pacients a tractaments inno-
vadors i accelerar els assajos clinics.

Aquest projecte, que representa la major collaboracié publica-privada del
seu tipus en el mén, té com a objectiu no sols fomentar la innovacié medi-
ca, sind també impulsar el creixement economic a través de la recerca en
saluti el desenvolupament de noves tecnologies. Els fons estaran dirigits a
crear 18 nous Centres de Recerca Comercial (CRDC, per les seves sigles en
angles), a millorar la fabricacié sostenible de medicaments i modernitzar els
metodes d'avaluacié de noves tecnologies sanitaries, contribuint aixi a la
competitivitat global del Regne Unit.

El 5% restant de la inversid, equivalent a uns 23 milions d'euros, s'utilitzara

per millorar els metodes d'avaluacié de tecnologies sanitaries, facilitant l'ac-
cés a medicaments innovadors. Aquest tipus d'avaluacions, que analitzen la
relacié cost-eficacia dels nous tractaments, son fonamentals per assegurar

que els pacients rebin les terapies més avancades de manera oportuna

i rendible. El programa també donara suport al laboratori d'innovacioé de



I'Institut Nacional per I'Excel-lencia en la Salut i I'Atencio (NICE), aixi com la
plataforma UK Pharmascan, que proporcionara informacié clau sobre nous
medicaments en desenvolupament.

Entre alguns dels principals organismes podem destacar:

MHRA Medicines Healthcare Products regulatory Agency: Com
agencia reguladora esta involucrada en el desenvolupament de vies
d'accés d'introduccio de farmacs innovadors.

The Cell and Gene Therapy Catapult (CGT Catapult): és una
organitzacio, independent, dinnovacid i excellencia en el Regne Unit,
dedicada a l'avanc i creixement del sector de terapies cel-lulars i geni-
ques. Els seus objectius son:

+ Catalitzar i facilitar el creixement de la industria de terapies cel-lu-
lars i géniques.

+ Construir un sector lider, mundialment, en terapies cel-lulars i
géniques.

+ Proporcionar experiéncia, recursos i tecnologia per ajudar els de-
senvolupadors de terapies cel-lulars a millorar els seus processos
de fabricacié.

Advanced Therapy Medicinal Products Program: aquest progra-
ma forma part de la cartera de serveis especialitzats i s'encarrega i
prepara al NHS per la incorporacioé i enfocament nacional de terapies
avancades. El programa complementa i dona suport als programes
nacionals ja presents (National Programmes of Care, Innovative Me-
dicine Fund i Cancer Drugs Fund) proporcionant lideratge i supervisio
en l'avaluacio i implementacié d'aquestes terapies juntament amb el
NICE.
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Futur de les Terapies
Avancades a
Espanya

Les terapies avancades representen una transformacioé
paradigmatica en el camp de la medicina, oferint noves
oportunitats pel tractament de malalties préviament
considerades com “incurables” o “de dificil maneig”. No
obstant, el seu desenvolupament i implementacié a Espanya
presenten multiples desafiaments que requereixen un
abordatge estructurat i multidisciplinari.

En aquest document, es presenta una analisi detallada dels principals
reptes identificats pel grup d'experts participants. Després d'avaluar els 42
desafiaments estrategics identificats durant la fase d'analisi situacional, es
van prioritzar aquells que representen les principals barreres per I'adopcid
de les terapies avancades a Espanya. Entre aquests s'inclouen obstacles
reguladors i economics, aixi com limitacions en infraestructura i en la for-
macio especialitzada, factors que actualment limiten el potencial d'aquestes
innovacions dins del Sistema Nacional de Salut.



36

Reptes i oportunitats
en l'era de les terapies
avancades a Espanya

Com a resultat del procés de cocreacié dut a terme pels experts, es pro-
posen una serie d'iniciatives i linies d'accié concretes dirigides a superar
aquests desafiaments. Aquestes propostes, fonamentades en el coneixe-
ment i l'experiéncia dels professionals involucrats, delineen una estratégia
clara per a facilitar la incorporacié efectiva de les terapies avancades en el
sistema sanitari, garantint la seva accessibilitat i sostenibilitat en benefici
dels pacients a Espanya.

Reptes i iniciatives

Mitjan¢ant I'analisi de situacié realitzat, es van definir un total de 14 reptes
que representaven el paradigma actual de les terapies avancades a Espa-
nya:

1. Adaptar el mar c normatiu al context actual i
caracteristiques propies de les terapies avancades.

2. Agilitzar els processos burocratics.

3. Promoure la coordinacié i el assessorament especific per
I'avaluacié de terapies avancades.

4. Optimitzar els models d'avaluacio existents i generar nous.
5. Agilitzar el procés d'avaluacio de terapies avancades.

6. Reduir la heterogeneitat i inequitat en el accés i el poder
financador de les terapies avancades entre CA.

7. Optimitzar el procés de financament i entrada al mercat de les
noves terapies.

8. Garantir la sostenibilitat en el financament de les terapies
avancades en el SNS.

9. Disminuir el temps d'espera en l'accés del pacient a una terapia
avancada.

10. Estandarditzar els protocols administratius de la IndUstria
Farmaceéutica, vinculats a la incorporacié de terapies avancades
en els hospitals.

11. Optimitzar la coordinacié entre centres i CA.

12. Facilitar la translacié dels resultats de la investigacié a la practica
clinica real.

13. Incorporar la innovacié tecnologica per I'impuls de las terapies
avancades.

14. Analitzar el valor afegit de les terapies avancades académiques.
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Pel seu treball individual i desenvolupament, el grup d'experts van priorit-

zar aquells 6 reptes |'abordatge del qual a curt i mitja termini és clau per a
millorar el model de gesti6 de les terapies avancades a Espanya. Els reptes
prioritzats van ser:

1.

Optimitzar els models d'avaluaci6 existents i/o generar nous
models d'avaluacio6.

Optimitzar el procés de financament i entrada al mercat de les
noves terapies.

Garantir la sostenibilitat en el financament de les terapies
avancades en el SNS.

Adaptar el marc normatiu al context actual i les caracteristiques
propies de les terapies avancgades.

Agilitzar el procés d'avaluaci6 de les terapies avancades.

Reduir la heterogeneitat i iniquitat en l'accés de les terapies
avancades entre CA.

Per a cadascun dels 6 reptes prioritzats, el grup de treball va identificar:

Accions especifiques a impulsar per donar resposta al repte plantejat.

Acceleradors del procés, que es troben en el sistema actual i que ajudin
a impulsar la transformacio.

Barreres o obstacles que, pel contrari, frenen els processos.
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Repte 1

Optimitzar els models
d’avaluacio existents i/o
generar nous models
d’avaluacio

Institucions com la Federacio Europea de la IndUstria Farmaceutica (EFPIA)
han senyalat la urgent necessitat de replantejar els models d'avaluacio, va-
loracio i financament de les terapies avancades. Encara que la seva arribada
es indubtablement positiva pel sistema sanitari i pels pacients, els costos
associats plantegen un dilema als financadors publics. El desenvolupament
d'aquestes terapies requereix una inversié en |+D comparable a la dels far-
macs tradicionals destinats a milions de pacients, pero la seva aplicacio es
limita @ un nimero molt reduit d'individus, a vegades només a unes dese-
nes de persones per pafs.

Aquest desequilibri entre la inversié necessaria i la grandaria del mercat po-
tencial crea una tensio entre la innovacio medica i la sostenibilitat financera
dels sistemes de salut. Per tant, és imperatiu desenvolupar nous models
d'avaluacié que no sols considerin el cost immediat, sind també el valor a
llarg termini i l'impacte social d'aquestes terapies revolucionaries, amb ['ob-
jectiu d'identificar el veritable valor d'aguestes innovacions terapeutiques.

Entre els acceleradors identificats destaquem:

* Impulsar una cultura d'informacioé i comunicacié
+ L'actual potencial dels sistemes d'informacié

* Les noves normatives de privacitat de dades

+ L'avaluacio clinica conjunta europea (JCA)

En contraposicio, les barreres actuals son:

* La baixa explotacio de les capacitats dels sistemes d'informacié actuals
+ La heterogeneitat en el registre de dades

* Nou reial decret d'avaluacié de tecnologies sanitaries

+ Els fils d'informacié entre CA i, inclus, entre centres

¢ La falta de cultura de rendicié de comptes
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INniciatives

Creacié i/o millora de les eines tecnoldgiques per facilitar el procés
1 d'avaluaci6 i mesurament.

Disseny de noves metodologies d'avaluacié mitjangant la definicié
de nous criteris de mesurament adaptats a les terapies avancades.

Col-laboracié i dialeg primerenc amb la indUstria (hospitals i CA)
per definir de manera prematura els aspectes clau necessaris i que
requereixen ser mesurats des de I'ambit assistencial..

O 0O

Definicié i estandarditzacid dels criteris de revaluacio, incloent-
4 hi factors fonamentals com l'impacte social i les alternatives
terapéutiques sorgides.

Inclusié en els protocols de mesurament als pacients que provenen
S d'assajos clinics.

Difusié i distribucié de les dades en salut entre les Comunitats
6 Autonomes (i fins i tot paisos) per a assegurar la seva transparéncia..

Professionalitzacié de I'avaluacio i incentiu de I'orientacio cap a el
mesurament de resultats entre tots els professionals sanitaris del
Sistema Nacional de Salut.

6
Viabilitat @ @
-

Matriu de valoracié per impacte i viabilitat de les iniciatives proposades per al repte 1

V/
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Repte 2

Optimitzar el procés de
financament i entrada al
mercat de les noves terapies

El procés de financament i accés al mercat de les terapies avancades
representa un desafiament significatiu tant pels sistemes de salut com per
la indUstria farmaceutica. L'optimitzacié d'aquest procés és fonamental
per garantir que aquestes terapies innovadores arribin als pacients que les
necessiten, al mateix temps que es preserva la sostenibilitat financera del
sistema sanitari.

Un dels enfocaments clau per abordar aquest repte és el desenvolupament
de models de pagament adaptatius. Els acords d'accés gestionat, com els
esquemes de pagament per resultats i els contractes de pagament diferit,
emergeixen com a estrategies viables per facilitar la introduccié d'aquestes
terapies en la practica clinica. Aquests models innovadors busquen equili-
brar la necessitat d'incentivar la inversié en recerca i desenvolupament amb
la responsabilitat d'optimitzar I'eficiencia i la sostenibilitat de la despesa
sanitaria.

L'avaluaci¢ i finangament dels medicaments de terapia avangada (*ATMP)
ha de basar-se en el valor que aporten, pero amb un enfocament flexible
que reconegui la variabilitat d'aquest valor en funcié del context de cada
pals i sistema de salut. Es preveu una adopcié creixent de models de paga-
ment basats en el valor i d'acords innovadors en els quals el financament
estigui condicionat a la generacié d'evidencia addicional i els pagaments
s'ajustin en funcid dels resultats clinics observats en la practica real.

Els acceleradors identificats sén:

* La participaci6 activa de les CA
« Augmentar la confianca entre la part assistencial i la indUstria
+ Assegurar el dialeg primerenc amb la indUstria

D'altra banda, les barreres definides van ser:

* La Llei de Contractes del Sector Public actual

+ Lafalta de transparencia per part de la indUstria en els costos de les
terapies

« L'heterogeneitat en I'oferta de la industria farmacéutica
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INniciatives

Us de noves metodologies i eines de suport, com el Horizon
Scanning, que ens ajudin en I'avaluacié de les terapies avancades
pel seu futur finangament.

Definici6 de llindars de despesa amb I'objectiu de ser més
previsibles en el financament.

Dialeg primerenc amb la indUstria per accelerar i facilitar el procés
3 de financament des de les seves etapes més precoces.

Millorar els processos de revaluacié economica i avaluacié dinamica,
4 incloent-hi aspectes com el desfinancament i el reposicionament de
la terapia..

Adaptacio de la llei de contractes per impulsar nous sistemes de
S5 pagament com el pagament a llargs terminis.

Millorar el mesurament del cost-efectivitat i impacte clinic d'una
terapia avancada amb I'objectiu que ens permeti definir la seva
urgéncia d'accés i, en consequiencia, les prioritats de despesa

3
8
Viabilitat 5 @
)

Matriu de valoracié per impacte i viabilitat de les iniciatives proposades per al repte 2

V/
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Reptes i oportunitats
en I'era de les terapies
avancades a Espanya

Repte 3

Garantir la sostenibilitat en el
financament de les terapies
avancades en el Sistema
Nacional de Salut

La incorporacié de les terapies avancades en la practica medica ha transfor-
mat 'abordatge de nombroses malalties, proporcionant noves opcions te-
rapeutigues a pacients que préeviament mancaven de tractaments eficacos.
No obstant aix0, aquestes innovacions plantegen desafiaments significatius
pels sistemes de salut, particularment en termes de sostenibilitat financera.
L'elevat cost de desenvolupament, la complexitat dels processos de produc-
Cid i la seva aplicacio a poblacions reduides dificulten la fixacié de preus i els
models de financament d'aquestes terapies.

L'avaluacié del valor real de les terapies avangades va més enlla dels en-
focaments tradicionals d'analisis cost-benefici. Es necessari adoptar una
perspectiva integral que no sols contempli el cost monetari immediat, sind
també l'impacte a llarg termini en la qualitat de vida dels pacients i la possi-
ble reduccié de costos futurs en el sistema de salut. A més, la incertesa in-
herent a aquestes terapies emergents exigeix el desenvolupament de nous
enfocaments per la recopilacio i I'analisi d'evidencia clinica, que permeti una
millor presa de decisions.

En aquest context, resulta fonamental el disseny de models innovadors de
financament que equilibrin l'accés dels pacients a aquestes terapies amb la
sostenibilitat economica del sistema sanitari. Aquest desafiament requereix
explorar les complexitats associades a la valoracié i financament de les tera-
pies avancades, aixi com les estratégies emergents que permetin garantir la
seva accessibilitat sense comprometre l'estabilitat financera del sistema de
salut a llarg termini.

Els acceleradors identificats van ser:

+ Emprar tecnologia amb I'objectiu de facilitar la recollida i avaluacié de dades.
+ Potenciar el seguiment de I'impacte indirecte (sanitari i social).

+ Establir models de finangament lligats a resultats.

+ Revisi6 de resultats i preu/finangament associat al valor real aportat.

¢ Establir mesures de “deixar de fer”, de manera que es pugui prioritzar
la selecci6 de terapies finangades.

+ Potenciar la transparéncia de I'impacte pressupostari i inversio.
+ Corresponsabilitzacio i conscienciacio dels professionals implicats.

* Augmentar el coneixement i formacio sobre gestioé clinica, compra pu-
blica innovadora i I'accés precog.
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D'altra banda, les barreres definides van ser:

¢ Les limitacions pressupostaries.

+ L'avaluaci6 de farmacs d'una sola dosi.
+ Lafalta d'evidencia i dades de valor en practica clinica.

+ Lafalta de confianca i comunicacié entre els agents implicats (adminis-
tracio, industria, hisenda, etc.).

+ Les normatives de contractacio.

¢+ L'inflexible marc normatiu actual, que frena la creacié de models inno-
vadors de compra.

+ Lainexisténcia d'un organ de seguiment institucionalitzat

INniciatives

Promoure l'avaluacio de resultats i del valor aportat, per la
prioritzacié en el financament de terapies avancgades.

Establir models de financament dinamic, seguiment, revaluacio i
refinancament lligats a resultats.

Definir indicadors per l'avaluacio i impacte que reflecteixin el valor
aportat.

®
O

Establir models de col-laboracié publica-privada.

Promoure la recercai el treball col-laboratiu entre CA.

Impulsar un marc normatiu dinamic que s'adapti a models
innovadors de compra.

Impulsar eines tecnologiques que facilitin la recollida de dades
d'avaluacié i impacte pressupostari..

Viabilitat

39

V/

Matriu de valoracié per impacte i viabilitat de les iniciatives proposades per al repte 3
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Reptes i oportunitats
en I'era de les terapies
avancades a Espanya

Repte 4

Adaptar el marc normatiu

al context actual i les
caracteristiques propies de les
terapies avancades

Malgrat els avancos significatius en I'ambit clinic de les terapies avancades,
el marc normatiu i legal no ha evolucionat al mateix ritme, creant un desfa-
sament que dificulta I'accés i la implementaci¢ d'aquestes terapies prome-
tedores.

Des de l'autoritzacio de les primeres terapies avancades a Europa fa més
de dues decades, el panorama ha canviat drasticament. Actualment, la Unié
Europea compta amb 26 terapies avancades aprovades, de les quals set
estan disponibles en el Sistema Nacional de Salut espanyol. Aquesta realitat
subratlla la urgent necessitat d'adaptar les estructures organitzatives i nor-
matives per a facilitar I'accés a aquests tractaments innovadors.

Les oportunitats a tenir en compte pel desenvolupament d'aquest nou
marc normatiu son:

+ Analitzar i identificar les peculiaritats especifiques de les terapies avan-
cades.

+ Impulsar els canvis necessaris en la llei de contractacié publica.
« Suport en el marc legislatiu farmacéutic europeu.

+ Aprendre de I'experiéncia de les terapies CAR-T.

+ Creacid d'una normativa flexible, modulable i vinculant.

+ Conscienciacio i capacitacié especifica dels diferents agents implicats en
el desenvolupament normatiu.

Les barreres identificades per la consecucié de |'objectiu van ser:

+ L'heterogeneitat de caracteristiques entre les diferents terapies avancga-
des.

+ La falta de consens politic.

 La falta de lideratge.

* El desenvolupament normatiu actual, un procés lent.

* La prioritzaci6 d'aspectes no sanitaris.

+ Les diferéncies organitzatives i legals entre CA.

+ Larigidesa dels sistemes d'informacié i de la gestié economica.
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INniciatives

Enfortir el Pla Estratégic Nacional, incloent-hi les caracteristiques
especifiques de les diferents terapies avangades..

@ Definir i incloure nous perfils professionals especialitzats.

Promoure la capacitacié especifica als diferents agents implicats

3 en el desenvolupament normatiu (Tribunal de Comptes, Ministeri
d'Economia, Comer¢ i Empresa, AlReF, Assessories Juridiques i
Interventors, Conselleries d'Hisenda de les CA).

Desenvolupar una normativa dinamica que pugui adaptar-se al
4 desenvolupament i necessitats cientifiques.

Avaluar l'impacte del marc normatiu.

@ Desenvolupar una ageéncia de qualitat assistencial independent (ex.
AIReF).

4

Viabilitat 3
. ONIN O]

5

Matriu de valoracié per impacte i viabilitat de les iniciatives proposades per al repte 4

V/
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Repte 5

Agilitzar el procés d'avaluacio
de les terapies avancades

A mesura que les terapies avancades emergeixen, es fa evident la neces-
sitat d'agilitzar els processos d'avaluacié i aprovacié per garantir que els
pacients puguin beneficiar-se d'elles de manera oportuna.

En els ultims anys, Espanya ha fet passos significatius en la implementacio i
regulacio de terapies avangades, com ho demostra I'exit del Pla Nacional de
Terapies Avancades. No obstant aixo, el creixent nombre de tractaments in-
novadors i la complexitat de la seva avaluacio plantegen nous desafiaments
que requereixen una resposta eficient del sistema sanitari.

L'Agencia Espanyola de Medicaments i Productes Sanitaris (AEMPS) ha
reconegut aqguesta necessitat en introduir un procediment d'avaluacio
accelerada o fast-track per a certs assajos clinics. Aquesta iniciativa promet
reduir els temps d'avaluacio fins a un 30%, la qual cosa podria traduir-se en
un accés més rapid a terapies potencialment eficaces i eficients.

Com altres acceleradors del procés, el grup d'experts va identificar:

+ El desenvolupament i inclusié del procés d'avaluacié en el pla estrategic
de terapies avancades.

+ Definir que i per a qué avaluem.

* Lainclusio de dades d'avaluacié economica i d'eficiencia.

* Optimitzar la interoperabilitat dels sistemes d'informacio.

+ Comptar amb el suport d'una normativa estandarditzada i dinamica.
+ Procediments d'avaluacié de resultats en periodes.

+ Impulsar la confianca i el dialeg entre els agents implicats.

Per contra, les barreres identificades van ser:

* Lafalta de cultura de registre de dades.

+ La falta de consciéncia i responsabilitat professional cap a l'avaluacié.

+ La falta de transparencia i comunicacié de resultats.

+ Les diferéncies en la predisposicio per part de la industria farmacéutica.

* La falta de claredat en els objectius comuns de I'avaluacio per la presa
de decisions.



INniciatives

+ Creaci6 d'una agéncia reguladora professionalitzada a nivell
nacional (ex. Revalmed).

+ Impulsar la publicacié de resultats d'avaluacié economica i
eficiéncia.

+ Definir procediments clars i estandarditzats que impulsin I'accés
precog.

Promoure la inclusié de la veu del pacient.

+ Impulsar el dialeg entre els diferents agents implicats.

+ Desenvolupament de sistemes d'informacio interoperables.

+ Inclusié de dades cliniques en el model de compra i finangament.

00 =000

©
o @

Viabilitat
EE

Matriu de valoracio per impacte i viabilitat de les iniciatives proposades per al repte 5
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Reptes i oportunitats
en I'era de les terapies
avancades a Espanya

Repte 6

Reduir I'heterogeneitat i
inequitat en l'accés de les
terapies avancades entre
Comunitats Autonomes

La incorporacié de les terapies avancades a Espanya ha generat noves
expectatives per pacients amb malalties greus; no obstant aixo, també ha
evidenciat un desafiament crucial: la potencial inequitat en l'accés a aquests
tractaments. Malgrat els avan¢os aconseguits des de la implementacié del
Pla d'Abordatge de les Terapies Avancades al 2018, encara persisteixen bar-
reres que dificulten l'accés oportU i equitatiu de tots els pacients elegibles a
aquestes terapies.

La situacio actual posa de manifest una problematica preocupant: les traves
administratives, la falta d'actualitzacié del pla nacional i les disparitats regio-
nals en la implementacié d'aguestes terapies han generat un accés desigual
gue requereix ser abordat amb urgencia mitjangant estrategies coordina-
des i sostenibles.

Entre les principals causes que podrien causar aquesta inequitat desta-
quen:

+ Diferencies d'indicacions entre les CA.
+ Diferéencies en I'avaluacio i posicionament de les CA.

+ Heterogeneitat en els protocols establerts entre els Comités Nacionals i
Autonomics.

Com a oportunitats per a la reduccié de la inequitat existent, el grup expert
va identificar:

+ Latransparencia i difusié de resultats.
+ Assegurar una major coordinacié i treball en xarxa.
+ Facilitar la comunicacié constant entre centres per compartir best practices.
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INiciatives

+ Impuls de la formaci6 i capacitacio dels professionals, aixi com la
1 seva especialitzacio en terapies avangades.

+ Estandarditzacié nacional de processos i protocols d'accés a les
terapies avangades.

Creacié de comités autonomics encarregats de definir el millor
tractament pels pacients (assaig vs. terapia comercial).

+ Impuls de l'avaluacio6 de resultats en salut amb I'objectiu
d'analitzar I'accés i I'equitat en resultats.

© 00O

* Incorporacio6 del cost de I'impacte social en el preu de la terapia.

5
+ Millorar la coordinacio en el seguiment del pacient entre centres
6 de diferents Comunitats Autdnomes i assegurar la tracabilitat dels
resultats.
+ Collaborar i treballar de manera constant amb les Associacions
7 de Pacients i els seus respectius pacients experts..

+ Ajustar el model de compensacio (Sistema d'Informacié del Fons
de Cohesid, SIFCO).

+ Creacio i ampliacio de centres intra-comunitat.

00O

© 6
6
: ©),
Viabilitat

29

Matriu de valoracid per impacte i viabilitat de les iniciatives proposades per al repte 6

A4
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Reptes i oportunitats
en l'era de les terapies
avancades a Espanya

REPTE 1

Optimitzar els models
d'avaluacio existents
i/o generar nous models
d'avaluacio

Iniciatives prioritaries
i propostes de pla
'accio

Considerant els reptes presents en |'actualitat i en el futur, es van proposar
42 iniciatives per a abordar els principals reptes identificats en I'adopcié de
les terapies avangades a Espanya.

Atenent la seva importancia i a I'avaluacio del seu potencial impacte/via-
bilitat, es van destacar 9 com a linies d'acci¢ prioritaries. Es presenten a
continuacio:

Creacié i/o millora de les eines tecnologiques per facilitar el procés
1 d'avaluacié i mesurament.

Disseny de noves metodologies d'avaluacié mitjancant la definici6 de
2 nous criteris de mesurament adaptats a les terapies avancades.

Col-laboracié i dialeg primerenc amb la industria (hospitals i CA)
3 per definir de manera prematura els aspectes clau necessaris i que
requereixen ser mesurats des de I'ambit assistencial..

Definicié i estandarditzacio dels criteris de revaluacié, incloent-
4 hi factors fonamentals com l'impacte social i les alternatives
terapéutiques sorgides.

Inclusié en els protocols de mesurament als pacients que provenen
S d’'assajos clinics.

Difusi6 i distribucié6 de les dades en salut entre les Comunitats
6 Autonomes (i fins i tot paisos) per a assegurar la seva transparéncia..

Professionalitzacié de I'avaluacié i incentiu de I'orientacié cap a el
7 mesurament de resultats entre tots els professionals sanitaris del
Sistema Nacional de Salut.
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Us de noves metodologies i eines de suport, com el Horizon
1 Scanning, que ens ajudin en I'avaluacié de les terapies avancgades pel

REPTE 2

Optimitzar el procés de seu futur financament.

financament i entrada al
mercat de les noves

Definicié de llindars de despesa amb |'objectiu de ser més previsibles
2 en el financament.

Dialeg primerenc amb la inddstria per accelerar i facilitar el procés
3 de finangament des de les seves etapes més precoces.

Millorar els processos de revaluacié econdmica i avaluacié
4 dinamica, incloent-hi aspectes com la desfinanciacié i el
reposicionament de la terapia..

Adaptacié de la llei de contractes per impulsar nous sistemes de
S pagament com el pagament a llargs terminis.

Millorar el mesurament del cost-efectivitat i impacte clinic d'una
6 terapia avangada amb I'objectiu que ens permeti definir la seva
urgéncia d'accés i, en consequiéncia, les prioritats de despesa

Promoure I'avaluacié de resultats i del valor aportat, per la
prioritzacié en el finangament de terapies avancades.

Establir models de financament dinamic, seguiment, revaluacié i
refinancament lligats a resultats.

Definir indicadors per I'avaluacié i impacte que reflecteixin el valor
aportat.

Establir models de col-laboracié publica-privada.

Promoure la recerca i el treball col-laboratiu entre CA.

Impulsar un marc normatiu dinamic que s'adapti a models
innovadors de compra.

Impulsar eines tecnologiques que facilitin la recollida de dades
d'avaluacio i impacte pressupostari..

0O OO0

Iniciativa rellevant ® Iniciativa destacada per tenir
pel grup d'experts major impacte i viabilitat
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Enfortir el Pla Estratégic Nacional, incloent-hi les caracteristiques
especifiques de les diferents terapies avangades..

REPTE 4

Adaptar el marc normatiu
al context actual i les
caracteristiques propies
de les terapies avancades

Definir i incloure nous perfils professionals especialitzats.

Promoure la capacitacio especifica als diferents agents implicats
en el desenvolupament normatiu (Tribunal de Comptes, Ministeri
d'Economia, Comerg i Empresa, AlReF, Assessories Juridiques i
Interventors, Conselleries d'Hisenda de les CA).

Desenvolupar una normativa dinamica que pugui adaptar-se al
desenvolupament i necessitats cientifiques.

Avaluar l'impacte del marc normatiu.

Desenvolupar una agéncia de qualitat assistencial independent (ex.
AlReF).

Creacié d'una agéncia reguladora professionalitzada a nivell
nacional (ex. Revalmed).

REPTE 5

Agilitzar el procés

d'avaluacio de les terapies
avancades

Impulsar la publicacié de resultats d'avaluaci6é economica i
eficiencia.

Definir procediments clars i estandarditzats que impulsin I'accés
precog.

Promoure la inclusié de la veu del pacient.

Impulsar el dialeg entre els diferents agents implicats.

Desenvolupament de sistemes d'informacié interoperables.

Inclusié de dades cliniques en el model de compra i finangament.

O 00000000 O0e

Iniciativa rellevant ® Iniciativa destacada per tenir
pel grup d'experts major impacte i viabilitat
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Impuls de la formacié i capacitacié dels professionals, aixi com la
seva especialitzaci6 en terapies avangades.

REPTE 6

Reduir I'heterogeneitat i

inequitat en I'accés de les
terapies avancades entre
Comunitats Autonomes

Estandarditzacid nacional de processos i protocols d'accés a les
terapies avancades.

Creacié de comités autonomics encarregats de definir el millor
tractament pels pacients (assaig vs. terapia comercial).

Impuls de I'avaluacié de resultats en salut amb I'objectiu d'analitzar
l'accés i I'equitat en resultats.

Incorporaci6 del cost de I'impacte social en el preu de la terapia.

Millorar la coordinacié en el seguiment del pacient entre centres
de diferents Comunitats Autdnomes i assegurar la tracabilitat dels
resultats.

Col-laborar i treballar de manera constant amb les Associacions de
Pacients i els seus respectius pacients experts..

Ajustar el model de compensacié (Sistema d'Informacié del Fons de
Cohesio, SIFCO).

Creacié i ampliaci6 de centres intracomunitat.

OO0 0006000 o0

Iniciativa rellevant ® Iniciativa destacada per tenir
pel grup d'experts major impacte i viabilitat
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Reptes i oportunitats
en l'era de les terapies
avancades a Espanya

Matriu d'avaluacié global de les iniciatives sobre la
base del seu impacte i viabilitat

Viabilitat
39

65

2.2

Iniciativa destacada per tenir major impacte i viabilitat

Avaluacié global de les iniciatives

Considerant les 42 iniciatives proposades per abordar els principals reptes
identificats en l'adopcid de les terapies avancades a Espanya, atenent la
seva importancia i a I'avaluacié del seu potencial impacte/viabilitat, es van
destacar 9 linies d'accio prioritaries.

Les iniciatives amb major impacte i viabilitat van ser:

+ Enfortir el Pla Estratégic Nacional, incloent-hi les caracteristiques espe-
cifiques de les diferents terapies avangades.

+ Establir un dialeg preco¢ amb la industria per a accelerar i facilitar el
procés de finangament des de les seves etapes més precoces.
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E

Estandarditzacio nacional de processos i protocols d'accés a les terapi-
es avancades.

Impulsar la formacio i capacitacié dels professionals, aixi com la seva
especialitzaci6 en terapies avancades.

Impulsar el dialeg entre els diferents agents implicats en el procés
d'avaluacié de terapies avancades.

grup d'experts també va valorar com a iniciatives més rellevants:

Establir models de financament dinamic, seguiment, revaluacié i refi-
nancament lligats a resultats.

Promoure 'avaluaci6 de resultats i del valor aportat, per la prioritzaci6
en el financament de terapies avancades.

Enfortir el Pla Estrategic Nacional, incloent-hi les caracteristiques espe-
cifiques de les diferents terapies avangades.

Creaci6 i/o millora de les eines tecnologiques per facilitar el procés
d'avaluacié i mesurament.

Millorar els processos de revaluacié econdmica i avaluacié dinamica,
incloent-hi aspectes com el desfinancament i el reposicionament de
la terapia.

Propostes del pla d'accié

Per la definicio i desenvolupament de cadascuna de les iniciatives prioritari-
es, se segueix el seglient esquema:

Repte Repte al qual déna resposta la iniciativa
Iniciativa Nom de la linia d'acci6 prioritzada

Descripcié Justificacié i explicacio de la iniciativa
Objectius Proposit de la posada en marxa de la iniciativa
Actuacions Activitats clau a desenvolupar

Agents Agents que és necessari implicar per ala

consecucio de la iniciativa1




Enfortir el Pla Estratégic Nacional, incloent-hi les caracteristiques especifiques de les
diferents terapies avancades.

Linia d'accid

Enfortir el Pla Estratégic Nacional, incloent-hi les caracteristiques
especifiques de les diferents terapies avangades.

Descripcio

Actualitzar i enfortir el Pla d'Abordatge de Terapies Avancades en el Sistema
Nacional de Salut, incorporant les particularitats de les diferents modalitats
de terapies avancgades.

Objectius

Actualitzar el marc estratégic nacional per reflectir els Gltims avengos en
terapies avangades.

Homogeneitzar la incorporacié de noves terapies.
Millorar 'accés equitatiu a aquestes terapies en tot el territori nacional.
Estandarditzar i harmonitzar el marc de referéncia normatiu.

Desenvolupar una normativa dinamica que pugui adaptar-se al
desenvolupament i necessitats cientifiques.

Descriure un marc de referéncia pel desenvolupament, avaluacio i inclusié
de noves indicacions terapéutiques.

Definir procediments clars i estandarditzats que impulsin l'accés precog.

Mantenir el lideratge d'Espanya en el desenvolupament i aplicaci6 de
terapies avangades.

Actuacions

Definir un grup de treball multidisciplinari format per professionals sanitaris
experts i autoritats de I'administracié sanitaria.

Analitzar les particularitats de cada tipus de terapia.

Establir uns criteris i pautes d'actuacié.

Elaborar documents que recullin procediments clars a nivell nacional.
Implementar, avaluar i actualitzar els criteris consensuats.

Incorporar nous models i protocols d'avaluacié i revaluacié orientats a valor
i @ un millor finangament.

Establir aliances estratégiques per la col-laboracié dels diferents agents
implicats.

Crear Comités Autonomics encarregats d'avaluar tractaments i la seva
adequacié pels pacients.

Stakeholders

Ministeri de Sanitat, Ministeri de Ciéncia i Innovacid, Conselleries de
Sanitat de les Comunitats Autdnomes, agéencies reguladores, professionals
sanitaris, institucions de recerca, indUstria farmacéutica i centres sanitaris.
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Establir un dialeg primerenc amb la indastria per accelerar i facilitar el procés de financament
des de les seves etapes més precoces

Linia d'accio

Establir un dialeg primerenc amb la indUstria per accelerar i facilitar el
procés de finangcament des de les seves etapes més precoces.

Descripcid

Desenvolupar sinergies i canals de comunicacié entre autoritats sanitaries
i industria farmacéutica des d'etapes prévies a l'autoritzacio, per accelerar
I'accés a tractaments innovadors i contribuir a I'is més eficient dels
recursos.

Objectius

Alinear necessitats i expectatives entre la indUstria farmaceutica, centres de
referéncia i agents reguladors i financadors.

Anticipar i abordar possibles desafiaments en el procés de financament.
Reduir temps d'avaluacié i accés després de I'autoritzacio.
Facilitar la planificacié de recursos i agilitzar els processos burocratics.

Assegurar la col-laboracié estratégica entre I'ambit assistencial public i
privat.

Facilitar els processos d'avaluacié, financament i accés de les terapies.

Actuacions

Analitzar les particularitats de cada tipus de terapia.
Establir protocols i processos de dialeg entre els agents involucrats.

Desenvolupar guies de recomanacions, que recullin un cronograma amb els
punts clau del procés global, criteris aplicats i accions requerides per part
de cada agent.

Dissenyar canals de comunicacié agils.

Definir i estandarditzar de manera col-laborativa protocols d'avaluacié
orientats al valor per facilitar el procés d'accés i finangament.

Impulsar I'Gs d'eines tecnologiques per facilitar el procés d'avaluacié.
Definir nous models de col-laboracié publica-privada.

Stakeholders

Ministeri de Sanitat, Ministeri de Ciéncia i Innovacié, agéncies reguladores,
professionals/institucions de recerca i gesti6 sanitaria i industria
farmacéutica.
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Estandarditzacio nacional de processos i protocols d'accés a les terapies avancades

Reduir I'heterogeneitat i inequitat en I'accés de les terapies

avancades entre CA.

Linia d'accié + Estandarditzaci6 nacional de processos i protocols d'accés a terapies
avancades.
Descripcid + Aquesta iniciativa cerca establir procediments clars i uniformes per millorar

I'equitat i eficiéncia, reduint les diferéncies d'accés entre comunitats
autonomes, maximitzant I'impacte de les terapies avancades i assegurant
I'accés uniforme dels pacients.

Objectius + Garantir un accés equitatiu a les terapies avancades en totes les Comunitats
Autdnomes.

Millorar la coordinacié en I'abordatge del pacient entre els diferents
centres.

+ Definir procediments clars i estandarditzats que impulsin I'accés precog.

+ Optimitzar els processos d'avaluacié i seleccié de pacients.

Millorar I'eficiéncia en I'administracié i seguiment d'aquestes terapies.

Facilitar el registre, la recollida de resultats en salut i I'avaluacié de resultats
a nivell nacional.

Millorar els processos d'avaluacié, accés i financament de les terapies
avancades.

Garantir la sostenibilitat del sistema.

» Impulsar la comunicacié i col-laboracié entre els principals agents implicats
promovent la coordinacio entre les diferents CA.

Actuacions Desenvolupar protocols estandarditzats per la valoracié de sol-licituds de

terapies avancades.

Establir criteris uniformes per la designacié de centres autoritzats per
administrar aquestes terapies.

+ Implementar un sistema centralitzat de seguiment i registre de terapies
avancades.

+ Crear guies nacionals pel maneig i seguiment de pacients.

+ Estandarditzar els procediments de derivacié de pacients entre centres i
Comunitats Autonomes.

+ Crear comites nacionals per I'elaboracié de processos i protocols.

+ Definir procediments i indicadors d'avaluacié i impulsar I'avaluacio de
resultats en salut.

Definir i implementar models de col-laboracié entre els diferents agents
clau identificats.

Stakeholders

Ministeri de Sanitat, agéncies reguladores, professionals sanitaris,
institucions de recerca, industria farmaceutica, societats cientifiques,
associacions de pacients i representants de centres sanitaris.
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Impulsar la formacié i capacitacié dels professionals, aixi com la seva especialitzacié en
terapies avancades

Reduir I'heterogeneitat i inequitat en I'accés de les terapies

avancades entre CA.

Linia d'accié « Impulsar la formacié i capacitacié dels professionals, aixi com la seva
especialitzacié en terapies avancades.

Descripcid + Desenvolupar programes de formacié i capacitacié integral especialitzada
en terapies avancades.

Objectius * Promoure i assegurar una capacitacio global dels diferents professionals
implicats en: recerca, desenvolupament normatiu, accés, avaluacio,
financament, implementacio, abordatge clinic i seguiment de les terapies
avancades.

+ Augmentar el expertise i el coneixement de bones practiques.
* Facilitar la transferéncia de coneixement.

* Promoure la innovacio.

Actuacions + Crear comités multidisciplinaris.
« Desenvolupar programes acreditats especialitzats en terapies avancades.
+ Generar programes d'intercanvi de formacié en centres de referéncia.
+ Organitzar congressos o sessions d'actualitzaciéo multidisciplinaria.
« Promoure canals de comunicacié.

« Fomentar els ambits clau de les terapies avancades com sén l'avaluacio i
I'orientacié cap a valor i resultats.

Stakeholders + Ministeri de Sanitat, agéncies reguladores, professionals sanitaris, industria
farmaceutica, societats cientifiques, centres especialitzats i de formacié.




Impulsar el dialeg entre els diferents agents implicats en el procés d’avaluacio de terapies
avancades

Agilitzar el procés d’'avaluaci6 de les terapies avancades

Linia d'accio + Impulsar el dialeg entre els diferents agents implicats en el procés
d'avaluacié de les terapies avangades.

Descripcio + Aquesta iniciativa busca fomentar i facilitar la comunicacié efectiva entre
els diversos actors involucrats en el procés d’avaluacié de les terapies
avancades.

Objectius + Millorar i agilitzar els procediments d'avaluacié de les terapies avangades.

« Promoure la coordinacié entre centres, impulsant el treball en xarxa.
+ Optimitzar el procés d'avaluacio de les terapies avancades.

+ Crear canals de comunicacio eficacos i efectius entre els diferents agents
implicats.

* Assegurar el dialeg d’'hora per facilitar els models d'avaluacié.
« Promoure i establir nous models de col-laboraci6 (ex. publica-privada).

Actuacions + Identificar els diferents agents clau en el procés d'avaluacié de les terapies
avancades, garantint la participacié multisectorial.

* Facilitar el procés d'avaluacio, reduint els temps d'aprovacié de terapies
segures i eficaces.

+ Crear protocols estandarditzats de comunicacié entre els diferents agents.
* Promoure canals de comunicaci6 que facilitin el dialeg d'hora.

+ Implementar programes de formacid i capacitacié dels diferents agents
implicats.

Stakeholders * Autoritats sanitaries, indUstria farmacéutica, professionals sanitaris i
agencies reguladores.
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Establir models de financament dinamics, seguiment, revaluacié i refinancament, lligat a

resultats.

Linia d'accio

Establir models de finangament dinamic, seguiment, revaluacio i
refinancament lligat a resultats.

Descripcid

Aquesta iniciativa busca implementar un sistema de financament flexible

i adaptatiu per les terapies avancades, que s'ajusti en funcié dels resultats
obtinguts en practica clinica real i de forma adaptada al llarg del temps.
Aquest enfocament permet una assignacié més eficient dels recursos i una
millor adaptacié a I'evoluci6 i efectivitat d'aquestes terapies innovadores.

Objectius

Desenvolupar models de mesurament de cost-efectivitat i impacte clinic per
definir la urgéncia d'accés i les prioritats de la despesa de cada terapia.

Obtenir dades actualitzades d’efectivitat.

Optimitzar la inversié basant-se en l'efectivitat real.

Incentivar la innovacié i desenvolupament de terapies més efectives.
Ajustar l'accés de cada terapia, facilitant també I'accés d’hora.

Promoure la cultura d'avaluacié i decisions basades en evidéncia,
assegurant també la tragabilitat dels resultats.

Desenvolupar nous models de financament, revaluacio i refinancament.

Fomentar la col-laboracié entre centres.

Actuacions

Desenvolupar un sistema de recollida de dades cliniques de vida real, que
sigui estandarditzat i a nivell nacional.

Establir indicadors i criteris clars i mesurables d'efectivitat clinica per a cada
tipus de terapia avancada.

Implementar models de financament vinculats a resultats obtinguts (ex.
models de pagament per risc compartit).

Crear un comité d'experts multidisciplinari per 'avaluacié periodica dels
resultats i la presa de decisions sobre refinancament.

Desenvolupar models predictius que facilitin I'obtencié d'informacié de
valor.

Establir un sistema de revaluacié periddica (anual o bianual) de I'efectivitat i
el cost-benefici de cada terapia avangada financada.

Implementar un sistema de financament escalonat, on el pagament
complet es realitzi solament si s'arriben a certes fites d'efectivitat al llarg del
temps.

Impuls de la tecnologia com a eina fonamental.

Stakeholders

Ministeri de Sanitat, AEMPS, agents reguladors, proveidors i de
financament, Comunitats Autdonomes, centres de referéncia i industria
farmaceutica.




Promoure I'avaluacio de resultats i del valor aportat per la prioritzacié en el financament de
terapies avancada

Linia d'accid » Promoure I'avaluacié de resultats i del valor aportat de les terapies
avancades per la seva prioritzacié en el financament.

Descripcio + Aquesta iniciativa cerca assegurar que les terapies avancades més efectives
i valuoses siguin prioritzades en el finangament, optimitzant aixi els
recursos del sistema de salut i millorant I'accés dels pacients a tractaments

innovadors.
Objectius + Definir i estandarditzar els criteris d'avaluacio i revaluacié incloent nous
factors (com l'impacte social o les alternatives terapeutiques).

+ Impulsar I'avaluacié de resultats en salut.

« Coneixer el valor clinic que aportara cada terapia avangada.

+ Identificar quines son les terapies avangades amb major necessitat de
financament.

* Prioritzar el financament de les terapies avancades que generin major valor
pel sistema sanitari.

+ Facilitar I'accés a les terapies avancades.

+ Garantir la sostenibilitat del sistema sanitari.

Actuacions + Ildentificar quins sén els indicadors que necessitem avaluar per identificar el
valor aportat.

* Impulsar eines tecnoldgiques que facilitin la recollida de resultats
d'avaluacio i impacte pressupostari, associats al valor aportat de cada
terapia.

+ Definir les grans necessitats cliniques per poder prioritzar les terapies
existents.

+ Crear models d'avaluacié en col-laboracié amb la industria amb I'objectiu de
fer més efectiu el procés des de les etapes més primerenques.

+ Definir nous models de compra innovadora que ens permetin facilitar
I'accés de les terapies avangades.

Stakeholders + Ministeri de Sanitat, agéncies reguladores, professionals/ institucions de

recerca i industria farmaceutica.
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Creacié6 i/o millora de les eines tecnologiques per facilitar el procés d'avaluacié i mesurament

Linia d'accio

Creacié i/o millora de les eines tecnoldgiques per facilitar el procés
d'avaluaci6 i mesurament.

Descripcio

Aquesta iniciativa cerca desenvolupar i implementar solucions
tecnologiques avangades que permetin una avaluacié més eficient, precisa i
estandarditzada de les terapies avancades.

Objectius

Facilitar I'estandarditzaci6 de processos d'avaluacio en tot el territori
nacional.

Promoure cultura d'avaluacio i la presa de decisions basades en evidéncia.
Millorar I'eficiéncia i precisio en l'avaluaci6 de terapies avancades.

Facilitar la recollida de dades d'avaluacio i impacte pressupostari.

Facilitar la recopilacié, analisi i seguiment de dades cliniques a llarg termini.
Accelerar el procés d'avaluacio i aprovacié de noves terapies.

Impulsar la coordinacié i interoperabilitat entre els diferents agents
implicats i centres.

Millorar la coordinacio en el seguiment del pacient entre diferents centres a
nivell nacional.

Actuacions

Creacié d'un comité multidisciplinari expert que defineixi quines eines
tecnologiques sén necessaries i quines caracteristiques son claus perqué
tinguin un impacte i aplicabilitat real.

Analitzar les eines existents en tots els territoris, per valorar la seva utilitat i
0 necessitat d'optimitzacio (ex. sistemes de tracabilitat, etc.).

Detectar quines eines no son presents i desenvolupar-les (ex. plataformes
centralitzades per la gesti6 i analisi de dades cliniques de pacients).

Estandarditzar I'Us d'eines seleccionades que facilitin el procés de
mesurament i/ o avaluacio.

Implementar sistemes d'alerta primerenca basats en el monitoratge continu
de dades.

Fomentar la capacitacié i formacioé dels professionals.

Definir indicadors per I'avaluacié i impacte que reflecteixin el valor aportat.

Stakeholders

Ministeri de Sanitat, AEMPS, professionals sanitaris, empreses
tecnologiques, centres de referéncia i industria farmaceutica.




Millorar els processos de revaluacié economica i avaluacié dinamica incloent aspectes com el
desfinancament i el reposicionament de la terapia

Linia d'accid

Millorar els processos de revaluacié econdmica i avaluacié dinamica
incloent aspectes com el desfinangament i el reposicionament de la terapia.

Descripcio + Aquesta iniciativa cerca generar nous processos d'avaluacié dinamica que
assegurin i facilitin la revaluacié de les terapies avangades amb I'objectiu de
definir el valor clinic aportat i el seu possible reposicionament.

Objectius + Facilitar els protocols de revaluaci6 de les terapies avancades.

+ Assegurar el reposicionament de la terapia segons la seva aportaci6 de valor.
*+ Optimitzar I'Us de recursos.
« Promoure la sostenibilitat del sistema de financament.

Actuacions + Establir protocols homogeneitzats de revaluacié estandarditzats per a tots
els centres.

« Definir i estandarditzar els criteris de revaluacié incloent factors
fonamentals com I'impacte social i les alternatives terapéutiques sorgides.

* Incloure nous aspectes en I'avaluacié com la competéncia sorgida que
possibilitin el reposicionament de la terapia.

+ Millorar el mesurament del cost-efectivitat i impacte clinic d'una terapia
avancada.

+ Impulsar eines tecnoldgiques que facilitin la recollida de dades d'avaluacié i
impacte pressupostari.

+ Fomentar la capacitacié i formacio a professionals.

Stakeholders * Ministeri de Sanitat, agencies reguladores, professionals/ institucions de

recerca i industria farmaceutica.
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Conclusions

Les terapies avancades es troben en un moment crucial
amb avancos significatius i desafiaments per davant. Per
aixo, és vital analitzar de manera minuciosa la situacié
actual i els reptes presents per poder desenvolupar accions
que permetin respondre de forma adaptada, coordinada i
optimitzada.

Espanya té el potencial de consolidar la seva posicié com a lider en terapies
avancades. Per a aix0 sera crucial abordar els desafiaments d'accés, avalua-
cio, financament i transferencia de la recerca i la practica clinica, mitjangant
un enfocament adaptat, coordinat i compromes.

Basant-nos en els reptes identificats i les iniciatives proposades podem con-
cloure que existeixen uns certs ambits prioritaris.

Necessitat d'estandarditzacié i enfocament
estratégic nacional

L'estandarditzacio dels processos i protocols d'accés a les terapies avan-
cades es presenta com una prioritat fonamental per reduir les diferencies
entre Comunitats Autonomes i garantir un accés equitatiu en tot el pafs.

Aquest objectiu esta estretament vinculat a la necessitat d'enfortir el pla es-
trategic nacional, integrant les particularitats de cada terapia avancada per
establir un marc homogeni i coherent que orienti la recerca, el desenvolu-
pament, I'avaluacio, el financament i la implementacié d'aquestes terapies.

De manera complementaria, resulta imperatiu adaptar el marc normatiu
perque respongui amb agilitat als avancos cientifics i tecnologics del sector,
mitjancant el desenvolupament de models reguladors dinamics i realistes
que facilitin la seva implementacio.



La convergéncia d'aquests tres pilars —estandarditzacio, enfortiment
estrategic i adaptacié normativa— constitueix la base per consolidar un
enfocament nacional cohesiu que reforci el lideratge d'Espanya en I'ambit
de les terapies avancades, garantint la seva integracié en el sistema sanitari
i maximitzant el seu impacte en l'atencié als pacients.

Optimitzacié de processos d'avaluaci6 i
financament, amb enfocament en resultats i valor

La implementacio de processos robustos d'avaluacio i revaluacié és crucial
per determinar el veritable valor aportat.

Enfocar els processos d'avaluacio i finangament en els resultats i el valor
generat representa una estrategia clau per garantir l'avenc i la sostenibilitat
del sistema sanitari espanyol. Es fonamental establir models de financa-
ment dinamic estretament vinculats als resultats clinics obtinguts, la qual
cosa permetria una assignacié més eficient dels recursos i una adaptacio
agil a l'evolucio de les terapies innovadores. Aquest enfocament no sols op-
timitzaria la inversio, sind que fomentaria la millora continua i la innovacié
en el desenvolupament de terapies avancades.

Per a aix0, és necessari adoptar metodologies d'avaluacié que integrin, a
més de l'impacte clinic, factors com la millora en la qualitat de vida dels
pacients, la reduccié de costos a llarg termini i I'efecte global en el sistema
sanitari. En prioritzar models de financament basats en el valor demostrat,
es garanteix que els recursos s'assignin a aquelles terapies que ofereixen
els majors beneficis tant per als pacients com per al sistema de salut, contri-
buint aixi a la sostenibilitat del Sistema Nacional de Salut en I'ambit de les
terapies avancades.

Col-laboracié entre agents implicats

La col-laboracié entre els diferents agents implicats en I'ambit de les tera-
pies avancades podria considerar-se un factor critic per I'exit i 'acceleracio
del seu desenvolupament i implementaci6 a Espanya.

La generacio de noves aliances i el foment d'un dialeg obert i constructiu
entre agents reguladors, institucions d'avaluacié i finangament, investiga-
dors, professionals sanitaris, representants de pacients i industria farma-
ceutica és fonamental per crear un ecosistema dinamic i eficient. Establir
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sinergies multidisciplinaries no sols permet una comprensié més profunda
de les necessitats i desafiaments existents, sind que facilita la identificacio
de solucions innovadores i l'optimitzacio dels processos pel desenvolupa-
ment, implementacid i accés a aquestes terapies.

La col-laboracié primerenca amb la indUstria, en particular, emergeix com
una estrategia clau per agilitzar els processos des de les seves etapes ini-
cials. Aquest enfocament permetria alinear les expectatives i requeriments
reguladors amb les capacitats i plans de desenvolupament de la indUstria,
facilitant una planificacié més efectiva dels recursos i una millor anticipacio
dels desafiaments potencials. A més, la interaccié primerenca pot contribuir
significativament a la definicié de criteris d'avaluacié més pertinentsia la
creacié de models de financament innovadors que reflecteixin el valor real
de les terapies avancades..

Desenvolupament de capacitacié especifica i
integracié de tecnologia

En un context d'avencos accelerats en el desenvolupament de terapies
avancades i de creixent necessitat d'adaptacié del Sistema Nacional de
Salut per respondre de manera eficient a aquesta nova realitat, resulta
fonamental promoure la capacitacié especifica dels diferents professionals
implicats en la seva implementacio.

Aixi mateix, dins d'aquesta capacitacid, és essencial el desenvolupament |
integracio de solucions tecnologiques que facilitin I'adopcié de nous models
d'abordatge, coordinacié, avaluacio i seguiment d'aquestes terapies, opti-
mitzant aixi la seva gestio i aplicacioé clinica.

Abordar els desafiaments actuals i desenvolupar iniciatives en les arees
esmentades no sols permetra accelerar I'accés dels pacients a tractaments
potencialment transformadors, sind que contribuira a enfortir la posicié
d'Espanya com a referent global en el camp de les terapies avancades.



Annex

Acronims

AlReF: Autoritat Independent de Responsa-
bilitat Fiscal

ANSM: Agencia Nacional de Seguretat del
Medicament i dels Productes Sanitaris

ARM: Alianca per a la Medicina Regenerativa
AseBio: Associaci¢ Espanyola de Bioempreses

BioCat: Agent tractor de I'ecosistema d'inno-
vacio en salut a Catalunya

ATMPs: Advanced Therapy Medicinal Products

CTA: Comite de Terapies Avancades de la
EMA (Committee Advanced Therapies)

CA: Comunitats Autonomes
CSC: Consorci de Salut i Social de Catalunya

CERTERA: Consorci Estatal en Xarxa per al
desenvolupament de Medicaments de Tera-
pies Avancades

DFG: Fundacio Alemanya de Recerca

EFPIA: Federacio Europea de la Industria
Farmaceutica

ELA: Esclerosi Lateral Amiotrofica
EMA: Agencia Europea del Medicament

FJD-CIEMAT: Unitat conjunta entre la Fun-
dacio Jiménez Diaz i el Centre de Recerques
Energetiques, Mediambientals i Tecnologi-
ques

GCP: Guia de Bones Practiques Cliniques
GLP: Guia de Bones Practiques en Laboratori

GMP: Guies especifiques de Bones Practi-
ques en la Fabricacio

I1+D: Recerca i desenvolupament

IATA: Iniciativa Andalusa en Terapies Avancades
ISCIII: Institut de Salut Carles Il

IRCCS: Institut Cientific de Recerca i Assis-
téncia Sanitaria

ISCT: Societat Internacional de Terapies
Cellulars i Genetiques

ITF: Innovation Task Force

JCA: Avaluacié Clinica Conjunta Europea
(Joint Clinical Assessment)

LLA-B: Leucemia linfoblastica aguda de
cel-lules

MTA: Medicaments de terapies avancades
NHS: Servei Nacional de Salut (Regne Unit)

NICE: Institut Nacional per a I'Excel'lencia en
la Salut i I'Atencio

PERTE: Projecte Estrategic per a la Recupe-
racio i Transformacio Economica

PRIME: PRlority MEdicines

RIS3: Estrategia de Recerca i Innovacio per a
I'Especialitzacio Intel'ligent

SERMAS: Servei Madrileny de Salut
SNS: Sistema Nacional de Salut

SIFCO: Sistema d'Informacid del Fons de
Cohesié Sanitaria

TA: Terapies avancades

TerAVal: Sistema de Terapies Avancades de
Cantabria

TERAV: Xarxa Espanyola de Terapies Avan-
cades
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