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RESUMEN

Con el objetivo de impulsar la transformacién de la farmacia hospitalaria en el ambito de las enfermedades raras,
se llevo a cabo el desarrollo del Plan Estratégico OrPhar-SEFH 2024-2027. Participaron en el proyecto los 12
farmacéuticos de hospital del grupo OrPhar-SEFH y se desarrollé en 3 fases: Analisis de situacién, tendencias y
retos actuales en enfermedades raras y su impacto en el rol del farmacéutico de hospital mediante btisqueda
bibliografica, entrevistas a farmacéuticos de hospital y pacientes (FundAME y Fedhemo) y realizacién de analisis
DAFO; Definicion de lineas de accién agrupadas en 5 ejes estratégicos AEIOU (Alianzas, Evidencia, Investigacion/
Innovacién, Optimizacién y Unién); y Priorizacién de lineas de accién segiin impacto y factibilidad. En la
consecucion de este, se identificaron las tendencias y barreras existentes en el ambito de las enfermedades
raras y la farmacia hospitalaria y se clasificaron en torno a 4 palancas de cambio: trasformacién del proceso
asistencial, experiencia del paciente, evaluacién y acceso de medicamentos huérfanos y evidencia en vida real.
El analisis DAFO identificé los factores claves de éxito y las entrevistas con pacientes identificaron sus necesidades
en 4 pilares: rol del farmacéutico de hospital, experiencia del paciente, educacién del paciente y acceso al
tratamiento. Se consensuaron un total de 23 lineas de accién: Alianzas (6), Evidencia (3), Investigacién/
Innovacién (4), Optimizacién (7) y Unién (3). Segtn su impacto y factibilidad se priorizaron: fomentar la
colaboracién del farmacéutico de hospital en las estructuras de decisién sobre evaluacién y posicionamiento de
medicamentos huérfanos, potenciar el papel del farmacéutico de hospital en el analisis critico de la evidencia
cientifica en enfermedades raras y su traslacién a los equipos clinicos interdisciplinares, fomentar el uso de la
metodologia de analisis de decisién multicriterio en medicamentos huérfanos, impulsar la integracion del
farmacéutico de hospital en los equipos interdisciplinares de manejo de pacientes con enfermedades raras y
crear una red de servicios de farmacéuticos de hospital especializados en enfermedades raras. En definitiva, el
Plan Estratégico de OrPhar-SEFH 2024-2027 define la hoja de ruta para potenciar el papel del farmacéutico de
hospital en el abordaje de enfermedades raras, mejorando el acceso y evaluacién de medicamentos huérfanos
y optimizando el proceso asistencial para mejorar los resultados en salud, la calidad de vida y la experiencia de

los pacientes.
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OrPhar-SEFH 2024-2027 Strategic Plan

ABSTRACT

To promote the transformation of hospital pharmacy in the field of rare diseases, the OrPhar-SEFH Strategic Plan
2024-2027 was developed. Twelve hospital pharmacists from the OrPhar-SEFH group participated in the project
which was developed in 3 phases: Situation analysis, trends, and current challenges in rare diseases and their im-
pact on the role of hospital pharmacist through literature review, interviews with hospital pharmacists and pa-
tients (FundAME and Fedhemo), and SWOT analysis; Definition of lines of action grouped into five strategic
axes AEIOU (Alliances, Evidence, Research/Innovation, Optimization, and Union); and Prioritization of lines of ac-
tion based on impact and feasibility. In order to achieve this, the existing trends and barriers in the field of rare
diseases and hospital pharmacy were identified and classified around 4 levers for change: transformation of
the care process, patient experience, evaluation and access to orphan drugs, and real-world evidence. The
SWOT analysis identified key success factors, and interviews with patients identified their needs in four pillars:
role of the hospital pharmacist, patient experience, patient education, and access to treatment. A total of 23
lines of action were agreed upon: Alliances (6), Evidence (3), Research/Innovation (4), Optimization (7), and
Union (3). Based on their impact and feasibility, the following were prioritized: promoting hospital pharmacist
collaboration in decision-making structures regarding the evaluation and positioning of orphan drugs, enhancing
the role of hospital pharmacist in the critical analysis of scientific evidence in rare diseases and its translation to
interdisciplinary clinical teams, encouraging the use of Multi-Criteria Decision Analysis methodology in orphan
drugs, promoting the integration of hospital pharmacist into interdisciplinary teams managing patients with
rare diseases, and creating a network of specialized hospital pharmacist services in rare diseases. Ultimately,
the OrPhar-SEFH Strategic Plan 2024-2027 defines the roadmap to enhance the role of hospital pharmacist in ad-
dressing rare diseases, improving access and evaluation of orphan drugs, and optimizing the care process to im-
prove health outcomes, quality of life, and patient experience.

© 2025 The Author(s). Published by Elsevier Espafia, S.L.U. on behalf of Sociedad Espafiola de Farmacia Hospitalaria
(S.E.FH). This is an open access article under the CC BY-NC-ND license (http://creativecommons.org/licenses/by-nc-
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Introduccion

La atencién a los pacientes con enfermedades raras (EERR) o
minoritarias, por sus especiales caracteristicas (complejidad clinica,
impacto asistencial, social y presupuestario) supone un continuo desafio
para los sistemas de salud. En Europa, se han definido las EERR como
aquellas que presentan una prevalencia inferior a 5 casos por cada
10.000 habitantes’. En la actualidad, se han identificado mas de 7.000
EERR que se caracterizan, en términos generales, por ser enfermedades
hereditarias que con frecuencia se manifiestan en la edad infantil,
crénicas y degenerativas, provocando elevada morbimortalidad y alto
grado de discapacidad, afectando de forma importante a la calidad de
vida de los pacientes y a la de sus familias?>.

Se estima que las EERR afectan entre el 6 y el 8% de la poblacion
europea, es decir, hay entre 24 y 36 millones de personas afectadas;
de las cuales 3 millones residen en Espafia. Ademas, segin el informe
de la Fundacién Gaspar Casal Las Enfermedades Raras en Espafia: estado
de situacion y oportunidades de transformacion en el nuevo contexto digi-
tal se estima que, en nuestro pais, alrededor de 12 millones de personas
conviven con una EERR, bien por padecerla el propio individuo o algiin
miembro de la familia®,

El abordaje de las EERR presenta una elevada complejidad etiolégica,
diagnéstica, pronédstica y terapéutica. Asi, los pacientes suelen esperar
una media de 4 afios hasta obtener un diagnéstico correcto y en el
20% de los casos el diagnéstico se retrasa 10 afios o mas’. El seguimiento
de los pacientes requiere, en general, de atencién multidisciplinar y del
uso de tratamientos de soporte, productos sanitarios y servicios de
apoyo (rehabilitacion, salud mental), asi como recursos educativos y
sociales, para hacer frente a estas enfermedades desde un punto de
vista integral y multidimensional®.

La innovacion terapéutica en el campo de las EERR presenta,
asimismo, grandes desafios. Los medicamentos desarrollados para tratar
las necesidades médicas no cubiertas en EERR, los denominados
medicamentos huérfanos (MMHH), son farmacos para los que, en gen-
eral, existe una limitada evidencia cientifica de su eficacia y seguridad
en el momento de su comercializacién. Las frecuentes limitaciones
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metodolégicas de los ensayos clinicos desarrollados (reducido y
heterogéneo niimero de pacientes incluidos, ausencia de alternativas
terapéuticas validas como comparador, uso de variables subrogadas
para evaluar la eficacia clinica o el reducido periodo de seguimiento),
plantea numerosas incertidumbres en la toma de decisiones, tanto a
nivel de acceso y financiacion del medicamento como en su utilizacién
en la practica clinica. Por otro lado, el elevado coste de los
medicamentos, dada la complejidad de su desarrollo, en muchos casos
terapias avanzadas, y la escasa poblacion diana a la que van destinados,
genera un impacto econémico creciente en los sistemas sanitarios que
comprometen su sostenibilidad. En 2021, el gasto en MMHH fue de
1.000 millones de euros aproximadamente, lo que supuso un 5,5%
sobre el gasto total en medicamentos del SNS°.

En este contexto, reconocidos los mdltiples retos que representa la
gestion de los MMHH y las EERR para los profesionales sanitarios, el
sistema de salud, los pacientes y la sociedad en su conjunto, nacié
OrPhar-SEFH, grupo de Enfermedades Raras y Medicamentos Huérfanos
de la SEFH (Sociedad Espafiola de Farmacia Hospitalaria), constituido
por farmacéuticos de hospital (FH) especializados en EERR, cuya misién
es «contribuir en la mejora de la gestion de las EERR y su tratamiento,
promoviendo la participacién del farmacéutico hospitalario para
aportar un valor afiadido en el proceso integral de atencién al paciente,
con la finalidad de mejorar los resultados en salud y la experiencia de los
pacientes con EERR».

A lo largo de su trayectoria, OrPhar-SEFH ha liderado proyectos
innovadores con un enfoque centrado en el paciente que han
contribuido significativamente al avance en el ambito de las EERR.
Entre ellos, puede destacarse la difusién semestral de Informes Horizon
Scanning de MMHH, disponibles en la pagina web del grupo’, la
aplicacién de la metodologia de andlisis de decisién multicriterio
(MCDA) a la evaluacién de MMHHS, la elaboracién del Manual de
Buenas Practicas de Humanizacién de los Servicios de Farmacia en la
atencién a pacientes con EERR, o la publicacién de una Monografia de
Farmacia Hospitalaria para pacientes con EERR!?, entre otros.

Recientemente, y con el fin de continuar impulsando la
transformacion de la farmacia hospitalaria en el &mbito de las EERR, el
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grupo de trabajo ha desarrollado su Plan Estratégico OrPhar-SEFH
2024-2027 que, en linea con la misién y vision del grupo, pretende
generar conocimiento, fortalecer la relacion entre profesionales de la
salud y pacientes y, en definitiva, posicionarse como referente en el
tratamiento de las EERR, todo ello bajo un enfoque centrado en la visién
del paciente.

Métodos

El disefio y elaboracion del Plan Estratégico OrPhar-SEFH 2024-2027
se llevé a cabo entre marzo y septiembre de 2023 por los 12 FH que
constituian, en ese periodo, el grupo de trabajo OrPhar-SEFH, contando
con el soporte metodol6gico de una consultora. Se constituyé un grupo
coordinador reducido formado por 3 FH que organizé las tareas,
desplegando entrevistas por parejas, sesiones de trabajo grupales online
de deliberacién y consenso, y ejercicios individuales de reflexion y
priorizacion.

El proyecto se desarrollé en 3 fases: diagndstico del estado de
situacién del manejo del paciente con EERR por los FH, definicién de
ejes estratégicos y lineas de accién, y finalmente, priorizacién de lineas
de accion.

En la primera fase se analiz6 la situacion actual, tendencias, retos y
estrategias existentes en EERR y su impacto en el rol del FH, tanto a
nivel nacional como internacional. Para ello, se realiz6 una biasqueda
bibliografica en Pubmed y en paginas web de Internet de organismos
relacionados con las EERR y con la farmacia hospitalaria>>11"12, asi
como benchmarking del rol del FH en organizaciones similares
internacionales/nacionales. Esta informacioén se complementé con la
experiencia de los FH del grupo OrPhar-SEFH mediante la realizacién
de una ronda de entrevistas por parejas y con la visién del paciente,
mediante entrevistas con los representantes de 2 asociaciones de
pacientes (FundAME: Fundacién Atrofia Muscular Espinal y Fedhemo:
Federacion Espariola de Hemofilia), incluyendo aspectos relacionados
con el diagnéstico, tratamiento, educacién al paciente, seguimiento y
calidad de vida. El andlisis y estructuracién de toda la informacién
recogida permitié elaborar una matriz DAFO, identificar los factores
clave de éxito en las areas de impacto, necesidades, actuaciones e
infraestructura y organizacién, asi como identificar barreras y
tendencias que se clasificaron en 4 palancas estratégicas:
transformacién del proceso  asistencial; experiencia de
paciente; evaluacién y acceso a farmacos; y evidencia en vida real
(RWE).

En la segunda fase se definieron las lineas de acciéon del Plan
Estratégico en torno a 5 ejes estratégicos AEIOU (Alianzas, Evidencia,
Investigacion/Innovacién, Optimizacién y Unién) de forma alineada
con el Plan Estratégico de la SEFH'?, La propuesta preliminar elaborada
por el grupo coordinador fue discutida y consensuada en una sesion de
trabajo online con todo el grupo OrPhar-SEFH. A cada linea de accion se
le definieron: objetivo, indicadores, perfil de profesionales implicados,
recursos necesarios para llevarla a cabo, barreras identificadas y un
plan de accién.

En la tercera y Gltima fase se realizé un ejercicio de priorizacién de
todas las lineas estratégicas propuestas dentro de cada eje para
identificar las acciones mas relevantes y factibles para avanzar hacia
los objetivos estratégicos establecidos. La priorizacion se realiz6 en
funcién de 2 variables: el impacto en el abordaje de las EERR y MMHH
y la factibilidad de implementacién, considerando la situacién actual
de OrPhar-SEFH y los distintos perfiles involucrados en el desarrollo
de las lineas de accién. Dicha priorizacion fue realizada de manera indi-
vidual por cada miembro del grupo asignando una puntuacién (1-10) a
cada linea de accién, tanto para el impacto como para la factibilidad. La
puntuacién de 10 representaba la accién que, por un lado, generaba
mayor impacto y, por otro, era mas facil de llevar a cabo en términos
de recursos, tiempo y viabilidad.

Con toda la informacidn referida se elaboraron varios documentos
que se encuentran disponibles en la web del grupo OrPhar-SEFH: el
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documento final que constituye el Plan Estratégico OrPhar-SEFH
2024-2027'3, un resumen ejecutivo'* del mismo y una infografia'®
con los datos mas relevantes para facilitar su difusion.

Resultados

En la fase 1, el andlisis de situacién y contexto a nivel nacional e
internacional permitié identificar las tendencias y barreras existentes
en el ambito de las EERR y la farmacia hospitalaria y se clasificaron en
torno a 4 palancas de cambio (tabla 1). En esta fase, también se realizé
un andlisis DAFO en el que se identificaron: debilidades, amenazas,
fortalezas y oportunidades (tabla 2) y se dividieron los factores claves
de éxito en las areas de impacto, necesidades, actuaciones e
infraestructura y organizacién (fig. 1).

Desde un principio, se pensé disefiar el Plan Estratégico
incorporando la voz del paciente en relacién con su experiencia actual,
las dificultades a las que se enfrentan en su dia a dia y las expectativas
en relacién con el rol asistencial del FH en el manejo de las EERR. De
este modo, se estructuraron las necesidades de los pacientes en 4 pilares
fundamentales: rol del FH y del servicio de farmacia, experiencia del
paciente, educacion del paciente y acceso a tratamiento, tal y como se
muestra en la tabla 3.

La fase 2 permiti6 definir las 23 lineas de accién del Plan Estratégico
agrupadas en torno a 5 ejes estratégicos AEIOU: Alianzas, Evidencia,

Tabla 1
Tendencias identificadas en el ambito de las enfermedades raras y la farmacia hospitalaria

Transformacion del proceso asistencial

« Personalizacién de los tratamientos mediante la investigacién en
farmacocinética y farmacogenética

Fomento de la colaboracién ptblico-privada para asegurar la transformacién del
proceso asistencial

Empoderamiento del paciente para la gestion de su enfermedad y la toma de
decisiones

Desarrollo de nuevos modelos de atencion que empleen herramientas digitales
para el seguimiento y monitorizacién de pacientes

Toma de decisiones y personalizacién de la asistencia clinica con base en
resultados en salud

Experiencia del paciente

Desarrollo de nuevos modelos de atencién basados en telefarmacia y las TIC para
mejorar la calidad del proceso farmacoterapéutico

Establecimiento de nuevas colaboraciones con pacientes para la humanizacién
de la asistencia farmacéutica

Toma de decisiones médicas y resolucién de casos clinicos a través de comités
multidisciplinares

Desarrollo de formaciones y capacitacion de pacientes y cuidadores para mejorar
la experiencia de paciente y la adherencia al tratamiento

Desarrollo de nuevos modelos de gestién basados en la medicién e integracién
de PROM y PREM

Evaluacién y acceso de MMHH

Aceptacion de la flexibilidad en la evidencia clinica debida a la baja prevalencia
de las EERR

Colaboracién con asociaciones de pacientes para incorporar las necesidades y
expectativas de los pacientes

Empoderamiento del paciente en la evaluacién de medicamentos, investigacién
y ensayos clinicos

Aceleracion de procedimientos para la reduccion de tiempos en la evaluacién de
MMHH

Evidencia en vida real

Identificacién de subgrupos poblacionales e identificacién de nuevas
correlaciones

Analisis predictivo y diagndstico precoz a través de tecnologia e inteligencia
artificial

Estratificacion de los pacientes, andlisis de la adherencia al tratamiento e
identificacion de riesgos y mal prondstico de las enfermedades

Evaluacién de la eficacia, eficiencia y seguridad de los farmacos en practica
clinica real

Identificacion del valor afiadido de la asistencia a través del andlisis de PROM y
PREM

.

EERR: enfermedades raras; MMHH: medicamentos huérfanos; PROM: medidas de los
resultados reportados por los pacientes; PREM: medidas de las experiencias reportadas
por los pacientes; TIC: tecnologias de la informacién y comunicacién.
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Tabla 2
Matriz DAFO

Debilidades -

Coordinacién y comunicacién: atomizacion y falta de comunicacion entre los diferentes grupos de trabajo

Desconocimiento de recursos: desconocimiento por parte de los miembros del grupo de los recursos disponibles e iniciativas de la SEFH y la OrPhar-SEFH

Registro de datos: los criterios de registro de RWD son heterogéneos y, ademds, no existe una base de datos compartida que recoja informacién sobre pacientes con EERR,
MMHH y recursos de los hospitales a los que pertenecen los integrantes de la OrPhar-SEFH

Posicionamiento: baja visibilidad nacional e internacional del grupo a nivel de farmacia, pacientes y sociedades cientificas

Formacién: falta de formacion en enfermedades ultraras, genética, criterios de posicionamiento y evaluacién de medicamentos, registro y analisis RWD.

Falta de visibilizacion del FH de cara a los pacientes, debilidad que mejoraria implementando el seguimiento transversal del paciente en todo el proceso asistencial
Alianzas: poca relacion e intercambio de informacion con los institutos de investigacién, universidades, sanidad ptblica, asociaciones de pacientes y sociedades cientificas
Evaluacién de medicamentos: baja colaboracion entre servicios de farmacia hospitalaria, con la SEFH, el Ministerio de Sanidad y organismos internacionales de FH para
trabajar conjuntamente en la evaluacion de medicamentos

Pacientes: falta de acercamiento y atencién directa por parte del grupo a los pacientes con EERR, a nivel de apoyo, soporte y formacion sobre los tratamientos y cuidados
adecuados para su enfermedad

Amenazas .’

Redes sociales: la falta de presencia en redes sociales puede limitar la capacidad del grupo para difundir informacién, interactuar con otros profesionales y pacientes, y
aumentar su visibilidad

Descentralizacion: la transferencia de las competencias sanitarias a las CCAA puede generar discrepancias en la regulacion sanitaria entre las CCAA y afectar a la
disponibilidad de recursos destinados a EERR en algunas regiones

Inestabilidad politica y social: la financiacién y recursos disponibles para la investigacion y el tratamiento de las EERR puede verse afectada por la inestabilidad politica, asi
mismo la inestabilidad social puede afectar a la calidad de vida de los pacientes y su acceso a la atencién médica

Estudios genéticos: la cobertura y disponibilidad de los estudios genéticos puede variar segtin la region, lo que puede limitar el acceso a diagndsticos precisos y tratamiento
adecuado para pacientes con EERR

Sistema Nacional de Salud: la falta de adaptacién del sistema de salud espaiiol a los nuevos medicamentos innovadores para EERR, junto con la ausencia de asignacién de
presupuestos adicionales para su acogida, limita el acceso de los pacientes a los MMHH

Aumento de pacientes con EERR: el aumento de concienciacion y el conocimiento sobre las EERR supone que mds personas busquen atencién médica y reciban un
diagnostico. Esto puede aumentar la demanda de recursos y tratamientos especializados, lo que puede ser un desafio para los sistemas sanitarios y, en dltima instancia, para
el grupo

Fortalezas i

Experiencia: profesionales de referencia en EERR con un papel relevante y gran experiencia en el manejo de pacientes con EERR y evaluacién de medicamentos
Conocimiento especializado: los profesionales del grupo estan altamente especializados en EERR y estrategias de tratamiento y cuidado efectivas para los pacientes con EERR
Red de contactos: la OrPhar-SEFH tiene una amplia red de contactos dentro de la comunidad médica y cientifica para el intercambio de conocimientos y la realizacién de
proyectos conjuntos

Alineamiento del grupo: integrantes del grupo alineados (fomentar el uso de PROM y PREM, farmacocinética, farmacogenética, telefarmacia, etc.) y con voluntad de cambio y
de mejora a través del nuevo Plan Estratégico

Acceso a recursos: acceso a una gran variedad de recursos (informacién sobre un gran niimero de pacientes, opciones terapéuticas, tecnologias de diagnéstico, bases de datos,
etc.) de los diferentes hospitales de los que forman parte los miembros del grupo

Diversidad geografica: amplia perspectiva sobre las necesidades y desafios especificos de cada region ya que los miembros del grupo trabajan en diferentes hospitales de toda
Espafa

Best practices: existencia de maltiples best practices a nivel de servicios de farmacia hospitalaria y manejo de pacientes con EERR que podrian escalarse e implementarse en los
diferentes hospitales de los integrantes del grupo (consulta monografica, grupos EERR en comisiones de farmacia, etc.)

Oportunidades @)

« Concienciacién sobre EERR: fomentar desde el Grupo la concienciacién y compresién sobre las EERR por parte de los pacientes y la sociedad

Tracci6n del conocimiento: aprovechar la seniority de la OrPhar-SEFH para transmitir conocimientos a los servicios de farmacia hospitalaria, a otros niveles asistenciales
involucrados en el manejo de pacientes con EERR, asi como a pacientes

Comunicacién: incrementar la presencia digital y meditica del grupo como herramienta estratégica de posicionamiento a nivel de farmacia hospitalaria y EERR

Innovacién: emplear la innovacién como motor de cambio a todos los niveles (uso de la farmacogenética y farmacocinética, nuevos modelos de financiacién, uso de
tecnologias disruptivas en practica clinica, investigacién y RWE, etc.)

Alianzas: colaboracién con la industria en el desarrollo de nuevas soluciones

Transversalidad: mejorar la transversalidad y comunicacion entre los grupos de trabajo de la OrPhar-SEFH, fomentando la comunicacién e intercambio de conocimientos
(plataforma para compartir conocimiento, mejores practicas, datos y procesos)

Nuevos proyectos: fomentar la realizacién desde la OrPhar-SEFH de proyectos de mayor envergadura que puedan generar impacto en el manejo del paciente con EERR
(protocolos de derivacién a hospitales de referencia, elaboracién de PROM y PREM especificos, homogeneizacién de recogida de datos, etc.)

CCAA: comunidades auténomas; EERR: enfermedades raras; DAFO: Debilidades, Fortalezas, Amenazas y Oportunidades; MMHH: medicamentos huérfanos; Orphar-SEFH: Grupo de
enfermedades raras y medicamentos huérfanos de la Sociedad Espafiola de Farmacia Hospitalaria; PROM: medidas de los resultados reportados por los pacientes; PREM: medidas de
las experiencias reportadas por los pacientes; RWE: evidencia en vida real; SEFH: Sociedad Espafiola de Farmacia Hospitalaria; TIC: tecnologias de la informacién y comunicacién.

Investigacion/Innovacién, Optimizacién y Unién. Para cada linea de Discusion

accién se detallaron: objetivo, indicadores definidos para evaluar su

implementacién, perfil de los profesionales implicados en su El Plan Estratégico OrPhar-SEFH 2024-2027 presentado aporta una
consecucion, recursos necesarios, barreras identificadas y el plan de visién integral e innovadora del abordaje de las EERR y ha sido
accion, todo ello con el fin de poder llevar a cabo las lineas de accién desarrollado desde un enfoque cientifico y estratégico, aplicando una
definidas, y asi sentar las bases y desarrollar un nuevo modelo de metodologia de trabajo participativa que incorpora la perspectiva de
abordaje de las EERR desde el ambito de la farmacia hospitalaria. Toda los profesionales y de los pacientes. Asi, en este plan se han definido y
la informaci6n detallada de las 23 lineas de accién se puede consultar priorizado un total de 23 lineas de accién a desplegar en el periodo
en el documento completo del Plan Estratégico'> disponible en la web 2024-2027 por el grupo de trabajo para potenciar el papel del FH en

del grupo OrPhar-SEFH. la atencién a los pacientes con EERR, con la finalidad de abordar los
En la fase 3 se priorizaron las lineas de accién del Plan Estratégico, de desafios que plantean los MMHH y las EERR para el SNS.
acuerdo con su impacto en el abordaje de las EERR y factibilidad de El andlisis de la situacion actual, tendencias, retos y estrategias

implementacién. En la tabla 4 se muestra la priorizacién para cada eje existentes en el manejo de las EERR, tanto a nivel nacional como
estratégico y en la figura 2 puede observarse la puntuacién de cada internacional, presenta un modelo sanitario con muestras de
una de las 23 lineas de accién en cuanto a impacto y factibilidad. agotamiento e ineficiencias y un ecosistema de salud que afronta
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Sostenibilidad LEGELTH
ctivados

Fomentar la
participacién de
ciudadanos de manera
activa y consciente en la
toma de decisiones
relacionadas con su
propia salud y bienestar

poblacional

Permitir mejorar la
salud de la poblacion,
prevenir enfermedades

y fomentar el
diagnostico y
tratamiento temprano
de las EERR (p.e cribado
neonatal)

Adoptar practicas
sostenibles permite
mejorar la eficiencia,

fortalecer laimagen de
marca, reducir el
impacto ambiental y a
su vez, mejorar
rentabilidad

Realizar estudios
multicéntricos
garantizando una
recogida homogénea
de datos para la
creacion de evidencia
suficiente

Estratificar a la
poblacién y los
pacientes de EERR juega
un papel estratégico
para garantizar la
individualizacién del
proceso asistencial

Colaboracién y apoyo
de la OrPhar-SEFH para
encontrar nuevos
modelos de
financiacion para
superar las barreras
financieras y poder
determinar el valor del
medicamento

Utilizar RWE como
herramienta parala
toma de decisiones

clinicas y mejorar la
calidad de la atencion
meédica

Aumentar la visibilidad
y participacién del FH
en todo el proceso
asistencial y
adaptacion de las
evaluaciones a un
modelo para MH

Permitir una
adaptabilidad y
escalabilidad en

funcion del centro y de
los recursos disponibles

Dotar las iniciativas de
un componente
tecnolégico relevante
que permita cubrir las
necesidades actuales y
futuras de los
profesionales

Impulsar el plan desde
los miembros de la
OrPhar-SEFH con

respaldo de la SEFH y

garantizar la formacién

continuada a
profesionales

Contemplar modelos de
colaboracién con
agencias reguladoras,
ministerios,
universidades,
Institutos de
Investigacion, A.
Pacientes, Industria....

Figura 1. Factores clave de éxito del Plan Estratégico OrPhar-SEFH 2024-2027. EERR:
enfermedades raras, FH: farmacéutico de hospital, MH: medicamentos huérfanos,
Orphar-SEFH: Grupo de enfermedades raras y medicamentos huérfanos de la Sociedad
espafiola de farmacia hospitalaria, PROM: medidas de los resultados reportados por los
pacientes, PREM: medidas de las experiencias reportadas por los pacientes, RWE:
evidencia en vida real.

constantemente nuevos retos e incorpora, cada vez, mas agentes
implicados en el abordaje de las EERR'®. Asi, se pone de manifiesto
que nos encontramos en un periodo clave de transicién impulsado por
varias palancas, entre ellas, el escenario pos-COVID, la presién
regulatoria, la coyuntura econémica, la bisqueda de sostenibilidad y
eficiencia en el sistema, la transformacion digital, la necesidad de
escuchar la voz del paciente y desarrollar modelos de relacién y
colaboracién innovadores y disruptivos!”.

En este contexto, la Union Europea (UE) ha definido como objetivo
estratégico mejorar el acceso al diagndstico, informacién y atencién san-
itaria de los aproximadamente 36 millones de pacientes con EERR en
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Tabla 3

Resumen de las necesidades de los pacientes respecto a los farmacéuticos de hospital
obtenidas mediante entrevistas a representantes de asociaciones de pacientes con
enfermedades raras

Rol del farmacéutico de hospital y del servicio de farmacia

Disponer de un FH especialista en EERR involucrado en todo el proceso

asistencial

Adaptar los protocolos existentes a las necesidades asistenciales de los pacientes

Concienciar sobre la necesidad de una atencién sanitaria y un proceso de

tratamiento que se adapte a los ritmos y necesidades especificas de las EERR y

sus pacientes

Protocolizar el abordaje coordinado, multidisciplinar e integral de los pacientes

con EERR dentro de los hospitales y entre centros hospitalarios, en todas las

CCAA

Asegurar la comunicacién eficaz y alineamiento entre todos los profesionales

(FH, clinicos, enfermeria, etc.) en el manejo de pacientes con EERR

Incorporar la vision del paciente en la toma de decisiones

Experiencia del paciente

Establecer consultas multidisciplinares y coordinar las citas en uno o 2 dias para

evitar mualtiples desplazamientos

Establecer un sistema de programas de suministro de medicacion a domicilio a

pacientes con movilidad reducida o con complicaciones para desplazarse al

centro,

Recoger farmacos en un hospital de la comunidad auténoma del paciente,

evitando largos desplazamientos (entre ciudades o CCAA)

Adaptar PROM y PREM a los pacientes con EERR para que capturen la realidad de

las EERR y protocolizar y homogeneizar la recogida de estos

Disponer de un servicio de apoyo para el transporte del tratamiento hasta el

domicilio del paciente (EHemofilia)

Mejorar la ubicacién de los servicios de farmacia hospitalaria, facilitando la

accesibilidad de los pacientes

Educacién del paciente

« Entregar material informativo y realizar educacién al paciente por parte del FH

(tratamientos, efectos adversos, expectativas sobre el tratamiento, etc.)

Establecer consultas presenciales con el FH para realizar el seguimiento y la

educacion al paciente cuando sea necesario (cambio de tratamiento, dosis, etc.)

Realizar talleres con pacientes de EERR para resolver dudas con profesionales

sanitarios involucrados en su patologia especifica

Disponer de un FH de referencia para la resolucién de dudas (conservacion y

transporte de MMHH).

Establecer una via de comunicacion telefénica con el FH para la resolucién de

dudas

Acceso a tratamiento

 Implementar criterios de evaluacién de fairmacos adaptados a las EERR

« Asegurar un acceso temprano a MMHH dentro del hospital cuando el paciente
ya ha sido diagnosticado y el clinico aprueba el tratamiento

« Agilizar la tramitacion y aprobacién de solicitud de tratamientos para EERR

« Sensibilizar sobre la importancia del acceso a firmacos para mantener el estado
del paciente crénico con EERR

CCAA: comunidades auténomas, EERR: enfermedades raras, FH: farmacéutico de hospital,
MMHH: medicamentos huérfanos, PROM: medidas de los resultados reportados por los
pacientes, PREM: medidas de las experiencias reportadas por los pacientes.

Europa, potenciando el desarrollo de planes y estrategias nacionales
de EERR, generando redes europeas de referencia (ERN), facilitando la
definicién, codificacion e inventario de las EERR (Plataforma Europea
registro EERR, Orphanet) promoviendo la designacién y autorizacién
de MMHH e impulsando proyectos I+ D (Proyecto Horizonte Europa
2020, ERICA: European Rare disease research Coordination and support
Action) y el empoderamiento de las organizaciones de pacientes's.

En linea con la UE, a nivel internacional se han identificado,
asimismo, iniciativas para mejorar el acceso a MMHH, como el
programa Life Saving Drugs'® del gobierno australiano para reembolsar
medicamentos no coste-efectivos de forma separada del esquema de
financiacién de farmacos financiados o los acuerdos de precio
innovadores entre la industria farmacéutica y el National Health Service
(NHS) del Reino Unido para favorecer el acceso a tratamientos no
coste-efectivos, el 40% de los cuales incluyen medicamentos para
EERR, y que incluyen descuentos simples, limites en el coste acumulado
por paciente o en cantidad utilizada por paciente o esquemas de pago
por resultados®. Otras experiencias innovadoras que merecen ser
destacadas, como la red social internacional PatientsLikeMe?®!, una
comunidad online y abierta disefiada para transformar las historias de
los pacientes en datos y que incluye ya mas de 2.800 enfermedades en
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Tabla 4
Priorizacién de las 23 lineas de accién por eje estratégico

Priorizaciéon Descripcion

Eje estratégico Alianzas
A2 Identificar asociaciones de pacientes de EERR para establecer
alianzas y una via de comunicacion para dar soporte a los pacientes
desde la farmacia hospitalaria y detectar sus necesidades

A5 Desarrollar proyectos colaborativos con la industria orientados a
desarrollar soluciones innovadoras en el ambito de las EERR

Al Fomentar la colaboracién del FH especializado en EERR en las
estructuras de decision sobre evaluacion y posicionamiento de
MMHH

A4 Identificar universidades y centros e institutos de investigacion
referentes en EERR y definir un plan colaborativo para la realizacién
de proyectos de investigacion, tecnolégicos y multidisciplinares

A3 Definir un plan de colaboracién con otras sociedades cientificas
especializadas en las diferentes EERR

A6 Implementar un canal de comunicacién y un plan formativo

especifico para farmacia comunitaria, atencién primaria,
sociosanitarios, gestor de casos, etc.
Eje estratégico Evidencia

E3 Impulsar proyectos de investigacién con MMHH y EERR para la
obtencién de evidencia cientifica

E1 Potenciar el papel del FH en el andlisis critico de la evidencia
cientifica en EERR y su traslacion a los equipos clinicos
interdisciplinares

E2 Impulsar la participacién del FH en la utilizacion de PROM y PREM

en el manejo y toma de decisiones en EERR
Eje estratégico investigacién/innovacién
11 Fomentar el Analisis de Decisién Multicriterio en MMHH

14 Facilitar la implementacién de nuevos modelos de financiacién
innovadores y de compra publica por valor

13 Impulsar la difusién de convocatorias de investigacién en EERR y la
participacién de OrPhar-SEFH en estas convocatorias

12 Identificar herramientas de IA existentes y analizar su aplicacién en

el area de EERR y farmacia hospitalaria
Eje estratégico optimizacion

04 Actualizar y mantener los contenidos de la web de OrPhar-SEFH,
incorporando las enfermedades mas prevalentes y los MMHH con
mayor experiencia de uso

01 Impulsar la integracion del FH en los equipos interdisciplinares de
manejo de pacientes con EERR

02 Implementar y acreditar el Plan de Humanizacién de OrPhar-SEFH

06 Impulsar desde OrPhar-SEFH una nueva edicion del curso DPC en la
que se recoja la nueva evidencia disponible en el manejo y
tratamiento de pacientes con EERR

07 Desarrollar estrategias de telefarmacia y administracién
domiciliaria

03 Desarrollar nuevos canales de comunicacién con los pacientes

05 Estratificar los pacientes con ER en funcién de sus caracteristicas y

su tratamiento para la adaptacion e individualizacién de la atencién
farmacéutica
Eje estratégico unién

U1 Crear una red de servicios de FH especializados en EERR

U2 Realizar una jornada anual sobre EERR y MMHH para visibilizar el
papel del FH y OrPhar- SEFH en la atencién a los pacientes con EERR

u3 Colaborar y crear mensajes homogéneos en la recogida y desecho

de farmacos y dispositivos de administracién dispensados en las
unidades de atencién farmacéutica a pacientes externos

EERR: enfermedades raras, FH: farmacéutico de hospital, MMHH: medicamentos
huérfanos, Orphar-SEFH: Grupo de enfermedades raras y medicamentos huérfanos de la
Sociedad espaiiola de farmacia hospitalaria, PROM: medidas de los resultados reportados
por los pacientes, PREM: medidas de las experiencias reportadas por los pacientes, RWE:
evidencia en vida real.

seguimiento o la plataforma RareConnect®?, creada por EURORDIS (Rare
Disease Europe and Care4Rare Canada) para conectar y capacitar a
pacientes y cuidadores con EERR en todo el mundo.

En Espafia se han identificado iniciativas similares, como la creacién
de los CSUR (Centros, Servicios y Unidades de referencia del SNS) para
dar cobertura a todo el territorio nacional de forma equitativa mediante
equipos multidisciplinares que garanticen la continuidad de la
asistencia sanitaria?®, la plataforma multidisciplinar ObserveMHe
orientada a la generacién de conocimiento e informacién sobre
MMHH?* o la Red UNICAS, que constituye una red de hospitales
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interconectados, cuyo objetivo es mejorar la atencién a los nifios
afectados de enfermedades minoritarias mediante la aplicacién de un
modelo colaborativo que permita acortar los tiempos de diagnéstico y
facilitar la investigacién y el acceso a las terapias mas avanzadas>.

En linea con los objetivos estratégicos en el area de EERR de la UE y
las experiencias internacionales referidas se han identificado en el Plan
Estratégico tendencias en torno a 4 palancas de cambio, segiin se
muestra en la tabla 1, en las que el propio grupo OrPhar-SEFH ya ha
desarrollado iniciativas, tales como el Proyecto Horizon Scanning’, la
aplicacién del MCDA® a la evaluacién del valor terapéutico de los
MMHH vy el proyecto de humanizacién de los SF en la atencién a los
pacientes con EERR?, sin olvidar las experiencias docentes (Monografia
de farmacia hospitalaria para pacientes con enfermedades raras'®) o
investigadoras (Desarrollo de un modelo farmacocinético y
farmacodinamico poblacional para la individualizacién terapéutica de
eculizumab en pacientes adultos con sindrome hemolitico urémico
atipico®®).

A su vez, merece destacarse que el Plan Estratégico de OrPhar-SEFH
ha incorporado la voz del paciente en relacién con su experiencia actual
y expectativas en relacién con el rol asistencial del FH en el manejo de
las EERR, siguiendo las tendencias actuales de empoderamiento de los
pacientes y su creciente incorporacién en la toma de decisiones®”~2°,

Todo ello se recoge en el andlisis DAFO (tabla 2), que sefiala, entre las
principales debilidades, la falta de visibilidad del FH entre los pacientes y
sociedades cientificas, la falta de colaboracién y sinergias con otras
sociedades cientificas relacionadas con EERR o entre los propios grupos
de trabajo de la SEFH implicados en estas, la falta de registros
compartidos sobre utilizacion de MMHH en EERR y RWE, la falta de
formacion en EERR, la escasa colaboracién del FH y del grupo OrPhar-
SEFH con las estructuras de decision en evaluacion y acceso de
MMHH, asi como con institutos de investigacién, universidades, salud
publica, asociaciones de pacientes y sociedades cientificas. Entre las
fortalezas, puede destacarse el conocimiento especializado y la
experiencia en atencién a pacientes con EERR y gestion de MMHH de
los FH del grupo OrPhar-SEFH, su amplia red de contactos con
profesionales del ambito asistencial e investigador que puede facilitar
el desarrollo de proyectos conjuntos, la representatividad geografica
de los miembros del grupo, lo que aporta una amplia perspectiva
sobre las necesidades y desafios especificos de cada region y la
posibilidad de compartir y escalar buenas practicas entre centros.

A nivel externo, se identificaron amenazas como la falta de presencia
y visibilidad en redes sociales; la falta de adaptacién del SNS a los nuevos
medicamentos innovadores para EERR; la falta de equidad en el acceso a
tratamientos y modelos asistenciales entre CCAA; la inestabilidad
politica y social que puede condicionar la disponibilidad de recursos,
como el acceso a un diagnéstico o un tratamiento precoz o el aumento
de la demanda de recursos y tratamientos especializados. Entre las
oportunidades, cabe destacar la mayor concienciacién sobre EERR de
la sociedad actual, la disponibilidad de recursos aportados por la SEFH
en digitalizacién y formacion, el empleo de la innovacién como motor
de cambio a todos los niveles (uso de la farmacogenética y
farmacocinética, nuevos modelos de financiacién, uso de tecnologias
disruptivas en practica clinica, investigacion y RWE, etc.), la
colaboracién con la industria farmacéutica en investigacién/innovacion,
la transversalidad del FH entre la atencién especializada y otros niveles
asistenciales y finalmente, la orientacion a resultados, incluyendo
patient-reported outcomes measures (PROM) y patient-reported experi-
ence measures (PREM) ya presentes en otras enfermedades que pueden
trasladarse al entorno de las EERR.

Asi, partiendo de este analisis, y considerando los factores clave de
éxito identificados (fig. 1), se consensuaron las 23 lineas de accidn,
que tienen como objetivo fomentar el trabajo colaborativo entre los
FH, los profesionales involucrados en el manejo de las EERR y los
pacientes, promover el papel asistencial del FH, garantizar la equidad
de la atencién sanitaria y mejorar la calidad de vida de los pacientes
con EERR.
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Figura 2. Priorizacion de las 23 lineas de accién por eje estratégico en funcién de su impacto y factibilidad

En este escenario, las 6 lineas de accién definidas en el eje estratégico
de alianzas reflejan el compromiso de los FH con las EERR, demostrado
en numerosas iniciativas en el marco asistencial®’, docente?*>! e
investigador®>—4, asi como la necesidad de establecer y reforzar alianzas
con agentes externos, tales como agencias reguladoras, sociedades
cientificas, profesionales sanitarios, ministerio de sanidad, consejerias,
universidades, industria farmacéutica, institutos de investigacion y
asociaciones de pacientes, con el objetivo de promover sinergias e
impulsar el intercambio de conocimientos y la colaboracién con los
stakeholders. No debe olvidarse, en este aspecto, la aparicion de nuevas
partes interesadas como Startups o Techgiants, que pueden aliarse con

249

los FH para promover la integracién y la participacion en el seguimiento
de estos pacientes, promover la colaboracién en investigacion e
innovacién y, en definitiva, el abordaje integral y multidisciplinar de
los pacientes con EERR3>-6,

Las 3 lineas definidas en el eje estratégico evidencia plantean
promover el analisis critico de los estudios cientificos disponibles
sobre MMHH vy la participacion en el disefio de los protocolos, con el
fin de integrar la mejor evidencia cientifica, sin olvidarnos de impulsar,
ademas, la generacién de nueva evidencia y asegurar una atencién
personalizada y centrada en el paciente que incluya sus necesidades y
experiencias>” 3,
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En el eje investigacién/innovacion, las 4 lineas de accién planteadas
pretenden promover de manera activa, mediante soluciones
innovadoras, la investigacion cientifica y el empleo de modelos de
financiacion y criterios de evaluacién de MMHH innovadores, mas alla
de los criterios clasicos como la eficacia, la seguridad y el coste,
incorporando criterios de evaluacién que permitan capturar el valor
terapéutico y social de los MMHH desde una perspectiva global que
considere las necesidades de los pacientes y del sistema sanitario®®~’.

En el cuarto eje, optimizacion, se plantean 7 lineas de accién con el
objetivo de asegurar la participacién integral del FH en todo el proceso
asistencial y la comunicacién y coordinacién continua con los pacientes
y los profesionales implicados, potenciando la incorporacién de nuevas
tecnologias y el impulso y visibilizacién de iniciativas existentes en
OrPhar-SEFH*8-52,

Finalmente, el quinto eje estratégico se basa en la unién y el trabajo
colaborativo e integrado en el ambito hospitalario y comunitario, y
plantea 3 lineas de accién con el fin de posicionar al FH como referente
en el tratamiento de EERR, aumentando su visibilidad ante el paciente y
otros profesionales y fomentando el uso de practicas sostenibles que
contribuyan al cuidado del medioambiente®>>°.

La priorizacién de las lineas de accion realizada identifica las
principales acciones que, de acuerdo con su impacto y factibilidad de
despliegue, deben iniciarse o mantenerse, dentro de cada eje
estratégico, con el fin de dar continuidad a los proyectos en desarrollo
y orientar los proyectos futuros del grupo de trabajo.

Finalmente, el Plan Estratégico OrPhar-SEFH, desarrollado para su
aplicacién en el periodo 2024-2027, pretende facilitar a los FH el
abordar los principales retos que presenta la atencién a los pacientes
con EERR desde la perspectiva de la farmacia hospitalaria, es decir, la
necesidad de mejorar el acceso a la innovacién terapéutica que aporte
valor a los pacientes y al sistema de salud, desarrollar un modelo de
atencion integral e interdisciplinar para los pacientes con EERR, con un
enfoque global y multidimensional, que permita compartir el
conocimiento entre profesionales y ofrecer a cada paciente un plan
terapéutico y de seguimiento individualizado y adaptado a sus
necesidades, no solo clinicas sino también socio-sanitarias y, por tltimo,
la necesidad de incorporar al paciente y la sociedad en la toma de
decisiones a diferentes niveles.

En suma, este Plan Estratégico se presenta como la hoja de ruta para
potenciar el rol de la farmacia hospitalaria en el abordaje de las EERR,
mejorando el acceso y la evaluacién de los MMHH y optimizando el
proceso asistencial integrado e interdisciplinar para mejorar los
resultados en salud, la calidad de vida y la experiencia de los pacientes
y, a su vez, posicionar a OrPhar-SEFH como un referente para el sistema
de salud, los profesionales sanitarios y los pacientes con EERR.
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