
  

 

WEBINAR RED 

ADEE 

Fases, tiempos de acceso y participación de las personas 

C. de Ros de Olano, 3, 1a, 28002 Madrid  

+34 659 25 73 06 

info@adee.es - www.adee.es 

In
s
c
ri

ta
 e

n
 e

l 
R

e
g
is

tr
o

 N
a

c
io

n
a

l 
d

e
 A

s
o

c
ia

c
io

n
e

s
 c

o
n

 e
l 

n
.º

 6
2

3
2

5
3

- 
N

.I
.F

.:
 G

-6
7

6
6

0
5

0
6

 

 

Asociación de personas con 

acondroplasia y otras displasias 

esqueléticas con enanismo 

tel:+34659257306
mailto:info@adee.es


2 

Medicamentos huérfanos 

Fases, tiempos de acceso y participación 

de las personas 

Documento base, dossier educativo y FAQ 

del webinar RED ADEE 

Asociación ADEE España | Marco RED ADEE 

2026 

Webinar de referencia: 25 de marzo de 2026 

Autoría: Inês Alves (ANDO Portugal) y Carolina Puente (ADEE España) 

Documento elaborado por la Asociación ADEE España en el marco de RED ADEE. 

Ampliación editorial y documental realizada a partir del webinar y de fuentes oficiales 
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Objetivo del documento 

Ofrecer un resumen sólido, reutilizable y pedagógico del webinar para familias, 

asociaciones y equipos de comunicación. El documento explica el recorrido regulatorio 

de los medicamentos huérfanos, diferencia autorización y acceso, recoge los mensajes 

centrales de Inês Alves y Carolina Puente, incorpora una FAQ y reúne recursos oficiales 

útiles para consultar información fiable. 

 

Nota importante: Este material tiene carácter informativo y divulgativo. Documento 

protegido y de uso institucional de la Asociación ADEE España. Queda prohibida su 

reproducción, distribución, comunicación pública, transformación o reutilización total o 

parcial sin autorización previa y por escrito de ADEE, salvo cita breve con identificación 

expresa de la fuente, la autoría y el marco RED ADEE. No sustituye el consejo médico 

individual ni las decisiones clínicas personalizadas. 

1. Resumen ejecutivo 

Los medicamentos huérfanos son una pieza clave en el abordaje de las enfermedades 

raras, pero su desarrollo, evaluación y acceso efectivo siguen un itinerario largo, técnico y 

frecuentemente difícil de interpretar para familias, asociaciones y opinión pública. Uno de 

los objetivos centrales del webinar fue precisamente aportar claridad sobre ese proceso y 

ayudar a distinguir cada fase con rigor. 

Puntos clave 
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• La designación huérfana no equivale a autorización ni a acceso. Es un reconocimiento 

regulatorio que busca incentivar el desarrollo de tratamientos para enfermedades 

raras o graves, pero no significa que el medicamento esté ya aprobado, financiado o 

disponible para las personas. 

• El recorrido de un medicamento huérfano es complejo y escalonado. Incluye 

investigación preclínica, ensayos clínicos, evaluación científica, autorización regulatoria 

y, posteriormente, procesos nacionales de financiación, precio, posicionamiento 

terapéutico y organización del acceso real. 

• La autorización europea no resuelve por sí sola el acceso en España. Tras la 

autorización, todavía pueden existir tiempos de espera, decisiones de financiación, 

condiciones de uso, trámites asistenciales y problemas de suministro que condicionen 

la llegada efectiva del medicamento. 

• La seguridad sigue evaluándose después de la autorización. La farmacovigilancia, el 

seguimiento adicional y la evidencia en vida real son elementos fundamentales para 

comprender el perfil de beneficio-riesgo de un tratamiento una vez entra en la práctica 

clínica habitual. 

• La acondroplasia y otras displasias esqueléticas viven un momento especialmente 

relevante. El aumento de la investigación, de los ensayos clínicos y de las expectativas 

terapéuticas genera nuevas oportunidades, pero también exige mayor comprensión 

regulatoria y una comunicación más precisa. 

• Las asociaciones de pacientes desempeñan un papel estratégico. No solo acompañan 

a las familias, sino que ayudan a traducir información compleja, ordenar expectativas, 

reforzar la comprensión pública del proceso y favorecer una participación informada y 

útil en espacios sanitarios y regulatorios. 

• Informar bien también implica comunicar con prudencia. El webinar insistió en la 

necesidad de distinguir entre noticia, ensayo, designación, autorización, financiación y 

acceso, evitando mensajes confusos o expectativas irreales. 

Idea fuerza del webinar 

Comprender el proceso regulatorio de los medicamentos huérfanos no sirve solo para 

“saber más”, sino para interpretar mejor cada avance, hacer preguntas más útiles, 

proteger a las familias de falsas expectativas y fortalecer la capacidad de participación 

de las asociaciones en la defensa de derechos y en el diálogo sanitario. 

 

En conjunto, el webinar dejó una idea esencial: en enfermedades raras, conocer cómo se 

desarrolla, evalúa y accede a un tratamiento es tan importante como conocer el propio 

tratamiento. Solo desde esa comprensión es posible construir una participación asociativa 

sólida, una comunicación responsable y una lectura realista de los avances terapéuticos. 

2. Qué explicamos en el webinar 

El webinar partió de una constatación clara: la acondroplasia y otras displasias 

esqueléticas atraviesan una etapa distinta a la de años anteriores. Hoy existe más 

investigación, más ensayos clínicos, más conversación sobre nuevas terapias y más 
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atención sobre los tiempos y condiciones de acceso. Ese nuevo escenario genera 

oportunidades, pero también nuevas dudas, más necesidad de contexto y una mayor 

responsabilidad a la hora de informar. 

Puntos clave 
• Estamos en un cambio de etapa. Durante muchos años, las displasias esqueléticas 

convivieron con una escasez de opciones terapéuticas y con una presencia limitada en 

los espacios de decisión. El webinar sitúa el momento actual como un punto de 

transición hacia un escenario con más desarrollo clínico, más regulación y más 

expectativas. 

• No basta con que existan nuevas terapias: hay que entender el proceso. Uno de los 

ejes de la sesión fue explicar que el interés creciente por medicamentos huérfanos, 

ensayos clínicos y nuevas opciones terapéuticas obliga a comprender mejor cómo se 

desarrolla un medicamento, cómo se evalúa y qué pasos median entre una 

investigación prometedora y el acceso real. 

• La investigación en enfermedades raras debe estar orientada y bien comunicada. Inês 

Alves insistió en que la investigación no debería entenderse solo como un proceso 

técnico entre laboratorios, clínicos y compañías, sino como un trabajo que debe ser 

colaborativo, orientado a un propósito claro, conectado con las prioridades de las 

personas afectadas y comunicado con responsabilidad. 

• Las asociaciones no son solo receptoras de información: son agentes útiles del 

proceso. El webinar presentó a las organizaciones de pacientes como actores con 

capacidad para aportar experiencia de vida, identificar necesidades no cubiertas, 

revisar materiales para hacerlos comprensibles y contribuir a una participación más 

informada en espacios regulatorios, clínicos e institucionales. 

• Informar bien también exige decidir qué no difundir. Carolina Puente subrayó una idea 

especialmente relevante para el trabajo asociativo: comunicar con rigor implica no 

amplificar rumores, filtraciones o interpretaciones no confirmadas. La prudencia 

informativa no frena el conocimiento; lo protege. 

• El centro del proceso deben seguir siendo las personas y las familias. Aunque el 

webinar abordó aspectos regulatorios y técnicos, una de sus ideas de fondo fue que 

todo este recorrido solo tiene sentido si se traduce en mejores cuidados, más 

comprensión, mayor participación y decisiones más útiles para las personas afectadas. 

Qué se abordó de forma práctica 
• qué es un medicamento huérfano y qué criterios debe cumplir 

• cómo se desarrolla un tratamiento desde fases tempranas hasta la autorización 

• qué papel juegan la EMA, sus comités y las agencias nacionales 

• por qué la autorización europea no equivale automáticamente a acceso en España 

• qué importancia tienen la farmacovigilancia y la evidencia en vida real 

• cómo leer con prudencia la información sobre ensayos clínicos y nuevas terapias 

• qué papel pueden desempeñar las asociaciones de pacientes en este contexto 
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Idea fuerza del apartado 

El webinar no se limitó a explicar conceptos regulatorios: ayudó a situar a las familias y a 

las asociaciones dentro del proceso, mostrando que comprender los medicamentos 

huérfanos también significa comprender cómo participar mejor, cómo informarse mejor 

y cómo protegerse frente a mensajes confusos o incompletos. 

 

En conjunto, la sesión explicó que el momento actual abre una oportunidad importante 

para las personas con acondroplasia y otras displasias esqueléticas, pero también exige 

una mirada más madura y mejor informada. Entender el contexto regulatorio, el lenguaje 

de la investigación y los ritmos reales del acceso ya no es algo accesorio: forma parte de 

una participación asociativa útil y de una defensa de derechos más sólida. 

3. Qué es un medicamento huérfano y 

qué no es 

Uno de los objetivos centrales del webinar fue aclarar el significado real del término 

medicamento huérfano, ya que con frecuencia se utiliza de forma imprecisa o se confunde 

con otras fases del proceso regulatorio. Comprender bien este concepto es esencial para 

interpretar correctamente las noticias, las designaciones y las expectativas que pueden 

generarse en torno a nuevas terapias. 

Puntos clave 
• Un medicamento huérfano es un medicamento destinado a una enfermedad rara o 

muy grave. En el marco europeo, esta figura regulatoria se aplica a productos 

orientados al diagnóstico, prevención o tratamiento de enfermedades poco frecuentes 

o de especial gravedad clínica. 

• La designación huérfana responde a criterios concretos. Para obtenerla, el 

medicamento debe dirigirse a una condición que sea grave, potencialmente mortal o 

crónicamente debilitante, y cuya prevalencia se sitúe dentro del umbral europeo de 

rareza. 

• No basta con que la enfermedad sea rara: debe existir una base científica suficiente. El 

webinar explicó que también debe haber una plausibilidad médica razonable, es decir, 

una base científica que justifique que ese producto podría aportar utilidad clínica en 

esa enfermedad. 

• El sistema busca incentivar el desarrollo en áreas con alta necesidad no cubierta. La 

designación huérfana existe para favorecer que compañías, grupos académicos e 

investigadores desarrollen tratamientos en ámbitos donde el mercado, por sí solo, no 

siempre genera suficiente incentivo. 

• El concepto de beneficio significativo es especialmente importante. Si ya existe otro 

tratamiento para la misma condición, un nuevo medicamento no puede limitarse a ser 

“uno más”: debe demostrar una ventaja relevante, por ejemplo en eficacia, seguridad o 

utilidad práctica para las personas. 
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• La designación huérfana no equivale a medicamento aprobado. Este fue uno de los 

mensajes más importantes del webinar: recibir designación huérfana no significa que 

el medicamento esté autorizado, ni que haya demostrado todavía beneficio suficiente 

para el uso clínico habitual. 

• Tampoco garantiza financiación ni acceso. Incluso cuando un desarrollo avanza, sigue 

siendo necesario completar ensayos, evaluación regulatoria, autorización, decisiones 

nacionales y organización del acceso real. 

Qué sí significa 
• que el producto entra en un marco regulatorio específico para enfermedades raras 

• que puede beneficiarse de incentivos y apoyos al desarrollo 

• que existe interés formal en su potencial terapéutico 

• que el proceso pasa a estar sometido a una evaluación regulatoria estructurada 

Qué no significa 
• que el medicamento ya haya demostrado eficacia suficiente 

• que esté autorizado para su comercialización 

• que vaya a financiarse automáticamente 

• que esté disponible de forma inmediata para las personas o familias 

• que el desarrollo vaya a culminar con éxito 

Idea fuerza del apartado 

Un medicamento huérfano no es, por definición, un medicamento ya disponible, sino un 

desarrollo que entra en un marco regulatorio específico para enfermedades raras y que 

todavía debe demostrar, paso a paso, su valor clínico, su seguridad y su viabilidad real 

de acceso. 

 

En síntesis, el webinar ayudó a separar dos planos que a menudo se mezclan: por un lado, 

el reconocimiento regulatorio del potencial de un desarrollo y, por otro, la realidad clínica y 

asistencial de su uso efectivo. Distinguir ambos planos es clave para no transformar una 

señal regulatoria prometedora en una expectativa prematura de disponibilidad o acceso. 

4. Momentos del proceso que conviene 

no confundir 

Uno de los aportes más útiles del webinar fue ordenar los distintos hitos del desarrollo de 

un medicamento huérfano y explicar que no todos significan lo mismo. En el ámbito de las 

enfermedades raras, muchas veces una noticia se interpreta como si anunciara una 

solución inmediata, cuando en realidad puede referirse solo a una fase inicial, a una 

designación o a un avance todavía muy preliminar. Diferenciar estos momentos ayuda a 

leer mejor la información y a comunicar con mayor rigor. 
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Puntos clave 
• No todos los hitos del proceso tienen el mismo valor ni las mismas consecuencias. Una 

designación, un ensayo clínico, una autorización o una decisión de financiación son 

pasos distintos, con significados diferentes y con implicaciones muy desiguales para 

las personas afectadas. 

• La designación huérfana es un punto de partida regulatorio, no una meta clínica. 

Reconoce que un producto entra en una vía específica para enfermedades raras, pero 

no demuestra todavía que el medicamento sea eficaz, seguro o accesible. 

• Un ensayo clínico tampoco equivale a tratamiento disponible. La existencia de un 

estudio en marcha indica investigación activa, pero no garantiza resultados positivos ni 

una llegada próxima a la práctica clínica habitual. 

• La autorización europea es un hito mayor, pero no cierra el recorrido. Permite la 

comercialización en el marco regulatorio correspondiente, pero aún pueden quedar 

pendientes decisiones nacionales y condiciones prácticas de acceso. 

• La financiación y el acceso efectivo constituyen fases propias. Incluso tras una 

autorización, cada país debe decidir si financia el medicamento, en qué condiciones, 

con qué criterios de uso y a través de qué circuitos asistenciales. 

• La disponibilidad real puede diferir del marco regulatorio formal. El webinar recordó 

que puede haber demoras, limitaciones operativas o problemas de suministro que 

afecten al acceso, aunque el producto ya esté autorizado. 

Esquema de lectura útil 
• Designación huérfana. Reconocimiento regulatorio para un producto en desarrollo 

orientado a una enfermedad rara o grave. 

• Ensayo clínico. Investigación en personas para estudiar seguridad, tolerabilidad, 

eficacia y condiciones de uso. 

• Autorización europea. Decisión regulatoria que valida la comercialización dentro del 

marco aplicable. 

• Financiación y precio. Decisión nacional sobre si el sistema sanitario asume el coste 

del tratamiento y bajo qué condiciones. 

• Acceso efectivo. Disponibilidad real del medicamento para las personas dentro del 

sistema sanitario y con continuidad asistencial. 

Qué conviene comprobar en cada fase 
• Si se habla de designación huérfana. Conviene revisar qué enfermedad cubre, qué 

base científica se ha presentado y qué incentivos puede activar. 

• Si se habla de ensayo clínico. Es importante comprobar fase, objetivo, población 

incluida, criterios de participación, centros y estado del reclutamiento. 

• Si se habla de autorización. Conviene buscar el documento regulatorio público, las 

condiciones de uso y el marco de aprobación. 

• Si se habla de financiación o acceso. Deben verificarse las decisiones nacionales, los 

informes disponibles, las condiciones de utilización y la situación real en hospitales o 

centros. 
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Idea fuerza del apartado 

Una misma noticia puede referirse a realidades muy distintas: investigación, 

designación, autorización, financiación o acceso. Comprender qué fase se está 

comunicando es esencial para no convertir un avance regulatorio o científico en una 

expectativa asistencial prematura. 

 

El webinar insistió en que una parte importante de la confusión social alrededor de los 

medicamentos huérfanos nace precisamente de mezclar fases diferentes del proceso. Por 

eso, una comunicación útil y responsable debe identificar siempre de qué hito se está 

hablando, qué implica realmente y qué pasos siguen pendientes antes de que ese avance 

pueda traducirse en beneficio real para las personas. 

5. Por qué el desarrollo es largo y por 

qué tantos proyectos no llegan al final 

Una de las aportaciones más útiles de Inês Alves fue recordar que el recorrido de un 

medicamento huérfano puede durar muchos años y que una parte importante de los 

proyectos no alcanza el mercado. Esto no significa necesariamente falta de interés, sino la 

dificultad de obtener datos suficientes y robustos en enfermedades con poblaciones 

pequeñas y necesidades clínicas muy complejas. 

En el webinar se insistió en el valor del asesoramiento científico y de la llamada “protocol 

assistance”: ese apoyo ayuda a definir mejor la metodología, las variables relevantes y el 

diseño del ensayo para que los resultados sean interpretables y útiles para la evaluación 

regulatoria. 

También se recordó que, incluso cuando existe una expectativa social alta, la seguridad 

sigue teniendo prioridad. Un tratamiento puede resultar prometedor, pero si los datos no 

son suficientes o los riesgos no están bien caracterizados, el proceso no debería avanzar 

como si estuviera resuelto. 

6. Recorrido simplificado 

Fase Qué ocurre Mensaje práctico para familias y 

asociaciones 

Preclínica Se estudia el candidato terapéutico 

antes de su uso en personas. 

Una noticia preclínica es todavía 

temprana; no equivale a ensayo ni a 

acceso próximo. 

Fase I Se empieza a evaluar seguridad y 

tolerabilidad en grupos reducidos. 

El objetivo no es confirmar beneficio 

clínico amplio, sino aprender sobre 

seguridad y dosis. 

Fase II Se exploran señales de eficacia y se 

ajusta mejor la estrategia clínica. 

Conviene mirar qué variables se usan 

y qué perfil de pacientes participa. 
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Fase III Se obtienen datos más sólidos para 

apoyar una eventual autorización. 

Un resultado positivo es importante, 

pero aún debe pasar la evaluación 

regulatoria. 

Fase IV Tras la autorización, continúa el 

seguimiento en práctica real. 

La autorización no cierra el proceso; 

se sigue observando seguridad, 

efectividad y uso cotidiano. 

7. Seguridad, farmacovigilancia y 

triángulo negro 

El webinar remarcó una idea que merece quedar fijada: todos los medicamentos se vigilan 

tras su autorización, y algunos quedan sujetos a seguimiento adicional. Inês Alves explicó 

el sentido del triángulo negro como recordatorio de que las autoridades siguen observando 

con especial atención la información que aparece una vez que el tratamiento entra en la 

práctica real. 

Esto no significa que el medicamento sea “malo” o “inseguro” por definición. Significa que 

todavía se necesita reunir más experiencia de uso y notificar posibles acontecimientos 

adversos para completar la comprensión de su perfil beneficio-riesgo. 

Lectura útil para comunicación asociativa 

Cuando una asociación explique que un medicamento está bajo seguimiento adicional, 

conviene evitar mensajes alarmistas. La formulación más útil es: “sigue sometido a 

una vigilancia más intensa para recoger más información de seguridad y uso en vida 

real”. 

8. Autorización europea no es lo mismo 

que acceso en España 

Este fue uno de los mensajes prácticos más claros del webinar. Una autorización europea 

es un hito regulatorio decisivo, pero no agota el recorrido. Después llegan decisiones 

nacionales sobre financiación, precio, posicionamiento terapéutico, condiciones de uso, 

circuitos asistenciales y, en ocasiones, problemas de suministro o demoras operativas. 

Carolina Puente explicó que esta diferencia se ha vivido de forma muy concreta en España 

y que, para las familias, puede resultar frustrante confundir la aprobación con la 

disponibilidad inmediata. Por eso el documento recomienda separar siempre estos niveles 

cuando se comunique una novedad terapéutica. 

Nivel europeo Nivel nacional / acceso efectivo 

EMA / Comisión Europea Valoran calidad, seguridad y eficacia dentro del marco 

regulatorio europeo y, en su caso, autorizan la 

comercialización. 

AEMPS / evaluación y 

práctica española 

Intervienen después en información pública del 

medicamento, posicionamiento terapéutico, 

farmacovigilancia y otros aspectos nacionales del proceso. 
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Ministerio de Sanidad / 

CIPM 

La financiación y fijación de precio se resuelven en el 

ámbito nacional y condicionan el acceso real dentro del 

sistema. 

Hospitales y circuitos 

asistenciales 

El acceso efectivo también depende de organización, 

prescripción, disponibilidad y continuidad del suministro. 

9. Ensayos clínicos: cómo leerlos y qué 

preguntas hacerse 

Las preguntas remitidas al webinar permitieron aterrizar el tema en situaciones muy 

concretas. Se habló de ensayos combinados, de criterios de inclusión y exclusión, de 

transparencia y de la importancia de entender que los resultados negativos también 

enseñan. 

• Los criterios de edad, historial clínico y comorbilidades suelen responder al intento de 

obtener datos interpretables. No son un juicio de valor sobre la persona, sino una 

decisión metodológica del ensayo. 

• Que una persona no pueda entrar en un ensayo no significa que “no cuente”; a veces 

significa que el diseño necesita un perfil clínico más homogéneo para responder a una 

pregunta concreta. 

• Cuando ya existe un tratamiento de referencia, algunos programas deben comparar o 

explorar combinaciones para demostrar si el nuevo enfoque aporta una ventaja clínica 

relevante. 

• La transparencia es una obligación importante, pero no todos los resultados se 

comunican con la misma calidad o rapidez. Por eso conviene buscar siempre registros 

oficiales y documentos primarios. 

• La efectividad real no se agota en una variable biomédica: también importan la calidad 

de vida, la funcionalidad diaria y los resultados reportados por pacientes. 

Preguntas que conviene hacerse al leer un ensayo 

¿En qué fase está? ¿Cuál es la variable principal? ¿A qué población se dirige? ¿Está 

reclutando o cerrado? ¿Se compara con placebo, con tratamiento estándar o con 

ambos? ¿Hay ya resultados públicos? ¿Los resultados se refieren a seguridad, a 

eficacia o a ambas cosas? 

10. Participación de pacientes y papel de 

las asociaciones 

El webinar dio mucho peso a la participación de pacientes, no como gesto simbólico sino 

como aportación concreta. Según se explicó, las asociaciones pueden ayudar a definir 

prioridades, revisar información para hacerla comprensible, trasladar el impacto cotidiano 

de la enfermedad y contribuir a que la evaluación de los tratamientos no ignore la vida real. 

Ese papel exige también prudencia. Carolina Puente insistió en que las asociaciones no 

deberían amplificar rumores, filtraciones o interpretaciones no confirmadas por fuentes 
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formales. Informar con responsabilidad protege a las familias y refuerza la credibilidad 

institucional. 
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11. FAQ - Preguntas frecuentes 

¿Qué es exactamente un medicamento 

huérfano? 

Es un medicamento destinado a una enfermedad rara o muy grave que puede beneficiarse 

de incentivos regulatorios específicos. La designación huérfana se otorga bajo criterios 

concretos y no equivale por sí sola a autorización ni a acceso. 

¿Qué diferencia hay entre designación 

huérfana y autorización? 

La designación reconoce que el desarrollo se dirige a una condición rara o muy grave y da 

acceso a determinados incentivos. La autorización llega después, si la evidencia de 

calidad, seguridad y eficacia resulta suficiente. 

¿La autorización europea significa que el 

medicamento ya está disponible en España? 

No. Tras la autorización pueden quedar pendientes decisiones de financiación, precio, 

posicionamiento terapéutico, condiciones de uso, organización del acceso y disponibilidad 

real. 

¿Por qué el proceso tarda tanto? 

Porque necesita generar evidencia suficiente en varias fases y pasar por evaluaciones 

regulatorias exigentes. En enfermedades raras, además, reunir datos robustos es 

especialmente difícil por el tamaño reducido de las poblaciones. 

¿Por qué algunos ensayos excluyen a 

pacientes por edad o historial clínico? 

Porque buscan una muestra lo bastante homogénea para interpretar los resultados con 

mayor claridad y reducir factores que puedan confundir la evaluación. 

¿Se pueden estudiar combinaciones de 

tratamientos? 

Sí. Cuando ya existe una terapia disponible, puede ser necesario comparar con ella o 

estudiar combinaciones para evaluar si el nuevo enfoque aporta una ventaja clínica 

relevante. 

¿Qué significa el triángulo negro? 
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Indica seguimiento adicional. No significa que el medicamento sea inseguro, sino que las 

autoridades quieren reforzar la recogida de información de seguridad y uso en la práctica 

real. 

¿Qué pasa cuando acaba la exclusividad de 

mercado? 

No significa que el tratamiento desaparezca. Cambia el marco de competencia y pueden 

variar las condiciones del mercado, incluido el escenario de precio y competencia futura. 

¿Cómo saber si un ensayo clínico existe de 

verdad? 

Lo más prudente es comprobarlo en registros oficiales como el portal europeo de ensayos 

clínicos, el REec en España o ClinicalTrials.gov a nivel internacional. 

¿Qué valor tienen los resultados negativos? 

Mucho. Ayudan a saber qué no funciona, en qué condiciones no funciona o qué preguntas 

siguen abiertas. Ignorarlos empobrece la comprensión real del proceso. 

¿Cómo se mide la efectividad más allá del 

ensayo? 

Además de variables clínicas, hoy importan cada vez más la calidad de vida, la 

funcionalidad, la experiencia reportada por pacientes y la evidencia del mundo real. 

¿Qué papel pueden tener las asociaciones? 

Pueden acompañar, traducir información compleja, priorizar necesidades, participar en 

revisión de materiales, favorecer una comunicación responsable y defender una 

participación informada en decisiones sanitarias. 

13. Glosario útil 

Término Significado práctico 

Enfermedad rara En la UE, condición que afecta a no más de 5 personas por cada 

10.000. 

Designación 

huérfana 

Reconocimiento regulatorio para un medicamento en desarrollo 

orientado a una condición rara o grave. 

Beneficio 

significativo 

Ventaja clínicamente relevante frente a opciones ya disponibles 

para la misma condición. 

Ensayo clínico Investigación en personas para estudiar seguridad y eficacia de 

un medicamento. 
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EPAR Informe público europeo de evaluación de un medicamento 

autorizado por procedimiento centralizado. 

Farmacovigilancia Seguimiento continuo de la seguridad de los medicamentos una 

vez utilizados en práctica real. 

Seguimiento 

adicional 

Vigilancia reforzada de determinados medicamentos, identificada 

por el triángulo negro. 

Evidencia en vida 

real 

Información obtenida fuera del ensayo clásico, a partir del uso 

real del tratamiento. 

Financiación Decisión nacional sobre si el sistema sanitario asume o no el 

coste del medicamento y bajo qué condiciones. 

Acceso efectivo Posibilidad real de que la persona reciba el tratamiento dentro del 

sistema sanitario y en condiciones de continuidad. 
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14. Recursos oficiales y prácticos 

Se han priorizado fuentes institucionales o de referencia reconocida para verificar 

información, buscar ensayos, consultar autorizaciones, leer documentos públicos y seguir 

decisiones relevantes para España. Además, se incorpora como recurso complementario 

de interés el seminario formativo de la AEMPS sobre investigación clínica de medicamentos 

de uso humano en España, por su utilidad para profundizar en el itinerario regulatorio 

comentado en el webinar. 

Recurso Para qué sirve 

EMA - Orphan designation overview 

https://www.ema.europa.eu/en/huma

n-regulatory-overview/orphan-

designation-overview 

Explica qué es la designación huérfana, sus criterios 

e incentivos regulatorios. 

EMA - Committee for Orphan Medicinal 

Products (COMP) 

https://www.ema.europa.eu/en/com

mittees/committee-orphan-medicinal-

products-comp 

Información sobre el comité europeo que revisa las 

designaciones huérfanas. 

EMA - Medicines search / EPAR 

https://www.ema.europa.eu/en/medi

cines 

Permite buscar medicamentos evaluados por la EMA 

y acceder a sus EPAR, prospectos y fichas. 

EMA - Medicines under additional 

monitoring 

https://www.ema.europa.eu/en/huma

n-regulatory-overview/post-

authorisation/pharmacovigilance-post-

authorisation/medicines-under-

additional-monitoring 

Explica el seguimiento adicional y el significado del 

triángulo negro. 

Comisión Europea - Orphan medicinal 

products 

https://health.ec.europa.eu/medicinal

-products/product-types/orphan-

medicinal-products_en 

Marco institucional europeo sobre medicamentos 

huérfanos y autorizaciones. 

Comisión Europea - Union Register 

https://health.ec.europa.eu/medicinal

-products/union-register_en 

Registro comunitario de medicamentos autorizados, 

incluidos huérfanos por vía centralizada. 

Portal europeo de ensayos clínicos (CTIS / 

EU Clinical Trials) 

https://euclinicaltrials.eu/?lang=es 

Búsqueda pública de ensayos iniciados en la UE/EEE 

desde 2022, con mapa y filtros. 

EU Clinical Trials Register 

https://www.clinicaltrialsregister.eu/ct

r-search/search 

Consulta de ensayos más antiguos del periodo previo 

al CTIS y resultados asociados. 

ClinicalTrials.gov 

https://clinicaltrials.gov/ 

Registro internacional para localizar estudios y 

resultados, especialmente fuera del entorno europeo. 

AEMPS - Portal general y CIMA 

https://www.aemps.gob.es/ 

Acceso a CIMA, fichas técnicas, prospectos, alertas y 

otra información pública del medicamento. 

https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/orphan-designation-overview
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/orphan-designation-overview
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/orphan-designation-overview
https://www.ema.europa.eu/en/committees/committee-orphan-medicinal-products-comp
https://www.ema.europa.eu/en/committees/committee-orphan-medicinal-products-comp
https://www.ema.europa.eu/en/committees/committee-orphan-medicinal-products-comp
https://www.ema.europa.eu/en/medicines
https://www.ema.europa.eu/en/medicines
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/post-authorisation/pharmacovigilance-post-authorisation/medicines-under-additional-monitoring
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/post-authorisation/pharmacovigilance-post-authorisation/medicines-under-additional-monitoring
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/post-authorisation/pharmacovigilance-post-authorisation/medicines-under-additional-monitoring
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/post-authorisation/pharmacovigilance-post-authorisation/medicines-under-additional-monitoring
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/post-authorisation/pharmacovigilance-post-authorisation/medicines-under-additional-monitoring
https://health.ec.europa.eu/medicinal-products/product-types/orphan-medicinal-products_en
https://health.ec.europa.eu/medicinal-products/product-types/orphan-medicinal-products_en
https://health.ec.europa.eu/medicinal-products/product-types/orphan-medicinal-products_en
https://health.ec.europa.eu/medicinal-products/union-register_en
https://health.ec.europa.eu/medicinal-products/union-register_en
https://euclinicaltrials.eu/?lang=es
https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/search
https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/search
https://clinicaltrials.gov/
https://www.aemps.gob.es/
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REEc - Registro Español de Estudios 

Clínicos 

https://reec.aemps.es/ 

Búsqueda de estudios autorizados en España y 

consulta de información pública del estudio. 

AEMPS - Informes de posicionamiento 

terapéutico 

https://www.aemps.gob.es/medicame

ntos-de-uso-humano/informes-de-

posicionamiento-terapeutico/ 

Útil para seguir la valoración terapéutica y el 

posicionamiento de medicamentos en España. 

Ministerio de Sanidad - CIPM 

https://www.sanidad.gob.es/areas/fa

rmacia/precios/home.htm 

Información sobre financiación y fijación de precio de 

medicamentos en España. 

Ministerio de Sanidad - Informes públicos 

de financiación 

https://www.sanidad.gob.es/areas/fa

rmacia/precios/comisionInteministeri

al/informesPublicos/home.htm 

Consulta de informes públicos sobre decisiones de 

financiación cuando están disponibles. 

AEMPS - Problemas de suministro de 

medicamentos 

https://www.aemps.gob.es/profesion

al-sanitario-2/problemas-de-

suministro-de-medicamentos/ 

Canal oficial para revisar incidencias públicas de 

abastecimiento. 

Orphanet - Search for an orphan drug 

https://www.orpha.net/en/drug 

Base de referencia sobre enfermedades raras y 

medicamentos huérfanos en distintas fases de 

desarrollo. 

EURORDIS - Patient Partnership Hub 

https://www.eurordis.org/patient-

partnership-hub/ 

Recursos sobre participación de pacientes y 

fortalecimiento del papel asociativo. 

EUPATI Open Classroom 

https://learning.eupati.eu/?lang=es_

wp 

Formación para pacientes y asociaciones sobre I+D 

de medicamentos, ensayos, regulación y 

participación. 

AEMPS - Seminario formativo sobre 

investigación clínica de medicamentos 

de uso humano en España (Aula 

virtual / Moodle) 

Recurso complementario de formación general 

sobre regulación, desarrollo, evaluación, 

autorización, ensayos clínicos, CTIS, 

farmacovigilancia, evaluación de tecnologías 

sanitarias y designación huérfana. Útil para 

profundizar en el contexto español explicado en 

el webinar y para equipos de asociación, familias 

y comunicación. 

 

15. Errores frecuentes al interpretar 

novedades sobre medicamentos 

huérfanos 

El webinar dejó varias alertas de lectura que conviene convertir en criterios estables. Estos 

errores aparecen con frecuencia en noticias, redes sociales, notas de compañía, 

https://reec.aemps.es/
https://www.aemps.gob.es/medicamentos-de-uso-humano/informes-de-posicionamiento-terapeutico/
https://www.aemps.gob.es/medicamentos-de-uso-humano/informes-de-posicionamiento-terapeutico/
https://www.aemps.gob.es/medicamentos-de-uso-humano/informes-de-posicionamiento-terapeutico/
https://www.sanidad.gob.es/areas/farmacia/precios/home.htm
https://www.sanidad.gob.es/areas/farmacia/precios/home.htm
https://www.sanidad.gob.es/areas/farmacia/precios/comisionInteministerial/informesPublicos/home.htm
https://www.sanidad.gob.es/areas/farmacia/precios/comisionInteministerial/informesPublicos/home.htm
https://www.sanidad.gob.es/areas/farmacia/precios/comisionInteministerial/informesPublicos/home.htm
https://www.aemps.gob.es/profesional-sanitario-2/problemas-de-suministro-de-medicamentos/
https://www.aemps.gob.es/profesional-sanitario-2/problemas-de-suministro-de-medicamentos/
https://www.aemps.gob.es/profesional-sanitario-2/problemas-de-suministro-de-medicamentos/
https://www.orpha.net/en/drug
https://www.eurordis.org/patient-partnership-hub/
https://www.eurordis.org/patient-partnership-hub/
https://learning.eupati.eu/?lang=es_wp
https://learning.eupati.eu/?lang=es_wp
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conversaciones clínicas informales o mensajes reenviados entre familias. Evitar estas 

confusiones mejora la calidad de la información y reduce frustraciones innecesarias. 

• Confundir designación huérfana con aprobación clínica. La designación reconoce 

criterios regulatorios e incentivos para el desarrollo, pero no demuestra todavía 

beneficio suficiente para uso asistencial general. 

• Confundir autorización europea con acceso real. Aunque exista autorización 

centralizada, todavía pueden faltar pasos nacionales de financiación, posicionamiento 

terapéutico, circuitos hospitalarios o suministro efectivo. 

• Leer un ensayo como si fuera práctica clínica consolidada. Un ensayo tiene una 

población seleccionada, objetivos concretos y variables definidas. Sus resultados no 

siempre se trasladan de forma directa a toda la práctica real. 

• Interpretar una nota de prensa como si equivaliera a un documento regulatorio. La 

fuente primaria debe seguir siendo el registro oficial, la ficha pública del medicamento, 

el informe regulatorio o la información confirmada por la propia agencia competente. 

• Pensar que un resultado positivo preliminar resuelve todo el proceso. Puede haber 

señales de eficacia prometedoras y aun así quedar dudas de seguridad, duración del 

efecto, relevancia clínica, comparadores o población de uso. 

• Ignorar los criterios de inclusión y exclusión de los ensayos. Edad, comorbilidades, 

historial terapéutico o situación clínica cambian radicalmente la interpretación de un 

resultado y la posibilidad de participación. 

• Minusvalorar los problemas de acceso o suministro. El webinar recordó que un 

medicamento puede estar autorizado y, sin embargo, no llegar de forma ágil o estable 

a todas las personas que podrían necesitarlo. 

16. Guía práctica de lectura para 

familias y asociaciones 

Esta guía resume decisiones útiles cuando aparece una novedad relacionada con una 

terapia, un ensayo clínico o una noticia regulatoria. Está pensada para comunicación 

asociativa responsable y para lectura individual prudente. 

Situación Qué conviene hacer 

He visto una noticia sobre un nuevo 

tratamiento. 

Busca la fuente primaria. Comprueba si habla de 

laboratorio, estudio preclínico, fase I/II/III, 

autorización, financiación o acceso efectivo. 

Se anuncia un ensayo clínico. Revisa fase, objetivo, país, centros, criterios de 

inclusión y reclutamiento. Confirma el dato en CTIS, 

REec o ClinicalTrials.gov. 

Una compañía comunica resultados 

positivos. 

Valora si se trata de resultados completos o 

preliminares, qué variable principal se alcanzó, 

cuánto duró el seguimiento y en qué población. 

Un medicamento ya está autorizado 

en Europa. 

Comprueba después la situación en España: 

información pública del medicamento, posible IPT, 
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condiciones de uso, centros implicados y estado de 

suministro. 

Mi familiar no entra en el ensayo. No concluyas que el fármaco “no sirve” o que el 

paciente “no encaja”. Los ensayos buscan 

muestras controladas; la exclusión puede 

responder a diseño metodológico. 

Circulan rumores o mensajes 

reenviados. 

No difundas información no confirmada. Antes de 

compartir, verifica si hay registro oficial, 

comunicación pública de la entidad responsable o 

documento regulatorio consultable. 

17. FAQ ampliada 

Las siguientes preguntas amplían la FAQ del webinar sin salir del marco de lo tratado: 

desarrollo, evaluación, acceso, transparencia y participación. 

¿Qué es la plausibilidad médica y por qué 

importa tanto? 

Es la base científica que sostiene que un candidato terapéutico podría diagnosticar, 

prevenir o tratar una determinada enfermedad rara. No basta con una intuición 

prometedora: el desarrollo necesita una justificación biomédica coherente y datos que 

hagan razonable seguir invirtiendo recursos, tiempo y exposición de pacientes. 

¿Qué significa “beneficio significativo” 

cuando ya existe otro tratamiento? 

Significa que un nuevo candidato debe mostrar alguna ventaja relevante frente a una 

opción ya disponible para la misma condición: mejor eficacia, seguridad comparable con 

alguna mejora clara, mejor forma de administración o una respuesta más útil para la 

atención real del paciente. Este punto fue uno de los más relevantes del webinar. 

¿Qué es la protocol assistance y por qué 

puede cambiar el destino de un desarrollo? 

Es el asesoramiento científico regulatorio que ayuda a definir variables, comparadores, 

población, metodología y criterios de evaluación. En enfermedades raras, donde los 

tamaños muestrales son pequeños y el margen de error es mayor, un buen diseño puede 

marcar la diferencia entre generar evidencia interpretable o perder una oportunidad 

valiosa. 

¿Por qué un medicamento puede parecer 

prometedor y no llegar al mercado? 
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Porque entre la expectativa inicial y la autorización final hay muchos filtros: datos 

insuficientes, problemas de seguridad, señal clínica débil, variables poco robustas, 

dificultad de comparación con el estándar de cuidado o falta de claridad sobre el beneficio 

real. El webinar insistió en que la mayoría de proyectos no culmina. 

¿Qué diferencia hay entre eficacia, 

efectividad y experiencia reportada por 

pacientes? 

La eficacia se mide en condiciones controladas de ensayo; la efectividad se observa en la 

práctica real, con pacientes diversos y circunstancias menos controladas; la experiencia 

reportada por pacientes añade cómo impacta el tratamiento en vida diaria, funcionalidad, 

síntomas, adherencia o calidad de vida. 

¿Por qué es útil que también se publiquen 

resultados negativos o modestos? 

Porque ayudan a evitar falsas expectativas, orientan nuevas hipótesis y permiten entender 

mejor qué no funciona, para quién no funciona o qué riesgos obligan a replantear el 

camino. Ocultar resultados pobres empobrece la toma de decisiones de familias, 

investigadores, clínicos y asociaciones. 

¿Qué debería revisar una asociación antes 

de publicar una novedad terapéutica? 

Como mínimo: fuente primaria, fase del desarrollo, población del estudio, variable principal, 

situación regulatoria, país o ámbito de aplicación, y qué cosas todavía no se saben. 

También conviene evitar lenguaje triunfalista cuando lo disponible es todavía preliminar. 

¿Qué papel concreto pueden tener las 

personas y las asociaciones en estos 

procesos? 

Pueden aportar prioridades de resultado, revisar materiales comprensibles, contribuir a 

que la información sea clara, trasladar necesidades no cubiertas y participar en órganos o 

espacios donde se valora el impacto real del tratamiento. El webinar defendió una 

participación informada, prudente y útil. 

18. Referencias documentales y recursos 

de contraste 
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Las siguientes referencias se han seleccionado para reforzar el valor práctico del 

documento y facilitar la verificación posterior. Se priorizan fuentes oficiales o de referencia 

consolidada, útiles para contrastar información sobre designación huérfana, ensayos 

clínicos, autorizaciones y acceso. 

[1] EMA - Orphan designation: Overview 

Resumen oficial de criterios, incentivos y recorrido general de la designación huérfana en la 

Unión Europea. 

https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/orphan-designation-overview 

[2] EMA - Orphan incentives 

Explica los incentivos vinculados a la designación, incluido el acceso al procedimiento 

centralizado y otros apoyos regulatorios. 

https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/research-

development/orphan-designation-research-development/orphan-incentives 

[3] EMA - Applying for orphan designation 

Información de procedimiento para solicitantes y estructura formal de una solicitud de 

designación huérfana. 

https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/research-

development/orphan-designation-research-development/applying-orphan-designation 

[4] EMA - Applying for marketing authorisation: orphan medicines 

Describe la evaluación regulatoria en la fase de autorización y la revisión paralela del 

mantenimiento del estatus huérfano. 

https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/marketing-

authorisation/orphan-designation-marketing-authorisation/applying-marketing-

authorisation-orphan-medicines 

[5] EMA - Clinical Trials Information System (CTIS) 

Portal europeo para consultar ensayos clínicos, centros, situación del estudio y otra 

información pública relevante. 

https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/research-

development/clinical-trials-human-medicines/clinical-trials-information-system 

[6] Comisión Europea - Orphan medicinal products 

Marco general de la acción europea en medicamentos huérfanos e incentivos regulatorios. 

https://health.ec.europa.eu/medicinal-products/product-types/orphan-medicinal-

products_en 

[7] Comisión Europea - Union Register 

Registro de medicamentos autorizados por procedimiento centralizado. Útil para verificar 

situación regulatoria y datos básicos del producto. 

https://health.ec.europa.eu/medicinal-products/union-register_en 

[8] AEMPS - Ensayos clínicos con medicamentos de uso humano 

Página general española para entender qué es un ensayo clínico, sus fases y objetivos. 

https://www.aemps.gob.es/medicamentos-de-uso-

humano/investigacion_medicamentos/ensayosclinicos/ 

[9] REec - Registro Español de Estudios Clínicos 

https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/orphan-designation-overview
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/research-development/orphan-designation-research-development/orphan-incentives
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/research-development/orphan-designation-research-development/orphan-incentives
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/research-development/orphan-designation-research-development/applying-orphan-designation
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/research-development/orphan-designation-research-development/applying-orphan-designation
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/marketing-authorisation/orphan-designation-marketing-authorisation/applying-marketing-authorisation-orphan-medicines
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/marketing-authorisation/orphan-designation-marketing-authorisation/applying-marketing-authorisation-orphan-medicines
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/marketing-authorisation/orphan-designation-marketing-authorisation/applying-marketing-authorisation-orphan-medicines
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/research-development/clinical-trials-human-medicines/clinical-trials-information-system
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory-overview/research-development/clinical-trials-human-medicines/clinical-trials-information-system
https://health.ec.europa.eu/medicinal-products/product-types/orphan-medicinal-products_en
https://health.ec.europa.eu/medicinal-products/product-types/orphan-medicinal-products_en
https://health.ec.europa.eu/medicinal-products/union-register_en
https://www.aemps.gob.es/medicamentos-de-uso-humano/investigacion_medicamentos/ensayosclinicos/
https://www.aemps.gob.es/medicamentos-de-uso-humano/investigacion_medicamentos/ensayosclinicos/
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Buscador oficial español de estudios clínicos. Permite localizar ensayos por patología, 

centro, situación y otros criterios. 

https://reec.aemps.es/ 

[10] CIMA - Centro de Información online de Medicamentos de la AEMPS 

Herramienta útil para consultar fichas técnicas, prospectos, problemas de suministro y 

situación de medicamentos en España. 

https://cima.aemps.es/ 

[11] AEMPS - Informes de posicionamiento terapéutico 

Recurso clave para seguir evaluaciones y posicionamiento terapéutico cuando estén 

disponibles. 

https://www.aemps.gob.es/medicamentos-de-uso-humano/informes-de-posicionamiento-

terapeutico/ 

[12] ClinicalTrials.gov - About ClinicalTrials.gov 

Base de datos internacional de estudios clínicos y resultados. Útil como contraste 

complementario al entorno europeo y español. 

https://clinicaltrials.gov/about-site/about-ctg 

[13] Orphanet - Search for an orphan drug 

Inventario y búsqueda de medicamentos huérfanos y desarrollos en enfermedades raras. 

https://www.orpha.net/en/drug 

[14] EURORDIS - Patient engagement in medicines development 

Material sobre participación de personas con enfermedades raras en el desarrollo de 

medicamentos. 

https://www.eurordis.org/patient-engagement-in-medicines-development/ 

[15] EUPATI - Education that Empowers 

Recursos formativos para comprender mejor la investigación y el desarrollo de 

medicamentos con participación de pacientes. 

https://eupati.eu/ 

 

19. Aviso de titularidad, uso y protección 

del documento 

Este documento es un material institucional de  ADEE España, elaborado en el marco de 

RED ADEE a partir del webinar celebrado el 25 de marzo de 2026, con autoría de 

contenido base atribuida a Inês Alves y Carolina Puente y con ampliación editorial para 

fines formativos, asociativos y divulgativos responsables. 

Documento protegido por la legislación vigente en materia de propiedad intelectual. Queda 

prohibida su reproducción, distribución, comunicación pública, transformación, cesión o 

reutilización total o parcial, por cualquier medio o soporte, sin autorización previa y por 

escrito de ADEE, salvo cita breve con fines informativos, docentes o académicos, siempre 

que se mantenga la integridad del sentido del contenido y se mencione de forma expresa 

la fuente, la autoría y el marco RED ADEE. 

https://reec.aemps.es/
https://cima.aemps.es/
https://www.aemps.gob.es/medicamentos-de-uso-humano/informes-de-posicionamiento-terapeutico/
https://www.aemps.gob.es/medicamentos-de-uso-humano/informes-de-posicionamiento-terapeutico/
https://clinicaltrials.gov/about-site/about-ctg
https://www.orpha.net/en/drug
https://www.eurordis.org/patient-engagement-in-medicines-development/
https://eupati.eu/
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La difusión interna o asociativa autorizada deberá conservar este aviso, respetar el 

contexto original y evitar extractos descontextualizados que puedan generar 

interpretaciones erróneas sobre medicamentos, ensayos clínicos, procesos regulatorios o 

decisiones de acceso. 

 


