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Un Medicamento Huérfano es un producto destinado al diagnóstico, prevención o tratamiento de una enfermedad rara o poco frecuente, cuyo desarrollo y fabricación no se produce normalmente debido a su baja rentabilidad económica.

Por razones evidentes desde el punto de vista económico, la Industria Farmacéutica es reticente a invertir cualquier cantidad en la I + D de estos medicamentos si no tiene la seguridad de obtener rentabilidad en la inversión. Se hace, pues, necesaria la fijación de incentivos legales para potenciar la investigación y fabricación de estos medicamentos, a todas luces esenciales para los pacientes.

Una Enfermedad Rara es considerada como tal en Europa, cuando afecta a menos de 5 por cada 10.000 personas. Existen en la actualidad más de 5.000 enfermedades raras conocidas y se sospecha de la existencia de muchísimas más. El conocimiento de la frecuencia y difusión de este tipo de patologías es muy limitado, lo que representa un obstáculo importante para su diagnóstico, prevención y curación.

Las personas afectadas padecen patologías que, en la mayoría de los casos, no se conocen. Son los huérfanos de la sanidad. Constituyen un problema de gran relevancia social si consideramos que muchas de estas enfermedades son de origen genético, de transmisión hereditaria por tanto, graves, invalidantes y que carecen de tratamiento específico. A esto ha de unirse la relevancia económica del problema, ya que casi siempre los pacientes han de sufrir una larga serie de exámenes médicos y pruebas analíticas, peregrinando de un hospital a otro, hasta lograr un diagnóstico y una terapia adecuada en los casos más afortunados.

Esta situación es un auténtico problema de salud pública.

Estas enfermedades sufren un importante déficit de conocimientos médicos y científicos, siendo el conjunto de éstos la base indispensable para identificarlos, desarrollar las investigaciones correctas y hacer posible la intervención diagnóstica y terapéutica. De todo esto se deduce que es imprescindible incentivar la investigación terapéutica básica y la investigación clínica.

Si uno de los grandes problemas de las enfermedades raras es hallar el diagnóstico -se dan casos en que no se consigue identificar la patología-, otro no menos pequeño es conseguir instaurar el tratamiento. 

En muchos casos se llega a diagnosticar la enfermedad pero no se conoce el medicamento adecuado para su tratamiento. En otros, se llega a conocer el principio activo pero no se investiga suficientemente, por lo que no se desarrolla el medicamento. Otras veces se queda en puertas de fabricación o comercialización por la presumible falta de rentabilidad por parte de la Industria. Afortunadamente, en otros casos, se consigue comercializar y hacerlos llegar a los enfermos. 

El día a día de estos enfermos y de sus familias es tremendo. Gracias a la celebración de las dos ediciones del Congreso Internacional de Enfermedades Raras y Medicamentos Huérfanos, organizados por nuestro Colegio, hemos conocido una realidad inimaginable para la inmensa mayoría de la población, totalmente ajena y de espaldas al prójimo enfermo. 

Nuestro compromiso con ellos es total. Creamos un premio periodístico con el objetivo de incentivar la difusión de su problema y, gracias a la aportación de algunos Colegios de Farmacéuticos, hemos dotado dos becas de investigación en medicamentos huérfanos.

Los Farmacéuticos podemos ayudarles mucho. Podemos elaborar los medicamentos necesarios en forma de Fórmula Magistral cuando sea posible; podemos cubrir sus necesidades dándoles apoyo social, apoyo sanitario y apoyo humano, algo que los Farmacéuticos sabemos hacer bastante bien porque lo hacemos a diario.

