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(Comienza la sesién a las 9 horas y 17 minutos).

Comparecencia, a instancia de la Junta de Portavoces, del Consejero de Salud para informar
sobre la decision tomada respecto al medicamento contra el sindrome de Duchenne
(Translarna) solicitado por una familia de Tudela para su hijo y avalada por el Ayuntamiento.

SRA. PRESIDENTA (Sra. Satrustegui Marturet): Egun on guztioi, buenos dias a todos y a todas.
Damos comienzo a esta sesion de trabajo de la Comision de Salud con un dnico punto en el
orden del dia, que es la comparecencia a instancia de la Junta de Portavoces del Consejero de
Salud para informar sobre la decision tomada respecto al medicamento contra el Sindrome de
Duchenne (Translarna) solicitado por la familia de Tudela para su hijo y avalada por el
ayuntamiento.

Para ello, primero saludamos al Consejero de Salud, el sefior Dominguez, y a Antonio Lépez,
subdirector de Farmacia del Servicio Navarro de Salud. La peticién ha sido formulada por
Podemos-Ahal Dugu-Orain Bai. La sefiora Sdez tiene la palabra.

SRA. SAEZ BARRAO: Eskerrik asko, presidenta andrea. Bienvenidos al sefior Dominguez vy al
subdirector de Farmacia.

Solicitamos esta peticidon porque considerabamos que, en estos momentos, no es un problema
gue esta solo en la calle, primero, porque hay una demanda muy clara de una familia con un
nifio de seis afios que tiene distrofia muscular de Duchenne y que esta planteando la
necesidad de un medicamento, el Ataluren, que, seglin esta familia, esta probado y aprobado y
consideran que su hijo lo necesita.

Por otro lado, sabemos que es un tema complejo a la hora de tomar decisiones ante una
situacién como esta, y lo que nos parecia importante es que, lo mismo que el ayuntamiento ha
pedido, de alguna manera, explicaciones que hoy el Defensor del Pueblo plantea y recomienda
al Departamento de Salud a autorizar el tratamiento para lzan, hay diferentes opiniones, unas
que si, otras que no, y ademads, todas basadas en argumentos.

Digo esto porque no solamente los argumentos cientificos siempre son los de una parte. A
veces, hay criterios cientificos y diversos en las diferentes miradas ante un tema. Por eso
queriamos escuchar aqui cudl ha sido realmente todo el proceso que desde el departamento
han vivido y cuales son las soluciones que estan planteando, y ademas, en las diferentes
reuniones que estdn teniendo con la familia, y creemos que mafiana van a tener otra, y
entonces, una vez escuchado, le diremos nuestra opinién. Gracias.

SRA. PRESIDENTA (Sra. Satrustegui Marturet): Turno ahora del sefior Consejero y del sefior
Lépez para explicarnos el motivo de la comparecencia.

SR. CONSEJERO DE SALUD (Sr. Dominguez Cunchillos): Gracias, sefiora Presidenta. Buenos dias
a todos y todas, egun on.

Comparecemos hoy para informar y dar cuenta a esta Comisidén sobre la decisién tomada
respecto al medicamento Ataluren, nombre comercial de Translarna, que fue solicitado por
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una familia de Tudela para el tratamiento de la enfermedad de Duchenne, de la que ha sido
diagnosticado su hijo.

Antes de nada, queremos manifestar nuestra solidaridad y ofrecer todo nuestro apoyo, tanto
al nifo como a su familia, especialmente a sus padres. Entendemos su angustia y compartimos
su preocupacion, y quiero dejar claro que haremos todo lo que esté en nuestra mano para
buscar la mejor opcidén terapéutica para el nifio, objetivo prioritario del Departamento de
Salud y de este Consejero.

Para la comparecencia, me acompana en esta mesa el sefior Antonio Lépez, subdirector de
Farmacia del Servicio Navarro de Salud-Osasunbidea, que me ayudara a aclararles cuantas
dudas puedan surgir.

Aungque ello alargue la comparecencia, creo necesario contextualizar el asunto que nos ocupa
y preocupa. La enfermedad de Duchenne, o distrofia muscular de Duchenne, es una
enfermedad genética que produce debilidad muscular progresiva y atrofia. Es una patologia de
herencia recesiva, ligada al cromosoma X, y afecta principalmente a los varones, con una
incidencia de 1 por cada 3.506 varones nacidos vivos. Las mujeres son habitualmente
asintomaticas, pero un porcentaje pequefio de mujeres portadoras presenta formas
moderadas de la enfermedad. Aproximadamente 0,5 por cada 10.000 habitantes de la Unidn
Europea sufren enfermedad de Duchenne, lo que equivale a un total de alrededor de 25.000
personas. Estd causada por la mutacién del gen de la distrofina, una proteina subsarcolémica
esencial para la estabilidad estructural del musculo.

En 2014, la Agencia Europea del Medicamento establecid una aprobacidon condicional de
autorizacion de comercializacion de Ataluren, primer medicamento indicado para la
enfermedad de Duchenne en la Unién Europea. Esta autorizacién se establece, y asi se recoge
en el informe correspondiente, a pesar de que el medicamento no ha demostrado ninguna
eficacia en la variable principal de los ensayos preliminares. Quiero destacar aqui que esta
practica es relativamente frecuente en el procedimiento de autorizacién de farmacos
indicados en enfermedades raras.

Ya en nuestro pais, el Grupo Coordinador de Posicionamiento Terapéutico, compuesto por
representantes de la Agencia Espafiola del Medicamento y Productos Sanitarios y
representantes de los servicios de salud de todas las comunidades autdnomas de Espafia,
elabord un informe de posicionamiento terapéutico sobre Ataluren que se comenzd a trabajar
el 26 de septiembre de 2014 y cuya ultima versidn se publicé del 8 de junio de 2017. Ademas
de los representantes de la Agencia Espafiola del Medicamento y Productos Sanitarios y de las
comunidades auténomas, otras entidades participaron durante su fase de elaboracidn, entre
ellas cabe destacar la propia compaiia titular del farmaco, la Sociedad Espafiola de Neurologia,
la Sociedad Espafiola de Farmacologia Clinica, la Sociedad Espafiola de Farmacia Hospitalaria,
la Asociacion Espaiola de Enfermedades Neuromusculares, la Federacién Espafiola de
Enfermedades Raras y Duchenne Parent Project Espafia.

El informe de posicionamiento terapéutico concluyd que las evidencias de eficacia son fragiles
ya que, a pesar de que se ha incluido en los ensayos clinicos una proporcidn relevante de los
pacientes potencialmente tributarios de recibir este tratamiento, no existe evidencia de una
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relacidon dosis-respuesta, la superioridad a placebo se concluye en un reandlisis post hoc del
estudio a doble ciego y los resultados del estudio confirmatorio vinculado a la autorizacion
condicional no han sido los esperados.

Por otra parte, no se ha confirmado que el tratamiento con atalureno incremente la
produccién de distrofina muscular. Se ha sugerido que atalureno podria tener un efecto sobre
la capacidad de ejercicio consistente en un enlentecimiento de la progresién, mas que como
una mejora de la marcha, aunque hasta el momento esto no parece trasladarse a un beneficio
significativo para los pacientes en variables de interés para la vida diaria, como fuerza
muscular, velocidad en realizar determinadas tareas, tiempo en silla de ruedas o caidas
sufridas durante un dia.

El informe de posicionamiento terapéutico continlda afadiendo: «Por ello, la relevancia del
efecto es dificil de establecer. Tampoco ha sido posible identificar ninglin subgrupo de
pacientes con plausibilidad biolégica para sefialarlos como mejores candidatos al tratamiento
con este medicamento. No se ha demostrado ningun efecto de atalureno sobre el curso y la
progresion de la enfermedad. Asimismo, no hay datos sobre el efecto de este medicamento en
pacientes en fases mas avanzadas. Los datos obtenidos del estudio 20 no han permitido
reducir las incertidumbres respecto a la eficacia del medicamento, de manera que se mantiene
la autorizaciéon condicionada a la espera de nuevos datos de eficacia, que serdn necesarios
para confirmar el beneficio de Ataluren».

Apenas un mes después de la publicacién del informe de posicionamiento terapéutico, el 19 de
julio de 2017, la Agencia Europea del Medicamento reconoce que la eficacia y seguridad de
Ataluren todavia no se ha demostrado adecuadamente y mantiene el caracter condicional de
la autorizacion y, al mismo tiempo, exige a la compafiia la realizacién de un nuevo ensayo
clinico. Este ensayo comenzé el 6 de julio de 2017 y esta previsto que finalice el 31 de marzo
de 2020. En este ensayo, la variable principal original era la eficacia en el test de la marcha de
seis minutos al cabo de setenta y dos semanas de tratamiento.

Pues bien, unos dieciocho meses después del inicio del ensayo, el 23 de octubre de 2018, se
produce formalmente un cambio en la variable principal por motivos no bien aclarados. La
nueva variable es la pendiente en la curva de la evolucidon de los resultados del test de la
marcha de seis minutos al cabo de setenta y dos semanas. Desafortunadamente, este hecho
podria ocasionar que los resultados del ensayo no aportasen informacion adicional relevante.

Por otro lado, existe ademds una importante preocupacién sobre distintos aspectos de
seguridad relacionados con el farmaco. En los ensayos clinicos se han descrito las siguientes
reacciones adversas muy frecuentes asociadas al farmaco, entendiendo como tales las que
ocurren en un porcentaje igual o superior al 20 por ciento de los pacientes: cefaleas, 40,7 por
ciento: diarrea, 27,3 por ciento; nasofaringitis, 26,4 por ciento; tos, 25 por ciento; dolor
abdominal, 21,8 por ciento; fiebre, 21,8 por ciento; caidas, 20,8 por ciento; infecciones del
tracto respiratorio superior, en un 20,8 por ciento.

Por otro lado, hay indicios de otros posibles problemas relacionados con el uso del farmaco, de
manera que la Agencia Europea del Medicamento ha dictaminado la implementacion de un
plan de gestién de riesgos que incluye estudiar los siguientes posibles efectos adversos del
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farmaco: toxicidad renal y hepatica, aumento de colesterol y triglicéridos, incremento de la
tension arterial con el uso concomitante de corticoides y cancer de vejiga, entre otros.

A lo largo de estos afios, Ataluren se ha comercializado en algunos paises europeos, pero no en
Espafia, ya que el Ministerio de Sanidad acordd en la Comisidn Interministerial de Precios su no
financiacién por falta de eficacia. En concreto, Espafia es uno de los catorce paises de la Unidn
Europea que han decidido no financiar el medicamento por falta de eficacia, mientras que
otros once paises mantienen un criterio diferente.

De igual modo, la Agencia Reguladora de Medicamentos de Estados Unidos, la FDA, ha
rechazado la autorizaciéon de este medicamento por el mismo motivo. Asimismo, la mdaxima
autoridad en evaluaciéon de medicamentos en Francia y la evaluacién realizada por la revista
Prescrire de ese mismo pais, que es referencia en la evaluacién de farmacos, dice
textualmente: «La distrofia muscular de Duchenne es una enfermedad mortal gravemente
discapacitante que afecta profundamente a las vidas de los pacientes y sus cuidadores, pero
incluso en esta situacidn tan grave no hay justificaciéon para proponer un farmaco sin eficacia
probada, mas alld de un efecto placebo y con un perfil de efectos adversos apenas
documentado. A mediados de 2017, el balance riesgo-beneficio de Ataluren resulta
desfavorable. Solo deberia emplearse en el marco de ensayos clinicos».

En mayo de 2016, mediante Orden Foral 42/2016, de 11 de mayo, de este Consejero de Salud,
se constituyd la Comisién Central de Farmacia de Osasunbidea. Entre sus funciones esta la de
proponer a la direccién gerencia del Servicio Navarro de Salud la autorizacion individualizada
de uso de medicamentos por circunstancias clinicas particulares que asi lo aconsejen, ademas,
y como viene recogido en el anexo de dicha orden, en todos aquellos medicamentos
aprobados por la Agencia Europea del Medicamento en su modalidad de aprobacion
condicional o considerados medicamentos huérfanos. En este caso concurren las dos
circunstancias. Debe ser la Comisién Central de Farmacia el érgano que determine su
valoracion y uso terapéutico corporativo para todos los centros de Osasunbidea.

La Comision Central de Farmacia estd integrada en estos momentos por dieciséis miembros de
los siguientes perfiles profesionales: gestores, farmacéuticos, especialistas hospitalarios de
distintas especialidades de salud mental y de atencién primaria de las tres areas de salud de
Navarra. En su sesién de junio de 2018, la Comision Central de Farmacia revisé la peticién de la
pediatra responsable clinica del seguimiento del nifilo para que se solicitara a la Agencia
Espafiola del Medicamento y Productos Sanitarios el tratamiento Ataluren. En esa sesion de la
Comisidn Central de Farmacia, la pediatra tuvo ocasién de exponer los argumentos y las
evidencias cientificas que justificaban su solicitud.

Una vez revisadas dichas evidencias, asi como los informes de los evaluadores de la Comisién
Central de Farmacia, esta decidid, de forma colegiada, no solicitar el tratamiento a la Agencia
Espafola del Medicamento y Productos Sanitarios (TOSE) por falta de eficacia demostrada del
farmaco. Esta decisiéon estd absolutamente alineada y es coincidente con el informe de
posicionamiento terapéutico de la propia Agencia Espafiola del Medicamento, en el que afirma
textualmente: «No se ha demostrado ningln efecto de Ataluren sobre el curso y progresion de
la enfermedad».
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En agosto de 2018, el director gerente de Osasunbidea emitié la Instruccion 9/2018,
instruccidn en la que se comunica a los diferentes servicios clinicos y centros de Osasunbidea
las recomendaciones hechas por la Comisiéon Central de Farmacia, por lo que la pediatra del
niflo conoce desde esas fechas la recomendacién negativa de la Comisidon Central de Farmacia
a tramitar su solicitud. Tras la entrevista mantenida el 15 de enero en el Departamento de
Salud con los padres del nifo, la abuela materna y su representante legal, el director gerente
del Servicio Navarro de Salud solicitd, de forma urgente, a la Comisién Central de Farmacia
nueva informacién sobre la pertinencia o no de solicitar este tratamiento en el supuesto de
gue hubieran cambiado las situaciones de evidencia cientifica o la consideracién de las mismas
por parte de los miembros de la Comisién Central de Farmacia. Esta comisidn se ratificé en su
decisién, que habia adoptado en junio de 2018, y emitié un informe técnico con fecha 25 de
enero de 2019.

El pasado 5 de febrero tuvo lugar una segunda reunidn en el Departamento de Salud, en esta
ocasién con los padres, una tia del nifio y con tres representantes de la Asociacién Duchenne
Parent Project. En dicha reunidon se les volvié a trasmitir todos los argumentos antes
mencionados, y junto con el secretario general técnico del Departamento de Salud, se les
aclaré cudl es el sentido del Real Decreto 1015/2009, al que se invoca de forma repetida para
poder traer este medicamento a través del sistema de medicamentos no comercializados en
Espana.

Hay que decir aqui que la no comercializacidon de dicho medicamento es decision del propio
fabricante ante la resolucién expresa de no financiacidn por parte del Ministerio de Sanidad,
Consumo y Bienestar Social. Dicho real decreto establece, en su articulo 18, que la solicitud de
acceso a estos medicamentos se realizard a la Agencia Espafiola del Medicamento a través de
las consejerias de Sanidad o centros designados por estas.

Como ya queda dicho con anterioridad, el 6rgano encargado de valorar la pertinencia o no de
emitir una solicitud a la Agencia Espafiola del Medicamento en la Consejeria de Salud de
Navarra es la Comision Central de Farmacia. A este respecto conviene aclarar que
Osasunbidea, a través de las unidades en que se estructura, no ha pretendido ser competente
para autorizar o denegar que son competencia exclusiva de la Agencia Espafiola del
Medicamento, sino para validar que proceda solicitar tal autorizacidn. Se entiende, y asi lo ha
expresado ya algun érgano consultivo, como el Consejo Consultivo de la comunidad auténoma
valenciana, que la presentacidn, a través de las consejerias de Sanidad, o centros designados
por estas, o de la direccidén del centro hospitalario que prevé el real decreto, es un cauce para
qgue los mismos realicen una labor de control y tutela en relacidn tanto con la normativa sobre
uso de medicamentos como en relacidn con las restricciones y los protocolos que hayan
podido establecer los departamentos o los centros, en nuestro caso, el paso previo, por la
Comisién Central de Farmacia.

Después de la segunda reunion que se ha mencionado, se emplazo a la familia a volver a tener
una nueva reunién una vez que el ministerio se posicionara nuevamente sobre este
medicamento en la Comisidén Interministerial de Precios que se celebrd el pasado dia 8 de
febrero. Puedo adelantarles, aunque no oficialmente, que en la reciente sesién 188 de la
Comisidn Interministerial de Precios esta volvid a dejar fuera de la financiacion el
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medicamento al quedar excluido de la cartera basica y, por tanto, de la prestacion
farmacéutica por falta de eficacia. El ministerio hara oficial esta decisién préximamente. Al no
estar dentro de la financiacion, y a pesar de que mas de cuarenta y cinco niflos en Espaia han
sido tratados o lo estan siendo, dentro o fuera de ensayo clinico con este medicamento, el
ministerio no tiene registro alguno en el que apoyarse para poder comprobar cudl es el
comportamiento de este medicamento en la vida real y si se reproducen los datos de los
ensayos clinicos.

En relacidn con esta carencia de informacién, puedo anunciarles hoy una novedad de
indudable interés. Con el fin de poder obtener informacién fiable de la respuesta al
tratamiento, Navarra ha solicitado y obtenido del Ministerio de Sanidad la preceptiva
autorizacién para realizar un estudio, caso control histdrico, que es el primer estudio de estas
caracteristicas que se va a llevar a cabo en esta enfermedad. Para ello, es necesario tener
acceso a las historias clinicas de forma anonimizada de todos estos nifios tratados con Ataluren
y debidamente apareados, y comparar su efecto con aquellos que tomaron placebo en los
ensayos clinicos de la compaiiia. El ministerio ha considerado pertinente y ha visto con buenos
ojos nuestra propuesta, por lo que en Osasunbidea ya se ha redactado el proyecto de
investigacion, que necesita la aprobacién del Comité Etico de Investigacion Clinica.

Se pretende que el estudio pueda aportar evidencia, dentro de la limitacidon de este tipo de
estudios, sobre cudl es la eficacia real de medicamentos, y existe, por nuestra parte, el
compromiso de publicar los resultados. En una reunién mantenida en el dia de ayer en el
Departamento de Salud con representantes del mas alto nivel de la empresa PTC Therapeutics
en Espafia, fabricante de Ataluren, se mostraron receptivos a facilitar los datos de que
disponen a expensas de recibir la solicitud formal por nuestra parte. Esto facilitaria la recogida
de datos y el tiempo necesario para alcanzar resultados del estudio.

Al mismo tiempo, y de forma paralela, el Servicio Navarro de Salud ha recabado también, a
través de la Agencia Espafiola del Medicamento, informacidn de todos los ensayos clinicos que
se estan realizando en Espafia en la enfermedad de Duchenne con otros medicamentos, que
son un total de ocho. Las gestiones que hemos realizado nos han permitido confirmar que
algunos de estos ensayos clinicos, tres o cuatro, podrian adecuarse a la situacién clinica y
caracteristicas del nifo. Por lo tanto, si la familia lo desea y sus clinicos lo consideran oportuno,

el Departamento de Salud gestionara la participacién del nifio en alguno de estos ensayos y
asumira la financiacién de los gastos que se deriven de esta participacion por conceptos como
desplazamientos, alojamientos, etcétera. Hay que aclarar, por lo tanto, que la participacién en

este tipo de ensayos clinicos, no tiene, pues, coste para el paciente.

Para terminar, quisiera insistir, una vez mas, en dos hechos de enorme relevancia. Primero, en
el Departamento de Salud, y personalmente este Consejero, no cejaremos en la bisqueda de
la solucién terapéutica mas adecuada a la situacidn clinica del nifo, algunas de las cuales ya se
le han planteado a su familia. Segundo, la dificil decisiéon de no facilitar el farmaco al nifio no
tiene motivacién econdmica, sino que esta fundamentada en evidencias relativas a su eficacia
y seguridad, que hacen que incluso en esta situaciéon tan grave, no haya justificacion para
proponer un farmaco sin eficacia probada, mas alld de un efecto placebo y con un perfil de
efectos adversos apenas documentado. Muchas gracias.
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SRA. PRESIDENTA (Sra. Satrustegui Marturet): Eskerrik asko, sefior Consejero.
Tiene ahora la palabra la sefiora Sdez por parte de Podemos-Ahal Dugu-Orain Bai.

SRA. SAEZ BARRAO: Eskerrik asko, sefiora Presidenta. Muchisimas gracias, sefior Consejero, no
solo por la informacion, sino también porque nos consta, y no solo por lo que ha explicado
aqui, el esfuerzo que estdn haciendo de la busqueda de una solucidon que permita al nifio, Izan,
por lo menos, dentro de lo que supone su enfermedad, unos segundos, unos dias, unos afios
mas de vida y mejor calidad, que es de lo que realmente estamos hablando.

Ya lo he dicho a la hora de la presentacién, sabemos que es un tema muy complejo, la toma de
decisiones ante una situacidn como esta. La familia tiene, desde luego, en ese sentido, todo
nuestro apoyo en cuanto a su derecho a buscar lo mejor para su hijo, porque como bien dicen,
sencillamente, como he dicho antes, unos segundos de vida o que Izan pueda, en un momento
determinado, moverse un poco mds con sus manos o una serie de cosas, en su vida es muy
importante y fundamental.

Ademas, en su razonamiento, aparte de lo légico que les corresponde, que es el corazon, la
emocién y el intentar salvar a su hijo, no hay que descartar que saben o que han podido tener
también miradas diferentes desde posiciones cientificas o profesionales. Quiero decir que, en
el tema de este farmaco, ha tenido bastante discusién y debate, no solo en Navarra, sino en
otras comunidades, como bien han sefialado, en el sentido de que hay personas profesionales,
médicas que lo avalan, y de hecho, algunas lo han recomendado en este caso también para
Izan, otras no. Como ustedes han dicho, la Agencia Europea del Medicamento no le da el aval
definitivo, pero si que plantea ese si condicional y la posibilidad de su uso como compasion,
con lo cual, tampoco lo descarta, lo digo para que seamos claros en lo que estamos hablando y
plantea el estudio hasta 2020.

Como decia, hay comunidades que han tirado hacia delante, hay paises europeos, once en
concreto, que lo estan usando vy, por el contrario, también existe todo lo que usted ha dicho.
En este momento hay treinta y tres nifos, si no me equivoco, en todo el Estado con este
tratamiento. De alguna manera, son algunas cuestiones que no solo pasan con este
medicamento, sino que probablemente con algunas enfermedades raras mas —las hay mas
complejas o menos—, la toma de decision de cudl es la mejor forma de abordarlas para la
persona que las vive o para los nifios y las nifias no es siempre facil, en todas las enfermedades
raras.

Lo que queria poner en valor en ese asunto —lo digo para que no se me olvide— es que, a veces,
también la propia necesidad de las personas ha hecho también avanzar investigaciones y
busqueda de soluciones ante cuestiones que quizas hubieran pasado sin pena ni gloria o con
respuestas faciles desde «cientificamente no estd demostrado» y ya estd. Seguir siendo
insistentes es importante.

Es compleja, porque si que estamos de acuerdo en todo lo que ha dicho, que la Comisidn
Central de Farmacia no lo ve, que ustedes, légicamente, siguen el criterio de a quien le
corresponde informar sobre este tema, y que la Agencia Espafiola de Medicamentos tampoco
lo abala en cuanto a... Le voy a volver a pedir que explique y repita esa pregunta, que era algo
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qgue yo le iba a preguntar, y que luego ha dicho si realmente ha sido descartado por la
Comisidn Espafiola de Medicamento para entrar en la cartera bdsica, porque es un elemento
muy importante.

Por eso le digo que, en estos momentos, hay una balanza dénde, segln para dénde se mire,
hay unos datos hacia un lado, y segln para dénde se mire, hay otros datos hacia otro. Ustedes
estan basandose en unos, que no nos parecen incorrectos en cuanto a que estan buscando la
férmula que realmente sea garantista, pero si que nos gustaria que en ningln momento dejen
de ver la otra parte y la busqueda de la solucién real. Sé que no lo han hecho, por eso le digo
que sé que en el proceso... Por eso le he felicitado al principio, por el esfuerzo que han hecho,
no solo por estar con la familia, sino por el esfuerzo que estdn haciendo con el ministerio, con
el tema de cdmo conseguir el tema del registro, que evidentemente es muy importante, y la
posibilidad que estdn haciendo del tema de la investigacion, y que ademas lzan, entiendo,
podria entrar en la oferta que ustedes les estan comentando, pero es importante que hayan
aclarado cudl es su postura, es decir, estamos buscando la férmula que pueda ser tratado de
alguna manera.

Quiero decirles que, para Podemos-Ahal Dugu, el tema que si que se tendria en cuenta, no
tanto el aspecto de los argumentos cientificos de una parte u otra, porque, efectivamente, las
hay en las dos partes, y no meto en esto a la casa fabricante, porque considero que la casa
fabricante puede tener intereses de otro tipo, por lo que no la pongo en la balanza; pero si que
el criterio mds importante es si este medicamento estd demostrado, y para nosotros es la
clave, que tiene consecuencias negativas para quien lo use, para lzan o para quien lo tenga que
usar. Entiendo que las tendra para los treinta y tres nifios que en este momento lo estan
usando.

Esto es lo que queremos insistirle: ¢Estad probado eficientemente y cientificamente que tiene
consecuencias negativas para los treinta y tres nifios que lo estan usando? Porque este si que
es un tema muy importante a la hora de tomar las decisiones. Lo demas, tan valida podria ser
la solucién que ustedes estdn planteando, que por nuestra parte nos parece importante que se
la aclaren mafana a la familia, cdmo se va a concretar y qué es, como la propuesta de la
familia, de decir: «oiga, haganos ustedes hasta ahi, hasta 2020, y luego, si en el camino ven
que hay consecuencias, lo quitan, o si en 2020 no es valido, se retira y se busca otra cosa».
Quiero decir que, desde el punto de vista objetivo, podria ser tan valido a no ser —vuelvo a
insistirle— que realmente este tema de las consecuencias negativas por el uso de un
medicamento traiga estas consecuencias. Este es el elemento clave que Podemos-Ahal Dugu
gueremos poner sobre esta mesa.

Por lo tanto, lo que ya nos queda decirle es que nos aclaren bien eso de las consecuencias
negativas. Lo demas ya se lo he preguntado. Pensamos que ahora mismo ustedes estan en un
buen camino con la familia de sentarse mafiana y ver donde estd su peticidn, la suya dénde
estd, y buscar ese acuerdo, pero le insistimos que el criterio sea de verdad, que hay
consecuencias negativas en el uso de Ataluren en estos momentos, porque, por lo demas,
creemos que la balanza estd ahi, rondando de aqui para alla, y es muy importante aclarar este
asunto.
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Muchas gracias. Queremos insistir en que —lo he dicho al principio y lo vuelvo a decir— gracias,
que a veces es por pura necesidad, a esas personas, a esas familias que, a través de su
experiencia vital, han conseguido también que temas hoy se conozcan en esta sociedad, un
montdén de enfermedades raras y que, ademads, se avance en la investigacién, porque si no,
quizads no se haria, y para Podemos-Ahal Dugu, el tema de la investigacidon sigue siendo
fundamental.

Muchisimas gracias por su trabajo, y le repito una vez mas: las consecuencias negativas, que
gueden avaladas, y la busqueda del acuerdo mafiana en la reunién con la familia de Izan.

SRA. PRESIDENTA (Sra. Satrustegui Marturet): Eskerrik asko.
Turno ahora para la sefiora Ganuza, por parte de UPN.
SRA. GANUZA BERNAOLA: Gracias, Presidenta.

En primer lugar, agradecemos al Consejero y al equipo que le acompania las explicaciones y la
documentacion que nos han dado.

En primer lugar, queremos manifestar nuestra solidaridad y ofrecemos todo nuestro apoyo
tanto al nifio como a la familia. Consideramos que la familia ha estado un poco abandonada
por parte del departamento hasta que no se puso en el foco mediatico el tratamiento de este
paciente.

Pese a las explicaciones del Consejero, no entiendo la negativa de la Comisién Central de
Farmacia de Navarra, si saben, ademas, que facultativos especialistas, neurdlogos, pediatras
de Navarra lo solicitaron y participaron también de la opinién del centro de referencia de esta
enfermedad, que esta en San Juan de Dios, en Barcelona. Entonces, exclusivamente les han
movido criterios técnico-sanitarios, cosa que no comparto.

Ataluren, como todos sabemos, es un medicamento innovador. Su indicaciéon en el tratamiento
de la enfermedad de Duchenne potencialmente mejora al paciente, conlleva beneficios
también psicoldgicos vy fisicos en su entorno familiar, que reclaman una atencidn urgente.
Constatamos multiples referencias cientificas de la respuesta eficaz de este farmaco. Respecto
a los efectos secundarios que ha comentado, sefor Consejero, tengo que decirle que, ante la
gravedad de la enfermedad, tendremos en cuenta el principio riesgo-beneficio, y se
considerard, ademas, que la incidencia de los efectos secundarios, como bien saben los dos, no
es muy alta, cuando la verdad que si hay alglin efecto secundario grave es minimo, de minima
incidencia. Le quiero decir que, mayoritariamente, los especialistas tienen la conviccion de las
expectativas que ofrece esta medicacidn, que puede retrasar la progresién y prevenir las
complicaciones secundarias.

No compartimos tampoco la actitud cicatera del Ministerio de Sanidad, en la misma linea de la
Agencia Espanola del Medicamento, que en un informe de posicionamiento terapéutico
concluye que, como ha dicho el Consejero, sus evidencias de eficacia son fragiles y que no
existe evidencia de relacion dosis-respuesta. De este modo, la Direccién General de Cartera
Basica de Servicios del Sistema Nacional de Salud y Farmacia emite una resoluciéon de no
financiacion, y deja a cuarenta y dos nifios espafioles en situacion de precariedad, y sabemos
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que de cuarenta y dos, hay treinta y tres que estan en tratamiento. Bueno, a cuarenta y dos en
algunas comunidades auténomas, porque ya sabe que lo financian Aragdn, Galicia, Pais Vasco,
Andalucia... Ahora creia que ya lo iba a financiar Navarra, pero écual ha sido la sorpresa? Que
Navarra se queda sin esta financiacion. El ministerio deja la responsabilidad a las autonomias.
No sé, parece que si que hay una dejacion.

Quisiera decirle a la sefiora Carcedo que en Espaia existen antecedentes, donde ni el coste ni
la investigacion han sido problema para recetar un medicamento. Voy a poner un ejemplo. En
el tratamiento del ébola, el SEMAP. {Qué me dicen ahi del SEMAP? ¢Habia evidencia? No, no
habia. Eso para la sefiora Carcedo. Quiero también decirle que, aunque no esté dentro de la
prestaciéon farmacéutica de la agencia, puede autorizarse mediante un uso compasivo al
tratarse de una enfermedad gravemente debilitante. Hay que tener en cuenta también el
derecho a la proteccion de la salud, en el articulo 43 de la Constitucién, el articulo 15, del
derecho a la vida y a la integridad fisica.

Quiero decirles también que la Agencia Europea del Medicamento tiene un aprobado
condicional a este medicamento, y que lo renueva cada afio, ya que tiene mds beneficios que
riesgos. Como bien ha explicado la sefiora Sdez, se ha introducido ya en las carteras de
servicios de Alemania, Reino Unido, Portugal, ltalia, Francia, y también lo recomienda el
Instituto NICE britanico, en Estados Unidos, en California y en otras regiones.

éPor qué se receta este medicamento? Porque supone un cambio radical en el manejo de esta
enfermedad. Retrasa la pérdida de capacidad para caminar en siete afios, segin muchisimos
ensayos que dispone el Instituto Britanico NICE, claramente independiente, que solamente se
dedica a la investigacion. Espafia estd la cola de la Unidn Europea en avances de la distrofia
muscular y supone una discriminacion para los nifios espafioles. En Espafia ya sabemos que
hay proyectos en La Fe, en Jaén y ensayos clinicos para avanzar en la investigacion. Me alegro
de que ahora Navarra vaya a entrar, como nos ha explicado, en un estudio caso control
histdrico. Histérico no, porque hay otros antecedentes en otras regiones de que ya se estd
haciendo.

El precio del medicamento no creo que sea una negativa para no recetarlo, sobre todo para el
ministerio. Ya sabe que estos nifios terminan generalmente en una silla de ruedas a una edad
muy temprana y, entonces, requiere grandes ayudas econdmicas por parte de la
Administracidon, requiere ingresos hospitalarios, intervenciones quirdrgicas, ventilacion
asistida, oxigeno, atencidon domiciliaria, que a la larga supone muchisimo mas de lo que puede
suponer este medicamento.

En este sentido, UPN ha hecho una pregunta a la ministra, a la sefiora Carcedo, en el Senado,
porque en UPN queremos soluciones eficaces a esta enfermedad y a otras enfermedades de
escasa prevalencia. Le pediria, sefior Consejero, que reconsidere lo que nos ha explicado, que
repiense, y que este medicamento pueda estar al alcance de esta familia.

Muchas gracias.
SRA. PRESIDENTA (Sra. Satrustegui Marturet): Pasamos ahora a Geroa Bai. Tiene la palabra el

sefior Martinez.
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SR. MARTINEZ URIONABARRENETXEA: Eskerrik asko, presidente anderea. Ongi etorriak izan
zaitezte, Dominguez sailburua eta Antonio Lopez farmaziako zuzendaria.

Queria empezar mostrando mi solidaridad, mi apoyo, mi comprensién a la desesperacion que
en estos momentos tiene que estar sintiendo la familia de este chaval de Tudela, porque,
francamente, enfrentarse a un diagndstico como la enfermedad de Duchenne es enfrentarse a
uno de los diagndsticos mas duros que pueda haber en estos momentos en la vida de una
persona.

He oido afirmaciones muy curiosas, todavia las califico solo asi, tanto de la sefiora Tere Sdez
como de la sefiora Ganuza. Quiero recordar que, efectivamente, la experimentacién con seres
humanos es muy antigua. Entre los experimentos antiguos mas notables, estuvieron los
dedicados a probar venenos en los condenados a muerte. De alguna forma, la
experimentacion un poco mas cientifica empezd a finales de 1700, inicios de 1800, con Jenner,
qgue experimentd la vacuna de la viruela, inyectando viruela a su hijo de un afio, a su hijo, le
inyectd viruela, y luego el chaval contrajo la enfermedad. Jenner no se quedd ahi, luego
inyectd la viruela a un chaval de ocho afios, luego le inoculé el virus de la viruela v,
efectivamente, no le produjo la enfermedad. Por tanto, podemos decir que ese fue uno de los
grandes logros de la experimentacion con seres humanos.

En el siglo XIX, todo esto se generalizd y los médicos investigaban o consigo mismos, o con sus
hijos, o sus esposas, esposos, y con pacientes habituales. En el siglo XX, esto cambia
radicalmente, la medicina se hace mucho mas cientifica, aumenta la profesionalizacién de los
investigadores y disminuye el vinculo con los pacientes. éQué consiguid esto? Que la
investigacion comenzara a hacerse en grandes hospitales, que generalmente albergaban a
personas pobres, a personas huérfanas, a personas con enfermedades mentales, «locos», les
llamaban, y evidentemente, sin su consentimiento.

A veces, a estas personas se les inoculaban gérmenes, se les provocaban carencias
nutricionales, se les administraban tratamientos dudosos, con efectos indeseables, y todo esto
no suscitd en ese momento ninguna denuncia legal, ni legislaciones correctivas, ni condenas en
los cddigos profesionales. La ciencia era lo mds importante y lo que estas personas que
investigaban hacian se consideraba ciencia, y ademas, realmente, esas investigaciones
afectaban a personas pobres, a personas con enfermedades mentales, a personas huérfanas, a
presos.

éQué pasd? Que llegd la Alemania nazi. En la Alemania nazi se hicieron muchisimos
experimentos con muchisimas personas, como bien ustedes saben, personas judias
fundamentalmente, homosexuales, etcétera, pero también se hicieron experimentos
vergonzosos en Japdn, en Estados Unidos, que son los que mas conocemos. En Japdn, durante
la Segunda Guerra Mundial, se hicieron ataques experimentales con armas bioldgicas en once
ciudades chinas, se provocd gangrena gaseosa en muchas personas, se utilizaron bombas de
fragmentacion sobre las extremidades y nalgas de unos tres mil prisioneros. Todo esto esta
documentado, y era experimentacion con seres humanos para avanzar en el conocimiento de
la ciencia.
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En Estados Unidos pasd lo mismo. Estoy hablando del siglo XX, ayer. Experimentos a gran
escala, coordinada y financiada por el Estado, en soldados, en asilos de huérfanos, en
hospitales con personas con enfermedad mental, en prisiones, evidentemente sin el
consentimiento de estas personas. El Presidente Roosevelt, por ejemplo, financié seiscientos
proyectos de investigacion con disenteria, malaria, gripe, heridas, enfermedades venéreas,
congelacioén, privacién de suefio, gas mostaza, hepatitis, cdncer, etcétera, y todo esto se hacia
en nombre de la ciencia, porque se utilizaba a estas personas para conseguir resultados que
luego se podrian generalizar al resto del ser humano.

¢Y en Espafia? De Espafia, no sabemos muchas cosas, seguramente porque la investigacion no
ha avanzado tanto, pero quiero recordar aqui determinadas intervenciones de cirugia cardiaca
de determinado cirujano cardiaco muy famoso que hizo las intervenciones de cirugia cardiaca
como las hizo. Todos conocemos también al Profesor Barnard. Barnard era un cirujano
sudafricano que estuvo trabajando en Gran Bretafia con el equipo que mads habia avanzado en
el estudio de los trasplantes cardiacos. ¢Qué pasd? Que Barnard se adelantd e hizo el primer
trasplante cardiaco.

Sefiora Ganuza, déjeme que le cuente, que estoy seguro de que usted no sabe esto.

El primer trasplante cardiaco lo hizo Barnard. Salté a la fama. La paciente, negra, l6gicamente,
gue fue trasplantada murié a las horas de ser trasplantada. El equipo serio, el equipo inglés,
qgue habia estado trabajando, analizando, profundizando, en el tema del trasplante cardiaco,

nadie de los aqui presentes conoce su nombre.

¢Qué pasd? La sefiora Ganuza habla del derecho a la proteccion de la salud. Efectivamente,
derecho a la proteccidn de la salud de todas las personas, y por eso, al finalizar la Segunda
Guerra Mundial, se aprobd el Codigo de Nuremberg, 1946, donde, por primera vez en la
historia, se habla del consentimiento informado, y eso es empezar a proteger el derecho a la
proteccion a la salud de las personas. Codigo de NuUremberg, diez principios éticos de cara a la
investigacion sanitaria, a la experimentacion con seres humanos, que se ha ido perfeccionando
y modificando en Helsinki en 1964, en Tokio en 1975, en Venecia en 1983 y en Hong Kong en
1989. Ahi se habla de ensayos clinicos. Los ensayos clinicos son los experimentos con seres
humanos para demostrar la eficacia y la seguridad de un tratamiento o de un procedimiento
médico, y el ensayo clinico es la unica forma cientifica de evaluar los tratamientos médicos, la
Unica forma cientifica.

Por cierto, no es facil saber si un tratamiento médico es eficaz o no, y por eso, la evaluacién de
los tratamientos ha sido muy deficiente durante toda la historia de la medicina. Por eso aun
hay innumerables tratamientos que son objetivamente ineficaces. El ensayo clinico, insisto, es
la mejor forma de eliminar las diversas fuentes de error. Su objetivo es evaluar la eficacia y la
seguridad, o la inocuidad relativa de cualquier procedimiento médico. Por eso, cuando se
descubren nuevos farmacos... A mi no me gusta hablar de nuevos tratamientos, porque son
tratamientos cuando son aceptados como tales. Hasta entonces son farmacos, drogas, pero no
tratamientos. Cuando hay un nuevo farmaco, équé se utiliza? El método cientifico,
afortunadamente, y sefiora Sdez, en el método cientifico no hay dos bandos, o se utiliza el
método cientifico o no se utiliza y se defiende el chamanismo, la supersticion, lo que se quiera.
O método cientifico o falsedad.
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Cuando se descubre un nuevo farmaco se desarrolla una investigacidn preclinica con animales.
Se lo voy a contar: asi se estudia el metabolismo, la toxicidad y la posible eficacia del farmaco,
y si en animales se aprecian indicios alentadores, entonces si se procede a realizar ensayos
clinicos con humanos.

Me ha llamado la atencién, sefiora Ganuza. Usted es médico y usted dice que este farmaco es
eficaz, saltdndose todas las fases de los ensayos clinicos. Fase primera: farmacologia clinica,
para determinar la farmacodinamia, la farmacocinética y la tolerancia humana al nuevo
farmaco. Esta fase sirve, sobre todo, para fijar las dosis aceptables y no estudia aun la eficacia
terapéutica del farmaco. Se utilizan voluntarios humanos en nimero de treinta a cien, y esta
fase dura entre nueve y dieciocho meses.

Si todo acaba bien, se pasa a la fase 2: investigacion clinica inicial, para reunir evidencias
acerca de la eficacia y la seguridad o la inocuidad relativa del fdrmaco. Se utiliza un pequefo
numero de pacientes, muy seleccionados, a los que se monitoriza y vigila muy estrechamente.
Se utilizan entre cien y cuatrocientos pacientes, y su duracidn es de uno a tres anos.

Si no hay ningun problema, se salta a la fase 3: confirmacidn a gran escala con ensayos clinicos,
insisto, cuando un farmaco en la fase 2 parece suficientemente eficaz y suficientemente
seguro. Se compara con los tratamientos previamente existentes o con un placebo, como es el
caso de la enfermedad de Duchenne, que no tiene tratamiento, y asi se busca demostrar la
superior eficacia y la seguridad del nuevo farmaco. Para esto se necesita investigar con
numerosos pacientes, entre mil y tres mil, y esta fase 3 dura entre cuatro y siete anos.

Por ultimo, se llega a la fase 4. Acabada la fase 3, se comercializa, se pasa a la fase 4, que es la
farmacovigilancia postcomercializacidn, porque puede haber efectos secundarios del fdrmaco
que en la fase 3 no se han podido demostrar. Esto es método cientifico. Voy acabando. Me
llama mucho la atencidon que quienes tienen siempre una desconfianza absoluta hacia la
industria farmacéutica, fundamentalmente privada, hoy nos vengan aqui y digan que aunque
no se hayan hecho todas estas cosas, que se le dé el medicamento al chaval de Tudela. Aqui, o
hay pensamiento cientifico, que es el Unico pensamiento justo y ético, o hay chamanismo, y
desde luego, Geroa Bai no esta por el chamanismo.

Acabo mostrando toda mi solidaridad con la familia de Tudela.
SRA. PRESIDENTA (Sra. Satrustegui Marturet): Eskerrik asko, sefior Martinez.

Turno ahora para Euskal Herria Bildu Nafarroa. Tiene la palabra la sefiora Fernandez de
Garaialde.

SRA. FERNANDEZ DE GARAIALDE Y LAZKANO SALA: Eskerrik asko, lehendakari andrea. Egun on
denoi. Bienvenidos, al sefior Consejero y al sefior Lépez, subdirector de Farmacia de
Osasunbidea.

Yo voy a empezar también mostrando, por parte de Euskal Herria Bildu, la solidaridad con Izan
y con su familia, porque es verdad que no tienen un camino fécil por delante, y ademas,
entendemos perfectamente la situacidén por la que estdn pasando y ese intento de buscar una
solucidn para el nifo.
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Dicho esto, me quedo con el final de su intervencidn, sefior Consejero, en la que nos ha
trasmitido que no va a cejar (TOSE) en buscar la solucién terapéutica mas adecuada para la
situacion del nifio. Creo que en eso es en lo que tenemos que poner el énfasis. Por eso,
también nos parece importante ese ensayo clinico que van a realizar y el proyecto de
investigacion, del que creo que hemos entendido que el nifio va a tomar parte, lo que nos
parece una buena noticia.

A partir de aqui, no sé si este es el espacio donde tenemos que tener este tipo de debates o no
de qué farmaco hay que poner a ciertas enfermedades, porque creo, y sinceramente lo digo,
que se escapa de este espacio, porque estamos hablando, en este caso, de un medicamento
gue esta en su fase de analisis, que de momento tiene una aprobacién condicional porque
tiene una falta de eficacia, porque existe un efecto dificil de establecer y una falta de eficacia
probable, con unas reacciones o posibles efectos adversos muy importantes y que se deben
tener en cuenta. Se habla de toxicidad renal, se habla de toxicidad hepatica, se ha hablado de
cancer de vejiga. Creo que hay que tener todo eso en cuenta antes de decir si es el farmaco
idéneo, si no es el farmaco idéneo. Tenemos muchisimos ejemplos. Por ejemplo, algunos
relajantes musculares, después de mucho tiempo de utilizacién, équé es lo que ha pasado con
ellos? O incluso farmacos contra el colesterol, équé es lo que ha pasado con ellos, aun ya
estando aprobados, ya teniendo esos antecedentes?

Insisto, creo que no es el espacio para hacer este tipo de debates, ni cudl es el mejor farmaco,
ni cual no es el mejor fdrmaco para una determinada enfermedad o para un determinado caso
concreto, pero vuelvo a repetir que nos quedamos con que estdn trabajando para la busqueda
de la solucidn terapéutica mas adecuada.

Quiero poner dos ejemplos que ocurrieron, que no hemos estado debatiendo en esta
legislatura, pero si en la pasada. Se trajo aqui también el hecho de poner programa para la
deteccién de cancer de pulmdn, y en aquellos momentos, aun estando en la oposicion, creo
que, por lo menos por nuestra parte, la intervencidon y lo que creiamos era que se nos
transmitid que no habia ninguna evidencia cientifica para poder poner un programa de
detecciéon de cancer de pulmadn, y asi lo defendimos nosotros también, porque creemos que no
son temas para hacer ningun tipo de ariete, ni intentar sacar la cabeza, ni ningun tipo de
discusidn politica.

Pero también quiero poner otro ejemplo. Después del discurso que ha hecho la sefiora
Ganuza, quiero traer aqui los debates que tuvimos la legislatura pasada en el tratamiento
contra la hepatitis C, porque entonces si eran tratamientos probados cientificamente y si eran
tratamientos que estaban en el mercado, y que, por parte de UPN, se negaban, pero se
negaban por problemas econdmicos, cuando si que habia una evidencia cientifica, y de hecho,
estd demostrado, y se ha visto el beneficio que las personas que han tomado esos farmacos
han tenido para su salud. Y eso también lo quiero poner a encima de la mesa después del
discurso que se ha pegado la sefiora Ganuza. Eso si fue un debate en esta Comisién, porque no
estadbamos hablando de la evidencia cientifica de un farmaco o no evidencia cientifica,
estdbamos hablando de, por motivos econdémicos, poner o no poner un medicamento a
personas que si lo necesitaban.
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Con lo cual, creo que hay que diferenciar los discursos y saber cudles son los que tenemos que
tratar aqui, en este Parlamento, y cuales no. Por ello, vuelvo a repetir: nos solidarizamos con la
familia, nos solidarizamos con el nifio, creemos que estan pasando por una situacién dificil, y
eso asi lo sabemos, pero creo que la busqueda de la solucién terapéutica mdas adecuada es el
camino idéneo y creo que la evidencia cientifica, al final, pondrd encima de la mesa si es bueno
este medicamento u otro para esta enfermedad. Eskerrik asko.

SRA. PRESIDENTA (Sra. Satrustegui Marturet): Eskerrik asko zuri. Turno ahora para el Partido
Socialista. Tiene la palabra la sefora Medina.

SRA. MEDINA SANTOS: Gracias, Presidenta. Buenos dias, seforias. Damos la bienvenida y
agradecemos las explicaciones al sefior Consejero y a su equipo.

Antes de entrar en el tema, quiero afiadir solamente una cuestion a lo que ha dicho la sefiora
Fernandez de Garaialde con respecto al discurso que ha hecho Unién del Pueblo Navarro, que
sorprende, maxime cuando ha sido uno de los principales grupos, junto con el Partido Popular,
que ha instaurado el copago en este pais y que se ha negado a quitarlo en los ultimos
Presupuestos Generales. Sorprende que se preocupe tanto ahora y que no se preocupe de los
millones de personas —y lo digo de buena fe—, porque me consta de los millones de personas
que han tenido que dejar de comprar sus medicamentos porque no podian pagarlos. Por lo
tanto, sorprende. Creo que debemos ser mucho mas rigurosos.

Dicho esto, lo primero que quiero hacer es solidarizarme, como no puede ser de otra manera,
y empatizar con la situacién que esta viviendo la familia de Tudela. A nosotros nos resultan
comprensible todos los pasos que esta familia pueda dar para conseguir el tratamiento que
creen eficaz. Todos, en algin momento, nos hemos encontrado con una situacién de este tipo
y, por lo tanto, podemos ponernos facilmente en su lugar.

Dicho esto, creo que nosotros, como responsables politicos, debemos ser rigurosos y debemos
ser responsables sobre los discursos que hacemos y sobre las manifestaciones que hacemos.
Yo si que voy a decir que comparto con la portavoz de Bildu que no creo que este sea el marco
donde debemos entrar a debatir si un medicamento es o no eficaz, y de hecho, creo que
debemos sacar este debate del debate, —valga la redundancia— del debate politico. Nos hemos
dotado, como Administraciéon, tanto en el ambito Foral como en el dmbito estatal, de unos
organos, en este caso la Agencia Espafiola del Medicamento, para ser rigurosos, para tener
clara o para seguir esa evidencia cientifica y, desde luego, para seguir unos criterios técnicos
rigurosos, y una vez que nos hemos dotado de esos érganos, creo que debemos dejarles
trabajar y fiarnos de los informes.

Insisto, los criterios técnicos los tienen ellos, la Agencia Espanola del Medicamento, y los
estudios que, desde esa agencia, se hacen. Por lo tanto, esos informes, que ademads son
informes técnicos de muy alto nivel, nos dicen que no hay eficacia en este medicamento, lo
han dicho por activa y por pasiva, y ademas, nos hablan de que no hay seguridad en la
administracién de ese medicamento. Por lo tanto, creo que debemos, como digo, sacar estos
temas del debate politico y seguir los informes que nos dicen los érganos de los que nos
hemos dotado.
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Al Partido Socialista no nos cabe ninguna duda, y espero que a la ciudadania tampoco le
quepa, que tanto desde el Gobierno de Navarra como desde el ministerio, se buscard y no se
cesa en la busqueda de soluciones eficaces, no solamente para esta enfermedad, sino también
para cualquier otra enfermedad, sobre todo las enfermedades de poca prevalencia, que
creemos que son las mas complicadas para buscar soluciones. Insisto, no nos cabe ninguna
duda que el Gobierno de Navarra esta en eso, lo ha dicho el Consejero, y desde el ministerio
tampoco se va a descansar en buscar una solucién, pero insisto, debemos ser rigurosos y
debemos sacar estos debates de estos entornos y del debate politico, porque creo que no nos
hace ningun favor, a ninguno, y tampoco a la ciudadania.

Acabo simplemente diciendo que nos parece una buena solucién. Ojald la familia acepte entrar
en este ensayo. Nosotros lo dijimos desde el primer momento: creemos que una buena
solucidn es entrar en los ensayos clinicos. Por lo tanto, apoyo a la solucidn aportada por el
Departamento. Esperemos que la familia acepte la solucidn y que todo salga muy bien.
Muchisimas gracias.

SRA. PRESIDENTA (Sra. Satrustegui Marturet): Muchas gracias. Turno ahora para la Agrupacion
de Parlamentarios y Parlamentarias del PP. Tiene la palabra el sefior Garcia.

SR. GARCIA JIMENEZ: Muchisimas gracias (TOSE), Presidenta. Cémo no, agradecemos las
palabras y las explicaciones aportadas por parte del Consejero.

Efectivamente, nosotros también queremos mostrar nuestro apoyo y solidaridad a la familia,
tanto a los padres como al nifio. Creo que todos los presentes hemos mantenido una reunién
con ellos y nos han trasladado la preocupacién. Evidentemente, como padres, creo que todos
los presentes hacemos algo para rascar un poquito de vida o mas vida para nuestros hijos.
Creo que es algo légico por parte de la familia, que trate de buscar una solucién, que por
cierto, es ahi donde quizds el Consejero no ha planteado toda la informacién que hay al
respecto.

Es un medicamento que viene prescrito por el propio Complejo Hospitalario de Navarra, y por
tanto, hay que tener en cuenta la opinidon, en este caso, de quien prescribe dicho
medicamento. Luego haré referencia a esta cuestidn, y también voy a hacer referencia, puesto
que yo no tengo conocimientos médicos, no soy médico, sino que me he basado en la
informacion que he encontrado y la informaciéon que se nos ha facilitado a este respecto
también por parte del Ministerio de Sanidad.

En enero, planteamos, en el Congreso de los Diputados, una pregunta al ministerio, y la
informacidn que se nos facilitd es la que ya se conocia por todos. Efectivamente, el ministerio
decia que él no tenia competencia, sino que era competencia de cada una de las comunidades
auténomas, de ahi el hecho de que es competencia del Gobierno de Navarra y que las
indicaciones que aportaban a las comunidades eran las mismas que las que se planteaban para
toda la Unién Europea. Es una informacion que se facilita, como digo, por parte del Gobierno
de Espafa y por parte del ministerio a una pregunta que hace el Partido Popular en el
Congreso de los Diputados ya en enero o febrero. Por tanto, la informacidon que hay a dia de
hoy es basicamente la que existe en Europa y la que existe en nuestra Comunidad.
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Como digo, me voy a basar en el informe del Defensor del Pueblo. Un tratamiento que ha sido
recomendado por el Servicio de Neuropediatria del Complejo Hospitalario de Navarra, y que
efectivamente, también tiene una recomendacién por el Hospital Sant Joan de Déu de
Barcelona, que es también un centro de referencia de esta enfermedad. Por tanto, creo que
son cuestiones que se deben valorar. Cuando en Espaiia hay treinta y tres casos que se estan
llevando a cabo con este medicamento, un porcentaje bastante alto de aquellos nifios que
tienen y que sufren esta enfermedad, y evidentemente, los sintomas y la mejora que hay con
respecto en el dia a dia, creo que es un aspecto que debe tener en cuenta el propio Gobierno
de Navarra.

Se hacia referencia, creo que por parte de algln otro portavoz, a diferentes cuestiones de
proteccion de las Administraciones Publicas al derecho que tenemos a recibir un tratamiento
adecuado a la enfermedad, y hacia referencia la propia Constitucién, pero es que también
hace referencia el propio Defensor del Pueblo al articulo 35 de la Carta de los Derechos
Fundamentales de la Unién Europea, en el que también se reconoce el derecho de toda
persona a acceder a la prevencidn sanitaria y de beneficiarse, en este caso, de la atencion
sanitaria en las condiciones establecidas, ademds de por las legislaciones establecidas, por la
practica nacional.

El articulo 43 también hace referencia a esta cuestién, pero es que ademas, también la ley
17/2010, de 8 de noviembre —insisto, es informacion facilitada y publica del Defensor del
Pueblo—, en este caso también hace referencia a ese deber de la Administracion de proteger la
salud de todos los ciudadanos navarros, y especialmente la de aquellos que son mucho mds
vulnerables, como son los nifios. De ahi la insistencia por parte de este grupo de buscar una
solucién teniendo en cuenta todos los aspectos médicos, los cuales no tengo capacidad,
puesto que no soy ni tengo la formacién adecuada para hacer dicha valoracién, pero si que he
contrastado informacidn, y si en esos treinta y tres casos se ha dado ese tratamiento, no
entiendo por qué en Navarra no se da ese tratamiento, cuando usted, sefior Dominguez, ha
dicho en su intervencidn que no es ningln criterio econémico.

Insisto, creo que vuelve a tener una oportunidad, creo que préximamente va a tener una
reunidn con la familia en la que le dé una solucidn que sea esperanzadora para ellos. Si hay
treinta y tres casos en nuestro pais a los que se estd dando este tratamiento, no entiendo por
qgué nuestra Comunidad, Navarra, no lo hace. No me voy a reiterar en toda la informacién que
hay a este respecto. Si que creo que hay informes médicos, hay datos médicos, que avalan
también la eficacia en algunos aspectos de este tratamiento.

Por lo tanto, pido encarecidamente, como todos los presentes, padres, hariamos cualquier
cosa por rescatar ese hilo de vida a nuestro hijo, que se tenga en cuenta esta cuestiéon y que se
actue de la misma manera con la que se ha actuado en esos treinta y tres casos de nuestro
pais, y que se facilite esa soluciéon que, desde nuestro punto de vista, insisto, sin criterio mas
alld de lo que hemos ido conociendo y viendo por los informes que se han dado y también
sobre la informacidn, que se le dé ese hilo de vida al pequefio nifio. Muchas gracias.

SRA. PRESIDENTA (Sra. Satrustegui Marturet): Muchas gracias.
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Ahora, la sefiora De Simén, por parte de la Agrupacion de Parlamentarios y Parlamentarias de
Izquierda-Ezkerra, tiene la palabra.

SRA. DE SIMON CABALLERO: Gracias, sefiora Presidenta. Egun on, buenos dias. Muy buenos
dias, sefior Dominguez. Buenos dias también, seifior LOpez. Muchisimas gracias por las
exhaustivas y precisas explicaciones que nos han dado y el texto que nos han entregado.

Voy a empezar diciendo que no creo que este sea el dmbito en el que haya que debatir cudl es
el tratamiento terapéutico apropiado para cualquier caso. No lo creo asi porque creo que esto
es una decisidn técnico-sanitaria. Ademas, yo no tengo capacidad para valorar. Lo que si que
diré es que espero, y ademas confio plenamente, que el Departamento de Salud y el Ministerio
de Sanidad también, en el Estado, tanto en este caso como en otros, tomen la mejor opcién o
den la mejor respuesta terapéutica, teniendo en cuenta el riesgo-beneficio del tratamiento,
ademads de la calidad y la expectativa de vida, que entiendo que son los elementos
fundamentales que deben dirigir la toma de decisiones a la hora de la prescripcién de un
medicamento, sobre el que como nos han expuesto aqui, hay muchas incertidumbres y no hay
una evidencia cientifica clara, pero para este caso y para todos. Creo que todos los pacientes y
todas las pacientes tienen el derecho a tener acceso al tratamiento dptimo, al tratamiento mas
eficaz.

Termino ya destacando el coraje, en este caso particular, de esta familia, en esa pelea para
mejorar la situaciéon sanitaria de su hijo, que mucho ha aportado en este caso, pues porque a
todos y a todas nos ha ayudado a reflexionar. Ahi tenemos un proyecto de investigacion para
conocer la eficacia real de este tratamiento, con este medicamento en concreto, y la
posibilidad de que esta persona, este nifio, participe en los ensayos con otros medicamentos,
con el objetivo siempre de que obtenga el mejor tratamiento posible.

No tengo nada mads que afiadir en esta cuestion. Gracias.
SRA. PRESIDENTA (Sra. Satrustegui Marturet): Muchas gracias.
Damos paso al Consejero para que nos aclare las dudas y preguntas generadas.

SR. CONSEJERO DE SALUD (Sr. Dominguez Cunchillos): Muchas gracias. Ante todo, quiero
agradecer las aportaciones que han hecho los portavoces de los distintos grupos.

Yo también quisiera empezar insistiendo, ya lo he dicho al principio, pero quiero insistir en
manifestar el apoyo a la familia, a la que hemos brindado en todo momento cercania,
comprension. Légicamente, entendemos su postura, todo lo que se esta moviendo, porque es
l6gico, lo hariamos todos. Quiero expresar nuestro compromiso de ayudarles en todo lo que
sea posible.

A veces, una decisidon que hemos tomado no es facil de entender, tampoco por la familia. Se lo
hemos explicado muchas veces en las dos reuniones que hemos tenido. Realmente es una
decisién muy dificil, pero creo que es la adecuada por todos los argumentos que vamos a
volver a exponer, o algunos de ellos.
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Dicho esto, de bridar el apoyo a la familia, también quiero mostrar publicamente mi mas
profundo malestar por la utilizacién que distintas entidades locales, asociaciones, algunos
medios, instituciones, personas a titulo individual, etcétera, debo reconocer que las mas de las
veces llenas de buenas intenciones, pero en otros casos, con espurios e inconfesables
intereses, se han atrevido a hacer de un caso tan dramatico, sin ninguln rigor, sin ningun
conocimiento de la materia y con una tremenda irresponsabilidad.

Quiero pensar que, en este aspecto, la sefiora Ganuza se ha sumado desde las buenas
intenciones, porque se ha unido a estas voces al afirmar que el medicamento es beneficioso.
Ha llevado la contraria a varios comités de expertos. De verdad, le tengo que dar la
enhorabuena, porque nos ha aclarado todas las dudas.

¢Cual ha sido el problema en este farmaco, como en muchos otros? Desgraciadamente, hay
unas directrices de ambito estatal, pero el problema es que las distintas comunidades
autonomas han tomado decisiones diferentes en funcidén de distintos criterios, las mas de las
veces por presiones mediaticas, por decisiones politicas, y ahi ha venido todo el lio. Se produce
una iniquidad manifiesta por algo que siempre hemos defendido que tenia que ser asi.
Siempre hemos defendido en el Pleno del interterritorial que todas las comunidades
autéonomas debemos ir siempre de la mano, tomando las decisiones adecuadas, pensando
exclusivamente en el bien de la ciudadania y en el bien de los pacientes.

A este respecto, quiero decir que la pasada semana, en un debate celebrado en el Congreso
Internacional de Medicamentos Huérfanos y Enfermedades Raras, Julidan Isla, que es un
miembro del Comité de Medicamentos Huérfanos de la Agencia Europea de Medicamentos y
que ahi representaba a los pacientes, dijo: «Debemos ir todos a una, y si un Consejero de
Sanidad cede a la presion, la decision es muy cuestionable». Légicamente, nos tenemos que
mover —y quiero insistir en ese sentido— que la decisidn ha sido puramente técnica, nos hemos
movido con criterios exclusivamente técnicos. Quiero insistir también que en ningln caso ha
sido por motivaciones econdmicas. A este respecto, cabe recordar que Osasunbidea esta
pagando el tratamiento a unos ciento sesenta pacientes por valor de 7 millones de euros al
afio, y por lo tanto, el coste de este medicamento, evidentemente, no iba a desequilibrar el
presupuesto. Por lo tanto, no es una decisién econdmica, sino que es una decision puramente
técnica.

Quiero también decir que, en el Departamento de Salud, no cerramos la puerta al tratamiento
del nifio, légicamente, sino que hemos abierto varias opciones que consideramos mas
indicadas en este paciente que el tratamiento con Ataluren. Se ha preguntado por el riesgo-
beneficio. Efectivamente, nos enfrentamos a un farmaco cuya eficacia no esta demostrada,
pero, sin embargo, tiene demostrados efectos secundarios indeseables, mas o menos
importantes, segln se valore, pero evidentemente, que el nifio tenga cefalea en el 40 por
ciento de los casos, o diarrea en el 27 por ciento de los casos, y lo que es para mi mas grave,
gue aumente el riesgo de caidas en un 20 por ciento, con el riesgo que hay de fracturas en
pacientes que tienen osteoporosis, en pacientes en que se retarda la consolidacion de las
fracturas y en pacientes que tendrian que estar en reposo mucho tiempo y que iban a retardar
todavia mas o a agravar el curso de la enfermedad, me parece que si que hay que considerarlo.
Por lo tanto, nos enfrentamos a un tratamiento en el que hay que poner en la balanza riesgos-
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beneficios y eficacia, eficacia no demostrada frente a riesgos evidentes. Creo que la decision
esta clara.

En los préximos dias, pretendiamos exponer... Pretendiamos hablar hoy mismo con la familiay
exponerle las distintas opciones. La familia tenia otros compromisos previos y, por lo tanto,
nos reuniremos mafiana con ella. Les vamos a informar de las tres posibilidades que vamos a
plantear. Una seria incorporarse a uno de los ensayos clinicos que actualmente se estdn
llevando en Espafia, como ya he considerado, ldgicamente, si lo consideran oportuno los
clinicos responsables del nifio y lo acepta la familia. La segunda opcién seria esperar a los
resultados del estudio caso control que vamos a realizar en Navarra, y que luego Antonio
explicard un poco en qué consiste el tema, resultados que podrian estar disponibles en un
plazo de dos o tres meses a partir del momento en que dispongamos de la documentacion
clinica necesaria. La otra opcidn, que ya se le planted y que se le volvera a plantear, es esperar
a la conclusidn del ensayo clinico que en este momento se estd haciendo con Ataluren, y que
va a acabar en 2020, un ensayo clinico al que la Agencia Europea del Medicamento ha obligado
a la empresa a decidir ya si la autorizacidon es condicional o la hacen definitiva, y que va a
concluir en 2020.

En este momento, parece que es un plazo muy largo, pero también es verdad que estamos
hablando de enfermedades con una evolucién larga. Por lo tanto, dado el estadio de la
enfermedad del nifio, pensamos que podemos esperar. En cualquier caso, son esas tres
opciones las que se van a plantear a la familia. Logicamente, esperamos entre todos adoptar la
decisién que sea mejor para el paciente, que es lo Unico que nos tiene que mover, mas alla de
otros tipos de interés.

Cuando quieras, Antonio.
SR. SUBDIRECTOR DE FARMACIA (Sr. Lopez Andrés): Buenos dias, egun on.

Me gustaria trasmitirles un poco cual ha sido el proceder de la Comisién Central de Farmacia,
en qué nos hemos basado para tomar la decisién que se ha tomado —insisto, es una decision
colegiada de los dieciséis miembros que comparten esa comisién—y en qué fundamentos de
evidencia nos basamos para tomar la decision que hemos tomado, mas allda de explicarles
también cudl es el sentido de la realizacién del ensayo caso control, cémo pretendemos
realizarlo y qué esperamos obtener de esas evidencias.

Como bien ha dicho el sefior Consejero, aqui, en Navarra, el érgano técnico encargado de
dilucidar esas areas de incertidumbre que tenemos muchas veces cuando se nos plantea un
tratamiento individualizado a un paciente o en situaciones de medicamentos huérfanos, cuya
aprobacion todavia no esta consolidada por la Agencia Europea, es la Comisién Central de
Farmacia, que por orden foral del afio 2016, desde entonces estamos trabajando. Nos
reunimos una vez al mes, y ahi se elevan las diferentes peticiones que los clinicos, bajo su
criterio, entienden que se pueden solicitar.

En junio del afio pasado, tuvimos una peticidn de la doctora Yoldi, que es la neuropediatra que
lleva a Izan, sobre la base de unos informes del Hospital San Juan de Dios de Barcelona, que es
hospital de referencia para la enfermedad de Duchenne y para otras enfermedades raras,
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solicitando el tratamiento con Ataluren, puesto que, a su juicio, cumplia los criterios de edad,
de evolucién de la enfermedad y de tratamiento ya previo con corticoides para poder empezar
el tratamiento.

La doctora Yoldi vino a la comisidn, tuvo ocasidn de exponer sus criterios, su documentacion
técnica, y la comision tomé una decisidon al respecto. Esta decision, la de no traer el
medicamento, se fundamentaba en la falta de evidencia o la fragilidad de la evidencia. Aqui se
ha nombrado que hay tres ensayos clinicos ya con este medicamento, dos ensayos pivotales
que ha valorado la Agencia Europea. Pues ninguno de los dos hasta ahora —veremos qué
ocurre con el tercero— ha demostrado ser mejor que placebo en la variable principal del
ensayo; es decir, las evidencias han venido de analisis post hoc o de subgrupos que son
capaces de generar hipotesis, pero que no son concluyentes a la hora de tomar una decisién.

Por eso, en la aprobacién en Europa hay una cierta tendencia a que la Agencia Europea dé
aprobaciones condicionales a medicamentos donde no hay alternativas terapéuticas, y que si
hay comercializacién del medicamento pueda obtenerse evidencia o resultados en la practica
de la vida real. Por el contrario, la FDA americana —aqui se ha dicho que si autorizaba en algun
estado— ha dicho tres veces que no al medicamento, la FDA no ha autorizado ni a dia de hoy se
puede comercializar este medicamento en Estados Unidos, mas alla del entorno de un ensayo
clinico. Eso es asi y esta en la propia pdgina de la FDA descrito.

Hay que decir que la peticidon no la realizé la familia, la realizd el clinico, y nosotros, cuando
hacemos una recomendacion desde la Comisidon Central de Farmacia, el gerente del Servicio
Navarro de Salud emite una instruccion tomando en consideracion, o no, esas
recomendaciones y la trasmite a todos los centros sanitarios y profesionales del Servicio
Navarro de Salud. Por tanto, en julio nos reunimos, la instruccion se hizo en el mes de agosto,
desde el mes de agosto son conocedores todos los clinicos del Servicio Navarro de Salud que la
Comisidn Central de Farmacia se habia posicionado en contra de la peticidn, a través del Real
Decreto 2009, al que se ha hecho mencidn aqui, de la solicitud a la Agencia del Medicamento
de este medicamento, porque este medicamento no estd comercializado en Espafia porque
tiene, ya por tercera vez desde el dia 8, una negativa de financiacién por la Comisién
Interministerial de Precios, en la que participan varias comunidades auténomas, que van
rotando en esa Comisién, y el Ministerio de Sanidad, de Economia y de Hacienda.

Por tanto, no forma parte de la cartera bdsica, y la decisién de no comercializar el
medicamento en Espafia la ha tomado unilateralmente el laboratorio, porque sabe que,
evidentemente, un medicamento que no forma parte de la financiacidn, si se comercializa a
esos precios, no iba a tener adquisicion mas alld que algun centro privado o alguien lo pudiera
comprar.

Al no comercializarlo, existe la posibilidad de traerlo mediante este real decreto, pero aqui, en
Navarra, insisto, el drgano que nos hemos dotado para tomar ese tipo de decisiones, que es un
drgano técnico, es la Comisién Central de Farmacia sobre la base de las evidencias hasta ese
momento aportadas y sobre la base sobre todo del informe de posicionamiento terapéutico
del ministerio. La Agencia Espafiola del Medicamento, que es ademds quien tiene la
competencia en exclusiva para tomar ese tipo de decisiones, hizo un informe que fue bastante
contundente, y si cualquiera de ustedes lo lee, verd que si lo que pretende con este
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medicamento no es curar al nifio, porque sabemos que no va a curar al nifio, es enlentecer
algo la progresion con este medicamento, luego ya veremos eso que se ha afirmado de siete u
ocho afios, no sé de donde puede salir ese dato... (MURMULLOS)

SRA. PRESIDENTA (Sra. Satrustegui Marturet): Sefiora Ganuza, respete un poco la palabra,

porque como no es un debate. Esta él en su turno de palabra.

SR. SUBDIRECTOR DE FARMACIA (Sr. Lépez Andrés): En este informe terapéutico, lo que se
afirma categéricamente es que no se modifica el curso clinico natural de la enfermedad, es
decir, si un medicamento no es, a dia de hoy, mejor que placebo y no ha demostrado cambiar
el curso clinico de la enfermedad, y si que hay efectos adversos, jojo!, en un contexto que
puede ser mas o menos importante, segln la valoracidon que hagamos, pero en un contexto de
niflo con un tratamiento intensivo de corticoides, es decir, una dislipemia o una fragilidad ésea
en un paciente de esa edad normal a lo mejor no tiene esa trascendencia, pero en un nifio de
estas caracteristicas si puede tener trascendencia. El principio de prudencia... Insisto, nosotros
somos un organo técnico, no tenemos otras consideraciones sobre la pertinencia o no del uso
de este medicamento, se ha pronunciado a ese respecto. Me he extendido un poco, pero
gueria aclarar por qué se ha tomado esta decisién y cdmo se ha tomado esta decisién.

Es un poco lamentable que, después de cuarenta y tantos nifios que se han tratado en Espafia,
el ministerio no tenga ninguna informacion, ni seguimiento clinico, ni datos agregados de qué
ha pasado con estos niflos. No tenemos esa informacién. Por tanto, nosotros hemos planteado
al ministerio encargarnos nosotros de hacer esa recogida de datos y hacer un estudio caso
control histérico. El estudio caso control se haria con los nifios actualmente en tratamiento, o
que han estado en tratamiento, porque algunos ya han discontinuado el farmaco, y
compararlo con las cohortes de controles que se utilizaron en los ensayos clinicos, de tal forma
gue, apareando por los conceptos de edad y evolucion clinica en la enfermedad, podriamos
obtener evidencias sobre si ha habido un enlentecimiento o no en la evolucidn clinica de la
enfermedad.

Insisto, no es un ensayo clinico al uso en el que hay un doble ciego, sino que es coger —por eso
lo llamamos «histdricon— retrospectivamente qué ha pasado con estos nifios, qué estado
funcional tenian cuando empezaron el tratamiento y qué estado funcional tienen cuando
acaban el tratamiento, y poder compararlo con aquellos que tomaron placebo en los ensayos
clinicos. Es una comparacidn que tiene un nivel de evidencia bastante alto y que nos puede dar
informacidn en un sentido o en otro.

Si tuviéramos esa informacion de una forma rapida y adecuada, en un plazo maximo de dos o
tres meses podriamos hacer el trabajo estadistico y el trabajo de andlisis clinico para obtener
esa evidencia. Para ello necesitamos, y asi le pedimos ayer a la compaiiia, que nos facilitara los
dataset vy los clinical study report de los ensayos clinicos, es decir, los datos brutos, no el
informe resumen que se publica en la revista cientifica, sino los datos brutos.

Habitualmente, las compafiias farmacéuticas suelen ser muy recelosas a dar esa informacion,
con argumentos bastante peregrinos, pero en aras a la transparencia y a la determinacion clara
por parte de los técnicos de cudl es la evidencia de este farmaco, creo que estamos obligados a
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pedirlo. Si ellos no nos lo dan directamente, lo pediremos a través de la Agencia del
Medicamento para poder hacerlo.

Ademas, como ha dicho el sefior Consejero, actualmente hay ocho o nueve ensayos clinicos en
marcha en Espana con diferentes medicamentos, no con Ataluren, sino con diferentes
medicamentos, porque, insisto, la prueba mas fehaciente, a mi juicio, de que este farmaco no
ha demostrado ser mejor que placebo es que la propia Agencia Europea del Medicamento ha
obligado a hacer un ensayo clinico frente a placebo. No seria ético —antes se ha hablado aqui
de la ética en los ensayos— someter a un grupo control a placebo si supiéramos que ese
farmaco es eficaz. Ningun comité de ensayos clinicos autorizaria esa comparacion, y sin
embargo, la agencia europea ha obligado al laboratorio a hacer este tipo de ensayos clinicos.
Por lo tanto, estardn de acuerdo conmigo que existe una notable incertidumbre sobre la
eficacia de este medicamento.

Evidentemente, hay paises que lo comercializan y hay paises que no lo comercializan, y
entornos regulatorios como Estados Unidos no lo comercializan, y entornos regulatorios como
la agencia europea lo autoriza de forma condicional, y los Estados son soberanos para tomar
sus propias decisiones. Lo que ha ocurrido aqui, fundamentalmente, es la inequidad que se
produce o la disparidad de criterios en las diferentes comunidades auténomas. Insisto, la
disparidad de criterios no ha venido por los drganos técnicos, porque yo he hablado con todos
y cada uno de los responsables de farmacia de estas comunidades auténomas, y les pudo decir
gue la decisién —creo que estd en las hemerotecas para que puedan ver lo que ha ocurrido en
Andalucia, lo que ha ocurrido en Aragdn, lo que ha ocurrido en Madrid, lo que ha ocurrido en
Castilla Ledn— ha sido por presidn social, presion medidtica o presién politica, en algunos
casos.

Por tanto, creo que deben primar los criterios técnicos. A nosotros no nos obedece otro
criterio que el criterio técnico. Los que estamos en esa comisidn, hay personas muy
cualificadas, con mas de treinta afios de experiencia en evaluacién de ensayos clinicos y en
evaluacidon de medicamentos, algunas de ellas forman parte de los grupos de trabajo del
ministerio, y creo que debemos confiar en la decisidon que toman esos técnicos.

No sé si hay alguna pregunta. Ya esta.
SR. CONSEJERO DE SALUD (Sr. Dominguez Cunchillos): Muchas gracias, Antonio.

SRA. PRESIDENTA (Sra. Satrustegui Marturet): Muchas gracias al sefior Lépez, al sefior
Dominguez. Sin otro punto que tratar, levantamos la sesién.

(Se levanta la sesion a las 10 horas y 42 minutos).
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