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RESUMEN

En este estudio se analiza el origen y evolucion de
la politica de redes europeas de referencia y se plan-
tean los retos a nivel europeo y nacional tras la puestea
en marcha de las primeras veinticuatro ERN en marzo
de 2017, como el inicio de una nueva era de la coope-
racion voluntaria transfronteriza en materia de salud.
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ABSTRACT

This study analyzes the origin and evolution
of the European Reference Network and poses the
challenges at european and national level after the
launch of the first twenty-four ERNs in March 2017,
as the beginning of a new era of european voluntary
coopearation in the field of health.
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1. INTRODUCCION: EL IMPERATIVO DE
UNA ACCION TRANSFRONTERIZA SOBRE
LAS ENFERMEDADES RARAS. LAS REDES
EUROPEAS DE REFERENCIA COMO PARA-
DIGMA DE COOPERACION VOLUNTARIA

Las Enfermedades Raras son patologias, en un
80% de origen genético, de baja prevalencia (de
acuerdo a la definicion en la UE, aquellas que afec-
tan a menos de 5 de cada 10.000 personas), poten-
cialmente mortales o debilitantes a largo plazo, que
por ser multisistémicas suelen derivar en graves
trastornos cronicos, de alto nivel de complejidad y
amplia variabilidad. La presentacion temprana de
estas enfermedades condiciona la particularidad de
unas patologias que aparecen pronto en la biografia
de una persona, afectando a su autonomia personal
y produciendo una dolorosa carga psico-social para
los afectados y sus familiares, lo que requiere me-
didas especificas y multidisciplinares de tipo sanita-
rio, social, escolar o laboral de forma continua en el
tiempo. Estas caracteristicas comunes plantean tam-
bién problemas compartidos, como la dificultad de
acceso al diagnostico, la deficiente informacion, la
falta de atencion integral, la descoordinacion en el
seguimiento y las dificultades de acceso a tratamien-
to sanitario o farmacoldgico. De ahi que ya haya he-
cho fortuna la expresion «paradoja de la rareza», no
solo para indicar la posibilidad de encontrar puntos
de encuentro para afrontarlas, pese a su diversidad
y heterogeneidad, sino también ante los alarmantes
datos que esconde aquella proporcidon aparentemente
infima: entre 5000 y 8000 enfermedades raras distin-
tas afectan a cerca de un 9% de la poblacion europea,
es decir, alrededor de 30 millones de personas (ya
mas de 3 millones solo en Espafa) estan o se veran
afectados por una de estas patologias.

Desde que es acuiado el concepto de enferme-
dades raras, alla por los afios setenta, ligado en ese
momento a las enfermedades metabdlicas heredita-
rias, el avance en su conocimiento, investigacion,
informacién y atencion por parte de los poderes pi-
blicos ha sido enorme. Sin embargo, los problemas
que las acompanan desde su génesis siguen presen-
tes. No obstante, en los tltimos afios se han produ-
cido algunos hechos relevantes, unos derivados de
la necesaria implementacion de las recientes normas
comunitarias relativas a la asistencia sanitaria trans-
fronteriza y la reforma de la regulacion de los ensa-
yos clinicos; otros, del avance imparable de la cien-
ciay la investigacion, especialmente la genética, con
la cohorte de interrogantes éticos derivados; otros, en
fin, del empefio de nuestros poderes publicos y las

estructuras organizativo-cientificas centradas en este
tipo de patologias por avanzar en su conocimiento y
difusion, al objeto de paliar algunos de los problemas
estructurales que han frenado desde el principio las
posibilidades de progreso'.

En este estudio nos centraremos en las redes
europeas de referencia (conocidas por sus siglas en
inglés ERN), la novedad mas resaltable que desde
la perspectiva de la cooperacion transfronteriza ha
acaecido en la politica europea de enfermedades ra-
ras o afecciones complejas desde sus origenes en los
afios 90, bajo el sustento normativo de la Directiva
2011/24/UE, de 9 de marzo, sobre los derechos de
los pacientes en la asistencia transfronteriza®. Tras un
complicado desarrollo normativo del art. 12 de esta
norma, en sendas Decisiones Delegada y de Ejecu-
cion de la Comision, de 10 de marzo de 2014, un
riguroso proceso de consultas previas a los Estados
y a un amplio abanico de interesados (prestadores de
asistencia sanitaria, profesionales, organizaciones de
pacientes y de consumidores), la creacion de un Gru-
po de Expertos y la organizacion de tres talleres con
expertos independientes sobre diferentes elementos
y ambitos relativos a la creacion y condiciones de las
redes, en marzo de 2016 se lanza la primera convo-
catoria ERNs.

Este es un hecho histérico en el ambito de la
sanidad europea, pues supone la apuesta por una
clara estructura de gobierno para el intercambio de
conocimientos y la coordinacion de la asistencia en
toda la Union Europea (en adelante UE). Se trata
de crear estructuras organizativas y cientificas co-
munes para determinadas enfermedades raras que
trabajen en red para la puesta en comun de conoci-
miento, proyectar la investigacion multidisciplinar
comun y formar un mallado de centros especializa-
dos, prestadores de asistencia y laboratorios organi-
zados a nivel transfronterizo. Su creacion presenta
un claro valor afnadido para la UE, contribuyendo
a facilitar el cumplimiento de los objetivos de una
asistencia sanitaria de calidad, asequible y con una

1 Un andlisis reciente de estos y otros problemas desde el
ambito cientifico puede consultarse en el monografico dedicado
a las enfermedades raras, de la Revista EIDON, Revista espa-
fola de Bioética, junio de 2017, en linea en http://revistacidon.
es/ (rescatada el 24 de julio de 2017).

2 Este estudio completa y actualiza el analisis realizado en
“Cooperacion transfronteriza en la investigacion, diagndstico y
tratamiento de las enfermedades raras: las redes europeas de
referencia como sistema de gobernanza en materia de salud”,
en Dir. CANTERO MARTINEZ, J., La liberalizacion de la
asistencia sanitaria transfronteriza en Europa. Retos y desafios
para el SNS, Aranzadi, Madrid, 2017.
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buena relacion coste-eficacia a los pacientes cuyas
afecciones requieren una concentracion de recursos
y conocimientos especializados, fundamentalmente
para las personas con enfermedades raras, que por su
baja prevalencia sufren especialmente la escasez de
aquel conocimiento, la inexperiencia o la inequidad
en el acceso a la asistencia. Ademas, las redes po-
drian ser también centros de referencia en materia de
formacion e investigacion, evaluacion y difusion de
informacion. El objetivo ultimo es mejorar la presta-
cion de servicios, los sistemas de trabajo, las vias de
acceso a la asistencia, los instrumentos clinicos y la
aplicacion mas precoz de las pruebas cientificas y la
investigacion biomédica.

Por ello, la politica de ERN supone un avance
de envergadura en el ambito de la cooperacion en
la asistencia sanitaria entre Estados, importante en
los ultimos afios, como refleja el avance conjunto
en areas especificas de conocimiento, como ensayos
clinicos, formacién o actividades de investigacion®.
Para complementar estas acciones, la UE ha financia-
do algunas redes a través de los programas de Salud
e Investigacion o ha apoyado la politica de medica-
mentos huérfanos*. Como ejemplo mas cercano, en
2013 y en el marco del Tercer Programa de Salud
UE, la Comisién lanzé una convocatoria para dos re-
des piloto adicionales, una para el cancer infantil y
otra para las enfermedades neurologicas complejas’®.

3 Destacan el apoyo comunitario a la red de referencia de la
plataforma de colaboracion «OrphanPlatform» (en relacion con
la informacion sobre medicamentos huérfanos). Y sobre todo
el proyecto ERA-NET, que pretende coordinar los programas
nacionales de investigacion sobre enfermedades raras a fin de
superar algunas de las limitaciones impuestas por la dispersa
financiacion y la fragmentacion entre los programas nacionales.
Dentro del mismo, E-Rare es una red constituida por nueve Es-
tados miembros donde instituciones publicas, organizaciones
gestoras de proyectos, responsables del desarrollo de progra-
mas nacionales y regionales sentaron las bases de una coope-
racion continua en el tiempo para superar la segmentacion de
la investigacion especifica. Sobre otros ensayos de cooperacion
con algunos ejemplos significativos, BERZI, M. y DURA GUI-
MERA, A., «La gobernanza de la cooperacion transfronteriza
sanitaria en la UE: un estado de la cuestion y el caso de estudio
del Hospital de la Cerdanya», en linea, http://www.aecpa.es/
uploads/files/modules/congress/12/papers/1186.pdf.

4 Para un analisis especifico de estas cuestiones me remito
a los trabajos de BOMBILLAR SAEZ, F., «El acceso al medi-
camento de los pacientes con enfermedades raras y la sosteni-
bilidad del Sistema Nacional de Salud», en PEREZ GALVEZ,
J.F., Reconstruccion y gestion del sistema de salud, Comares,
Granada, 2015, pp. 219 y ss.; BARRANCO VELA, R., «El
estatuto juridico de los medicamentos huérfanos en la Unidon
Europea: el derecho a la salud de los pacientes con enfermeda-
des rarasy, en el colectivo dirigido por este autor E/ acceso al
medicamento. Retos juridicos actuales, intervencion publica y
su vinculacion al derecho a la salud, Comares, Granada, 2010.

5_http://ec.europa.eu/health/ern/projects_en.
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El proyecto ERN va maés all4, al perseguir una accion
de dimension global que fomente la puesta en comun,
el intercambio y movilidad de conocimientos y expe-
riencia de los profesionales a través de las fronteras
en el complejo espectro de las enfermedades raras o
especialmente complejas.

Por ello, este mecanismo se ha convertido en el
paradigma del principio de cooperacion sanitaria a
escala a europea, como recientemente postulaba el
documento de conclusiones del Consejo “sobre fo-
mento de la cooperacion voluntaria entre sistemas
sanitarios”, de 9 de junio de 2017¢. En este se incide
en el valor anadido para pacientes y profesionales, la
mejora de la eficiencia y la disponibilidad de com-
petencias y recursos a nivel europeo que servira en
definitiva para garantizar el equilibrio entre acceso,
calidad, asequibilidad y sostenibilidad de los siste-
mas sanitarios. Por ello se anima a los Estados a de-
sarrollar plenamente las ERN y ayudarles a alcanzar
su objetivo ultimo, que es la mejor calidad en el ac-
ceso a la asistencia sanitaria. En particular: mediante
la difusion de conocimiento y practicas innovadoras
con el cotejo transfronterizo y voluntario de datos y
la elaboracion de principios comunes de recogida de
datos, de conformidad con la nueva legislacion euro-
pea de proteccion de datos; valorando la disposicion
y capacidad para desempenar un papel en la forma-
cion altamente especializada y el desarrollo profesio-
nal continuo, a través de intercambio de aprendizaje
y la formacion electrénicos para reforzar la capacita-
cion profesional y desarrollar conocimientos y expe-
riencia; en tercer lugar, se invita a la reflexion para
encontrar estimulos a la investigacién innovadora y
puesta en comun datos comparables y fiables a partir
de registros de pacientes interoperables.

En esta linea, es también destacable la Declara-
cion de EURORDIS sobre Enfermedades Raras’ ,
presentada en la Conferencia sobre Desarrollo y Ac-
ceso a los Medicamentos en el ambito de las Enfer-
medades Raras durante la Presidencia maltesa de la
UE en el primer semestre de 2017. EURORDIS® ha

6 http://www.consilium.europa.eu/es/meetings/
epsco/2017/06/16/ , rescatado el 24 de julio de 2017

7 Declaration on rare diseases launched at conference held
by Malteses Presidency of teh EU Council, 21 de marzo 2017,

http://download.eurordis.org.s3.amazonaws.com/PR_Mal-
ta_210317.pdf, rescatado el 24 de julio de 2017

8 EURORDIS-Rare Diseases Europe es una alianza de
mas de 700 organizaciones de pacientes de mas de 60 paises
que esta realizando una importante labor en el ambito de las
ER a escala europea, poniendo en contacto a pacientes, familias
y grupos de pacientes, reuniendo a grupos de interés y movi-
lizando a la comunidad de enfermedades raras, contribuyendo
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presentado una declaracion reclamando mecanismos
mejorados de cooperacion estructurada voluntaria en
todos los Estados miembros de la UE para abordar
las necesidades no satisfechas de las personas que
padecen una enfermedad rara, centrandose en tres
areas estratégicas:

1. Cooperacion estructurada en atencion sanita-
ria para garantizar el éxito de las ERN y su plena
integracion en los sistemas nacionales de salud,
trabajando hacia rutas sanitarias centradas en el
paciente.

2. Cooperacion estructurada en investigacion para
garantizar el apoyo a largo plazo e integrado para
la investigacion, conectada entre la UE y la mayo-
ria de los Estados miembros a través de las ERN.

3. Cooperacion estructurada para el acceso me-
jorado de los pacientes a terapias y tecnologias
innovadoras para consolidar iniciativas actuales,
como continuacion al documento de reflexion de
la organizacion “Breaking the Access Deadlock
to Leave No One Behind®”.

Sin embargo, son todavia muchos los interro-
gantes sobre la implementacion de esta innovadora
estructura cooperativa en red. El complejo procedi-
miento arbitrado desde el ambito comunitario y la
restrictiva transposicion de la norma europea en el
mintsculo art. 21 del Real Decreto 81/2014 por el
que se establecen normas para garantizar la asisten-
cia sanitaria transfronteriza, ha dificultado enorme-
mente la concurrencia de alguno de nuestros centros
de excelencia en el tratamiento de determinadas en-
fermedades raras.

La recomendacion del Grupo de Expertos europeo
sobre enfermedades raras'® establecio un primer elenco
de 21 grupos de patologias para organizar estas redes
trasnacionales, dejando a cada Estado la regulacion
del procedimiento para autorizar la vinculacion de los
centros nacionales que cumplan determinadas carac-
teristicas. Entre los criterios establecidos en Espana el

a definir la investigacion, politicas y servicios a los pacientes.
http://www.eurordis.org/es/quienes-somos , ultima consulta el
24 de julio de 2017.

9 http://www.eurordis.org/sites/default/files/reflexion-pa-
per.pdf, rescatado el 24 de julio de 2017.

10 Este Grupo se constituye en el afio 2013 y reemplaza
al anterior Comité Europeo de Enfermedades Raras (EURO-
CERD) de la Comision Europea (Decision de la Comision de
30 de julio de 2013, DO C 219/4, de 31 de julio). Aunque su
estructura, funcionamiento y actividades son una continuacion
clara del anterior Comité.

mas significativo es la necesidad de que exista a nivel
nacional un Centro, Servicio o Unidad de Referencia
(CSUR) del Sistema Nacional de Salud, acreditado
de acuerdo al complejo procedimiento previsto en el
RD 1302/2006, de 10 de noviembre, vinculado a cada
grupo de patologias identificadas. Esta circunstan-
cia, unida al hecho de las rémoras en la designacion
de centros especializados agudizada en estos afios de
crisis econodmica, ha imposibilitado a muchos centros
que todavia no gozan de este estatuto administrativo
participar de la totalidad de las ventajas de estas re-
des!'. Ademas, es exigencia comunitaria que para for-
mar parte de estas estructuras europeas exista una red
asistencial de trabajo coordinado entre los diferentes
recursos asistenciales que garanticen el tratamiento
oportuno. Sin embargo, nuestro SNS no contempla
en su normativa la coordinacion entre CSUR de un
mismo grupo de patologias ubicados en diferentes Co-
munidades Autdbnomas, ni entre servicios asistenciales
y sociales, ni en los servicios de atencion primaria y
especializada'?>. Por tanto, sera necesario revisar los
criterios europeos y la normativa y practica nacional si
queremos incorporarnos plenamente a este modelo de
gobernanza comunitaria que puede ser la clave para el
futuro de la investigacion en estas patologias. Este es
el objeto del estudio que nos proponemos.

2. LOS PILARES NORMATIVOS DE UNA
POLITICA EUROPEA COMUN DE ENFER-
MEDADES RARAS: SUBSIDIARIEDAD, PRO-
PORCIONALIDAD Y EQUIDAD

Como es sabido, el ambito de la salud es com-
petencia fundamental de los Estados miembros. El

11Sobre esta situacion me remito a mi estudio «Hacia una
construccion del derecho a la salud como contenido del derecho
fundamental a una vida digna y de calidad: el “minimo vital”
como limite de la sostenibilidad econdmica. (A propdsito de la
Sentencia de 12 de abril de 2013 del Tribunal Superior de Jus-
ticia de Galicia sobre denegacion de tratamiento en enfermedad
rara)», en el colectivo Libro Homenaje al Profesor Barranco
Vela, Vol. I, Civitas-Thomson Reuters, Navarra, 2014, pp. 1555

y ss.

12 Estas circunstancias han sido puestas de relieve re-
iteradamente por FEDER (Federacion Espafiola de Enfer-
medades Raras), quien estd participando activamente en el
proyecto europeo ERN, a través de EURORDIS (Federacion
de Asociaciones de Enfermedades Raras a nivel europeo)
y es interlocutor con nuestras autoridades sanitarias http:/
www.enfermedades-raras.org/index.php/slider-home/5433-
espa%C3%Bla-quedar%C3%A 1-fuera-de-las-redes-europeas-
de-referencia-si-no-se-toman-las-medidas-necesarias. ~ Agra-
dezco especialmente a Alba Ancoechea, directora de FEDER,
la facilitacion de su ponencia «Redes europeas de Referencia:
Presente y futuro», con los ultimos datos disponibles, en el IX
Congreso Internacional de Enfermedades Raras, Murcia, 18 de
noviembre de 2016.
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cometido de la Union Europea, de conformidad con
los Tratados (art.168 TFUE), es emprender acciones
complementarias para aportar un valor afiadido euro-
peo a las nacionales, de modo principal en las amena-
zas comunes para la salud publica, en cuestiones con
repercusiones transfronterizas o internacionales y en
las relativas a la libre circulacion de bienes, servicios
y personas. En un marco estratégico unico, las politi-
cas sanitarias europeas han pretendido ir asumiendo
el reto de afrontar a escala trasnacional los problemas
mas acuciantes en materia de salud, con algunos lo-
gros importantes, como la definicion de un decalo-
go de valores sanitarios compartidos'®, pero todavia
muchos déficits y subsisten enormes desigualdades a
nivel europeo.

La primera medida comtin en el ambito europeo
especificamente referida a las enfermedades raras es
el programa de accion comunitario sobre las enfer-
medades poco comunes de 1999. En este documento
del Parlamento y del Consejo se consensua la pro-
porcion a nivel europeo para la consideracion de la
baja prevalencia cuando afecta a menos de 5 de cada
diez mil personas en la Union y se establece la hoja
de ruta para la atencion a estas patologias'. Lo cierto
es que el interés por estas enfermedades es un feno-
meno relativamente nuevo en la mayor parte de los
Estados miembros de la UE. Desde un desenfocado
punto de mira, las autoridades sanitarias y politicas
han desatendido en gran parte el problema, al frag-
mentarse el debate entre la multitud de patologias en
vez de reconocer y afrontar las contingencias comu-
nes a todas ellas. De tal modo que hoy encontramos
una tipologia de enfermedades «huérfanas» del inte-
rés de la investigacion, del mercado, de las politicas
de sanidad publica e invisibles en los sistemas de in-
formacion sanitaria. En este sentido, la existencia y
calidad de los servicios asistenciales de diagnostico,
tratamiento y rehabilitacion de los afectados difieren
enormemente entre los paises. Creando situaciones
de desigualdad francamente incompatibles con un
modelo sanitario de solidaridad que debe tender a la
universalidad, la equidad y la calidad, al menos como
valores que afectan al pristino sentido de la vida y la
dignidad humana.

13 Conclusiones del Consejo de 22 de junio de 2006 sobre
los valores y principios comunes de los sistemas sanitarios de la
Unién Europea (DO 2006/C, 146/01, de 22 de junio).

14 Programa de accion sobre las enfermedades poco co-
munes (1999-2003); Decision n® 1295/99/CE, del Parlamento
Europeo y del Consejo de 29 de abril de 1999 (DO L 155, de 22
de junio). Este programa se sustituird por la Recomendacion del
Consejo, de 8 de junio de 2009, relativa a una accion en el &mbi-
to de las enfermedades raras (DO C 151, de 3 de julio de 2009).
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Entre los problemas mas acuciantes y recurren-
tes, tres son de especial interés al objeto de nuestro
analisis: las carencias en la necesaria atencion in-
tegral y multidisciplinar, la dispersion geografica y
reducido niimero de afectados a los efectos de asis-
tencia y los problemas asociados a las escasas y cos-
tosas oportunidades de tratamiento y desarrollo de
terapias, tratamiento farmacologico e investigacion.
Respecto al primero, es una caracteristica intrinse-
ca a la mayoria de enfermedades raras la afectacion
a varios érganos o sistemas, por lo que la atencion
debe plantearse en un contexto global en el que par-
ticipen desde los niveles de atencion primaria, a las
especialidades médicas que entienden de los proble-
mas clinicos especificos, pasando por la enfermeria
y fisioterapia y en la mayoria de los casos, los ser-
vicios sociales y el apoyo psicoldgico. Una accidon
concertada y coordinada resulta esencial para evaluar
y atender la complejidad del enfermo.

Respecto a la dispersion, la solucion 6ptima pasa
por establecer medios de informacion y comunica-
cion coordinados e interoperables que solucionen
los problemas de la poblacion afectada independien-
temente de su lugar de nacimiento o residencia. La
creacion de centros de referencia a nivel estatal y eu-
ropeo puede ayudar a solventar esta dificultad afadi-
da, no solo para la atencion especializada, sino para
el registro e investigacion. En fin, las opciones tera-
péuticas suelen ser poco eficaces, costosas y escasas,
por lo que el desarrollo de nuevas terapias y firmacos
requiere esfuerzos anadidos que hagan atractiva la
investigacion y el desarrollo de medicamentos huér-
fanos (incluyendo farmacos, terapia génica, terapia
celular) orientados expresamente a su tratamiento.
Sin embargo, las dificultades para cualquier avance
en este sentido pasan por la obtencion de evidencia
cientifica suficiente sobre la efectividad y la seguri-
dad de los tratamientos quimicos o terapéuticos. Si
de ensayos clinicos hablamos, las complicaciones se
multiplican: disponibilidad e interés por parte de in-
vestigadores clinicos, financiacion y, sobre todo, re-
clutamiento de pacientes con diagndstico correcto y
en nimero adecuado'.

15 Un analisis en detalle de esta problematica en «Estra-
tegia de Enfermedades Raras del Sistema Nacional de Salud»,
aprobada por el Consejo Interterritorial de Salud, 3 de junio de
2009, Ministerio de Sanidad. La Estrategia ha sido actualizada
en junio de 2014. Documentos on line (Altima consulta, 23 julio
2017):  http://www.msc.es/organizacion/sns/planCalidadSNS/
docs/enfermedadesRaras.pdf y http://www.msc.es/organiza-
cion/sns/planCalidadSNS/pdf/Estrategia_Enfermedades_Ra-

ras_SNS_2014.pdf.
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La legitimidad de la accion comunitaria en el &m-
bito de las ER resulta evidente en una logica combi-
nacion del principio de subsidiariedad y la base juri-
dica que proporciona el art. 168 TFUE: «Al definirse
y ejecutarse todas las politicas y acciones de la Unidon
se garantizara un alto nivel de proteccion de la salud
humana. La accion de la Unidn, que complementara
las politicas nacionales, se encaminara a mejorar la
salud publica, prevenir las enfermedades humanas
y evitar las fuentes de peligro para la salud fisica y
psiquicay.

No solo eso, es evidente que una estrategia co-
munitaria tiene mucho que ver con la aplicacion de
valores europeos de mas amplio espectro, como la
lucha contra la discriminacién (también por motivos
de salud o discapacidad) y la proteccion de los dere-
chos humanos. Y en tal sentido, por las mismas espe-
cificidades de las ER —nimero limitado de pacientes,
escasez de conocimientos y de experiencia, recursos
limitados— se convierten en un ambito con un alto
valor afnadido a escala europea. Un planteamiento
comun y coordinado puede convertir los distintos en-
foques y actuaciones nacionales, por fuerza sesgados
y limitados, en factor de eficacia y rentabilidad mu-
tua. En el ambito de la investigacion el interés resulta
particularmente atractivo, pues solo la colaboracion
entre equipos pluridisciplinares y el acceso a datos
y material biologico procedente de todos los paises
miembros pueden dar como resultado un tamafio ade-
cuado para las muestras, su analisis y comparacion.
Por ello, la creacion de infraestructuras compartidas
propiciadas por el nuevo sino de las tecnologias en
red debe entenderse como una prioridad en el ambi-
to de la salud publica para este tipo de patologias'®.
Esta sera una de las claves para el desarrollo futuro
de las ERN, como se ha senalado en la Tercera con-
ferencia ERN de Vilnius, de 9-10 de marzo, durante
el semestre de la Presidencia maltesa y a la que nos
referiremos posteriormente en mas detalle por su es-
pecial interés.

Tampoco podemos olvidar que, aunque «raros o
poco frecuentes», los enfermos afectados deben po-
der disfrutar de los mismos derechos a la prevencion,
el diagnostico y el tratamiento que cualquier otro pa-
ciente. Por ello, el desarrollo de la colaboracion euro-
pea en la asistencia sanitaria conllevara importantes

16 Sobre estos extremos resulta ilustrativo el reciente es-
tudio colectivo «Etica en la investigacion de las enfermedades
raras», dirs. CARMEN AYUSO, RAFAEL DAL-RE, Y FRAN-
CESC PALAU, ERGON, CIBERER, 2016, en linea en http://
www.ciberer.es/media/602599/%C3%A9tica-en-la-investiga-
cion-de-las-enfermedades-raras.pdf.

ventajas: fomentando el intercambio de experiencias
entre los profesionales especializados en ER; mejo-
rando el acceso a los tratamientos que requieran una
concentraciéon de medios (en infraestructuras o co-
nocimiento) o una experiencia particular; la compar-
ticion de recursos redundara en mayor esperanza de
calidad de vida y manejo de la enfermedad para los
pacientes; una mayor eficacia coste-beneficio al con-
centrarse los recursos y evitar duplicidades; y puede
convertirse en modelo de referencia para el estable-
cimiento y difusion de practicas adecuadas a nivel
europeo.

Son estos, entre otros factores que iremos ana-
lizando a continuacion, los que legitiman sobrada-
mente una accién comunitaria sobre las enfermeda-
des raras. Y asi se ha entendido por las instituciones
europeas desde el ano 1999, cuando es aprobado el
primer Programa de accion comunitario sobre las en-
fermedades poco comunes. Desde este primer ideario
politico se ha ido generando progresivamente un im-
portante arsenal de medidas hasta llegar al recono-
cimiento juridico de las necesidades especificas de
los pacientes de enfermedades raras en la Directiva
2011/24/UE sobre los derechos de los pacientes a
una sanidad transfronteriza'’. Logro de gran calado
pues esta norma proporcionara una base legislativa
robusta para poner en marcha las acciones previstas
y poder justificar el gasto de la Union Europea en el
campo de las ER como parte del Cuarto Programa de
Salud Publica de la UE. En este sentido, los avances
que se han producido en el ultimo afio pueden ca-
lificarse sencillamente como espectaculares para la
creacion de un marco comun sobre las enfermedades
raras desde la concepcion holistica, amplia y operati-
va que reclama la sanidad del siglo XXI.

El dificil recorrido de las politicas sanitarias a ni-
vel europeo especificamente centradas en las enfer-
medades raras, desde sus origenes como objetivo de
salud especifico en la citada Recomendacion del Con-
sejo de 1999, ha estado marcado por algunos hitos
importantes'®. Sin duda uno de los mas destacables es

17 Un estudio de los principales contenidos de esta nor-
ma en CANTERO MARTINEZ, J., “La creacion del nuevo
derecho a la libre opcion sanitaria transfronteriza. Desafios de
la liberalizacién en nuestro modelo publico sanitario”, en Dir.
CANTERO MARTINEZ, J., La liberalizacion de la asistencia
sanitaria transfronteriza en Europa. Retos y desafios para el
SNS, Aranzadi, Madrid, 2017.

18 Un analisis detenido de esta evoluciéon en GARRIDO
CUENCA, N., «La estrategia europea de enfermedades raras:
desafios y oportunidades de una accion sostenible global», en
Derecho y Salud en la Union Europea, dir. PEREZ GALVEZ,
J.F., Y BARRANCO VELA, R., Comares, Granada, 2013, pp.
241y ss.
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la Comunicacion de la Comision «Las enfermedades
raras: un reto para Europa», de 11 de noviembre de
2008 (COM 2008, 679 final) que plantea como ejes
de accion que se suman o completan los anteriores:

* Megjora del reconocimiento y la visibilidad a
escala europea de las ER, propiciando la creacion
de un marco coherente de identificacion comin
compartida de ER.

* Apoyo a los primeros planes nacionales de
accion intersectorial en estas patologias (Estrate-
gias Nacionales de ER).

» Cooperacion y coordinacion: reagrupar los li-
mitados recursos y establecer objetivos comunes
frente a la fragmentacion del conocimiento en los
Estados. La ejecucion de esta accion supondra la
puesta en red de los distintos centros de referen-
cia sobre las enfermedades raras aprovechando
las nuevas tecnologias y el recién inaugurado
programa europeo «Salud en lineay, posibilitan-
do el contacto a nivel pacientes/facultativos entre
los Estados.

+ Canalizacion de la informacion, compartiendo
a escala europea la informacion existente y pro-
piciando mecanismos de colaboracion en la in-
vestigacion pluridisciplinar para la puesta a pun-
to de métodos preventivos y terapéuticos a nivel
europeo. Tiene como resultado la incentivacion
financiera y profesional de ORPHANET, como
base europea para la identificacion, conocimien-
to y diagndstico de un conjunto amplio de ER".

* La propuesta de complementar las politicas
sanitarias con las relativas a la investigacion en el
ambito europeo, comunion de especial importan-
cia para el avance en materia de ER, se refleja en
la incorporacion de los aspectos generales en los
programas marco comun de investigacion (I+D),
proponiéndose la inclusion de un incentivo su-
plementario para el desarrollo de medicamentos
huérfanos.

La preparacion y ejecucion de actividades a nivel
europeo en este ambito pronto reflejo la necesidad de
establecer una infraestructura permanente multidis-
ciplinar, técnica, cientifica y administrativa que sir-
viera de referente y actuara como estructura organica
de cooperacion con los 6rganos especializados de los
Estados miembros y el resto de sectores interesados

19 http://www.orpha.net/consor/cgi-bin/index.
php?Ing=ES.
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en esta politica. Asi, cuando las ER son consideradas
como un dmbito de accion prioritario en el marco glo-
bal de actuacién sanitaria a escala europea, es consti-
tuido un especifico Grupo de trabajo de la UE sobre
ER, que se creara sobre la Decision 2004/192/CE, de
la Comisioén, de 25 de febrero, por la que se adopta el
plan de trabajo de 2004 para la aplicacion del I Pro-
grama de accion comunitario en el ambito de la salud
publica (2003/2008). Sin embargo, la ampliacién de
la accion europea y la institucionalizacion progresiva
de una auténtica politica sobre ER recomend6 tem-
pranamente la asistencia de un Comité consultivo de
funciones mucho mas amplias y pluridisciplinares, tal
como habia evolucionado la actuacion europea en este
campo. Asi, en desarrollo de la Comunicacion de la
Comision COM (2008) 679 final sobre las ER (Punto
7), es promulgada la Decision de la Comision de 30 de
noviembre de 2009 que crea un Comité de Expertos
de la Union Europea en ER (EUCERD), en la idea de
establecer un marco comun que canalice las consultas
con los organos y partes interesadas de los Estados,
con los gestores de los proyectos de investigacion a es-
cala europea y el resto de actores sanitarios con com-
petencias y acciones sobre la materia.

Bien puede decirse que la constitucion de este
Comité es la primera accion visible para la europei-
zacion de las enfermedades raras. Sobre la base de la
necesidad de cooperacion y coordinacion, tendra dos
funciones esenciales: asistir a la Comision en la ela-
boracion y ejecucion de actividades europeas, funda-
mentalmente mediante el seguimiento, la evaluacion
y la divulgacion de resultados estatales y comunes;
y, en segundo lugar, constituirse en érgano comun de
fomento de intercambio de informacion, experiencias,
politicas y practicas entre los Estados y los agentes
implicados (6rganos especializados, gestores de pro-
yectos, asociaciones de pacientes). Por ello, su compo-
sicion refleja el caracter plural y complejo que deriva
de la nueva concepcion holistica de la politica de ER:
representantes gubernamentales, organizaciones de
pacientes, representantes de la industria farmacéutica;
proyectos comunitarios (Salud, [+D); un representan-
te del Centro Europeo para prevencion y control de
Enfermedades, como miembros natos. Facilitando la
participacion como observadores de representantes de
organizaciones internacionales y profesionales y otras
asociaciones activas implicadas en ER. Sin embargo,
se observa un importante déficit en la composicion de
este Comité, al que se aparta sin mayor motivacion
de las cuestiones relacionadas con los medicamentos
huérfanos —pese a ser uno de los pilares esenciales de
la politica global de ER—y de los Comités farmacéuti-
co y de Medicamentos Huérfanos.
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Tras la nueva normativa europea sobre comito-
logia aprobada en 2010, y justo cuando finalizaba su
mandato el Comité, este ha sido sustituido por el im-
portante Grupo de Expertos en Enfermedades Raras de
la Comision Europea (CEG-RD) creado en 2013 con
un mandato de tres afos y que reemplazaria al EU-
CERD. En su composicion actual estan representados
los 28 Estados Miembros de la UE, Islandia, Norue-
ga, Suiza, la Comision, el Comité de Medicamentos
Huérfanos de la EMA, industria y academia, ademas
de ocho expertos y ocho defensores de pacientes, sien-
do estos ultimos de organizaciones miembros de EU-
RORDIS (que a su vez conforman el Grupo de Accion
para la Politica de EURORDIS (PAG). Su papel sera
trascendental en el proceso de implementacion de las
Redes Europeas de Referencia.

Otro hito de la mayor relevancia ha sido la cons-
titucion del Consorcio Internacional de ER, impor-
tante iniciativa estructural de la Comision Europea,
centrado fundamentalmente en la investigacion. El
conocido bajo las siglas IRDiRC? es una ambiciosa
actuacion a escala internacional para aunar recursos y
armonizar politicas que aceleren la investigacion. El
Consorcio es puesto en marcha en abril de 2011 tras
una iniciativa de la Comision europea y el Instituto
Nacional de Salud de EEUU. Reune a agencias regu-
ladoras, investigadores, representantes de grupos de
pacientes, miembros de la industria farmacéutica y
profesionales sanitarios. Sus dos objetivos principa-
les son proporcionar 200 nuevas terapias para las en-
fermedades raras y herramientas de diagnostico para
la hasta 8.000 enfermedades raras, con un horizonte
temporal previsto para el ano 2020.

El IRDIiRC sera un marco cientifico y politico
que guiara las actividades de investigacion y promo-
vera la colaboracion entre las partes interesadas para
explorar sistematicamente las oportunidades de cara
a acelerar el desarrollo de diagnoésticos y terapias
para las enfermedades raras. El Consorcio asegurara
que todo el trabajo se comparta de una manera justa
entre los paises y evitara la financiacion solapada. El
soporte econdmico de la investigacion seguiréd sien-
do facultad de las agencias de financiacion publicas
o privadas, destinando inicamente sus recursos pro-
pios a la coordinacion. Cada investigador tiene la li-
bertad de entrar a formar parte del Consorcio siempre
que su programa de investigacion adopte los objeti-
vos generales y politicas del Consorcio y contribuya
con al menos 10 millones de euros en 5 afos.

20 http://www.irdirc.org/member-funded-research/re-
search-projects/.

Al dia de hoy, las agencias gubernamentales de
financiacion que se han unido oficialmente al Con-
sorcio son: la Comision europea, el Instituto Nacio-
nal para la Salud (EEUU), el Instituto canadiense de
Investigacion Sanitaria (Canadd), la Agencia Nacio-
nal de Investigacion INSERM (Francia), el Ministe-
rio Federal de Educacion e Investigacion (Alemania),
el Instituto Nacional de Salud Carlos III (Espafia), la
Organizacion de Investigacion y Desarrollo Sanitario
(Holanda), el Instituto Nacional de Investigacion Sa-
nitaria (RU). Sus principales actividades se centran
en avanzar en la armonizacion del acceso a muestras
y datos clinicos, cumplir con la caracterizacion cli-
nica y molecular de las enfermedades raras, dar un
empuje a la investigacion traslacional, preclinica y
clinica, y conseguir que los procesos éticos y regula-
dores sean mas eficientes.

En este marco de actuacion en red y necesaria
cooperacion han sido impulsadas y desarrolladas por
la Comision varias acciones de interés comunitario,
como la Orphanet Joint Action y EUCERD, a las
que ya nos hemos referido. En septiembre de 2015
es lanzada una nueva accion comin, RD-ACTION?!,
a través de la Direccion General de Sanidad. En ella
participan todos los Estados miembros al objeto de
alcanzar tres objetivos principales: contribuir a la
aplicacion, por parte de los Estados Miembros, de las
recomendaciones del Grupo de la Comision Europea
en relacion con las politicas sobre las enfermedades
poco frecuentes; apoyar el desarrollo de Orphanet y
hacerlo sostenible, y, finalmente, ayudar a los Esta-
dos en la introduccion del codigo de Orphanet en sus
sistemas de salud para que las enfermedades raras
sean visibles e identificables. Con un presupuesto
global de 8.344.079 de Euros, este proyecto tendra
una duracion de tres aflos. Esta accion esta coordi-
nada por Orphanet (INSERM), y esta compuesta por
63 participantes europeos y no europeos. Plataforma
de accion disefiada con el espiritu de la integracion y
la coherencia entre los datos producidos por Orpha-
net, destaca en sus analisis expertos para orientar
la produccién, explotacion y difusion de datos que
han servido a las instituciones comunitarias en su
accion y recomendaciones politicas. Su aportacion
en el proyecto ERN esta siendo trascendental. En
2015 lanza un proceso informal on line que denomi-
n6 «Coordination of Rare Disease ERNs: the view
from the “Matchmaker”» cuyo objeto era facilitar el
debate y la colaboracion entre expertos que aspira-
ran a unirse a las redes europeas de referencia. Con
esta herramienta se pretendia facilitar a grupos de

21 http://www.rd-action.eu/workpackage/workpackage-1/
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investigacion y prestadores de asistencia la busque-
da de alianzas entre otros profesionales o consorcios
con interés en participar en el proyecto ERNs en el
mismo grupo tematico del campo de la enfermedad
y viceversa, la colaboracion entre especialistas y una
mayor transparencia. La experiencia y los resultados
fueron clave en la configuracion final de las redes de
referencia aprobadas en diciembre de 20167,

3. CONSOLIDACION DE LA POLITICA
EUROPEA COMUN DE ER EN LA DIRECTIVA
SOBRE DERECHOS DE LOS PACIENTES
A LA ASISTENCIA TRASFRONTERIZA. EN
PARTICULAR, EL MARCO NORMATIVO
PARA EL DESARROLLO DE LOS CENTROS
DE REFERENCIA EUROPEOS

Analizadas en sintesis la pluralidad de politicas
y normativas especificamente referidas a las ER, y
conscientes de los importantes logros que ha supues-
to en el ambito comunitario y a nivel de los Estados
miembros una politica reciente que, por lo menos, ha
sacado a la luz publica la existencia de este tipo de
patologias y su problematica comtn, lo cierto es que
las recomendaciones europeas no habian recibido to-
davia un espaldarazo normativo solido que supusiera
el establecimiento de un marco legal realmente vin-
culante en la Europa de los veintiocho.

Este paso definitivo lo ha dado definitivamente
la Directiva 2011/24/UE, de 9 de marzo, sobre los
derechos de los pacientes a la sanidad transfronteri-
za, norma que ha pasado un auténtico calvario hasta
su aprobacion, sometida a numerosos debates y mo-
dificada en multiples ocasiones desde el primer pro-
yecto que databa de 2008. Aunque no se trata de una
norma especificamente prevista para las ER, lo cierto
es que cuenta con significativas previsiones pensadas
de forma particular para estas patologias. Y lo fun-
damental, contempla expresamente las ER en uno de
sus preceptos y varios de ellos hacen referencia con-
creta a los mecanismos que pueden facilitar la asis-
tencia transfronteriza a los afectados, reconociendo
sus derechos y buscando la eliminacion de obstacu-
los para el tratamiento especializado o el diagnostico
correcto. Aunque quizas el extremo mas relevante es
el compromiso de apoyo de la Comisién en la garan-
tia del derecho de informacion sanitaria en todo el
ambito comunitario, con una regulacion exhaustiva

22 http://www.rd-action.eu/wp-content/uploads/2015/12/
RD-ACTION-ERN-Matchmaker-Summary-Final.pdf, ultima
consulta el 19 de julio de 2017
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de las Redes Europeas de Referencia, como centros
especializados en el tratamiento de patologias poco
frecuentes que trasforman su estela meramente local
o nacional para convertirse en organismos de carac-
ter sanitario a nivel europeo. Junto a la clarificacion
y simplificacion de reglas o procedimientos y la re-
gulacion del derecho al reembolso de gastos médicos
y de la autorizacion de tratamiento trasnacional, po-
demos afirmar que esta norma supone una base le-
gislativa de empaque para justificar el gasto sanitario
dedicado a las ER que se ha contemplado en los dos
ultimos Programas de Salud de la UE.

Efectivamente, la Directiva ya se refiere expre-
samente a las ER en su Preambulo (apartado 55),
para definirlas como aquellas «que tienen un limite
de prevalencia de no mas de cinco casos por cada 10
000 personas, de acuerdo con el Reglamento (CE)
141/2000 del Parlamento Europeo y del Consejo, de
16 de diciembre de 1999, sobre medicamentos huér-
fanos y todas ellas son graves, cronicas y con fre-
cuencia ponen en peligro la vida». Para recordarnos
seguidamente que, «algunos pacientes afectados por
enfermedades raras, en su busqueda de un diagnés-
tico y de un tratamiento para mejorar su esperanza
y calidad de vida, afrontan dificultades que fueron
reconocidas por la Recomendacion del Consejo, de 8
de junio de 2009, relativa a una accién en el ambito
de las enfermedades raras». Por ello, el art. 13, titu-
lado justamente «Enfermedades Rarasy, establece el
apoyo de la Comision a los Estados miembros coope-
rando en el desarrollo de capacidades de diagndstico
y tratamiento, y en particular procurando:

«a) concienciar a los profesionales sanitarios de
las herramientas a su disposicion a escala de la
Union para ayudarles a diagnosticar correcta-
mente las enfermedades raras, en particular, la
base de datos Orphanet y las redes europeas de
referencia;

b) concienciar a los pacientes, los profesionales
sanitarios y los financiadores de la asistencia sa-
nitaria de las posibilidades ofrecidas por el Re-
glamento (CE) 883/2004 para la remision de los
pacientes con enfermedades raras a otros Estados
miembros, incluso para el diagnostico y para tra-
tamientos que no estén disponibles en el Estado
miembro de afiliaciony.

De no menor trascendencia es la completa re-
gulacion de las redes europeas de referencia, don-
de la Comision se compromete a su incentivacion
a nivel nacional y a su desarrollo continuado entre
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los prestadores de asistencia sanitaria y los centros
de referencia de los Estados miembros. Significa-
tivo es el argumento ofrecido por la misma norma
para justificar esta politica comunitaria: «Las redes
europeas de referencia pueden mejorar el acceso al
diagnostico y la prestacion de una asistencia sanitaria
de gran calidad a todos los pacientes cuyas dolencias
requieran una especial concentracion de recursos o
conocimientos especializados, y podrian convertirse,
asimismo, en puntos focales para la formacion y la
investigacion médicas y para la difusion de informa-
cion y la evaluacion, especialmente en el caso de en-
fermedades rarasy.

El art. 12 de la Directiva regula las Redes Eu-
ropeas, resaltando la participacion voluntaria de sus
miembros y su caracter abierto y dinamico, siempre
que se cumplan los criterios y condiciones especifi-
cos exigidos a los prestadores de asistencia sanitaria
que deseen ingresar en las redes europeas de referen-
cia y que, remitiéndose al desarrollo normativo con-
creto por parte de la Comision, deberan garantizar
que las redes: 1) dispongan de los conocimientos y
la experiencia necesarios para diagnosticar, hacer el
seguimiento y gestionar a los pacientes, con pruebas
que demuestren unos buenos resultados en lo que les
sea aplicable, ii) sigan un enfoque multidisciplinar,
iii) ofrezcan un alto nivel de experiencia y dispongan
de la capacidad necesaria para elaborar guias sobre
buenas practicas, aplicar medidas basadas en resulta-
dos y llevar a cabo un control de calidad, iv) contri-
buyan a la investigacion, v) organicen actividades de
docencia y formacion, y vi) colaboren estrechamente
con otros centros de conocimiento y redes nacionales
e internacionales.

El apartado 2 de este precepto establece que las
redes de referencia deben tener entre sus objetivos un
minimo de tres de los expresamente previstos norma-
tivamente, y que son:

a) contribuir a aprovechar el potencial de la coo-
peracion europea en materia de asistencia sanita-
ria sumamente especializada para los pacientes y
los sistemas de asistencia sanitaria, haciendo uso
de las innovaciones en la ciencia médica y las
tecnologias sanitarias;

b) favorecer la puesta en comun de conocimien-
tos referentes a la prevencion de enfermedades;

¢) mejorar los diagnosticos y a prestar una aten-
cion sanitaria de gran calidad, accesible y coste-
efectiva a todos los pacientes con afecciones que

requieran una particular concentracion de expe-
riencia en campos médicos en los que el conoci-
miento sea escaso;

d) rentabilizar al maximo los recursos concen-
trandolos donde sea oportuno;

e) reforzar la investigacion, la vigilancia epide-
miologica mediante, por ejemplo, registros, y a
proporcionar formacion a los profesionales de la
sanidad;

f) favorecer la movilidad del conocimiento y la
experiencia, virtual o fisicamente, y a producir,
compartir y difundir informacion, conocimiento
y buenas précticas, asi como a promover progre-
sos en el diagnostico y el tratamiento de las en-
fermedades raras, dentro y fuera de las redes;

g) alentar el desarrollo de patrones de referencia
en materia de calidad y seguridad y contribuir a
desarrollar y difundir las mejores practicas den-
tro y fuera de la red;

h) ayudar a los Estados miembros con un ntimero
insuficiente de pacientes con una afeccidon con-
creta o que carezcan de tecnologia o de experien-
cia a prestar unos servicios altamente especiali-
zados de gran calidad.

Para la implementacién de la Directiva, se enco-
mienda a la Comision el desarrollo normativo de las
condiciones especificas que se requeriran a las ERN
y los criterios exigidos a los prestadores de asisten-
cia sanitaria que deseen integrarse en una de ellas,
asi como los criterios de creacion y evaluacion. La
forma juridica exigida para este desarrollo sera la de
actos delegados en el primer caso y la decision de
ejecucion en el segundo.

En fin, se incita a los Estados miembros a facili-
tar el desarrollo de las redes europeas de referencia
de dos modos: conectando a los prestadores de asis-
tencia sanitaria con los centros de referencia adecua-
dos en todo su territorio nacional y garantizando la
difusion de informacion; y fomentando la participa-
cioén de los prestadores de asistencia sanitaria y de
los centros de referencia en las redes europeas (art.
12.3).

El plazo de transposicion de esta Directiva se fijo
el 25 de octubre de 2013, por lo que habria que es-
perar al desarrollo concreto de las medidas arbitra-
das a nivel europeo para confirmar el éxito de una
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auténtica actuacion comunitaria de efectos multilate-
rales que sin lugar a dudas resultaria altamente bene-
ficiosa para la puesta en comun del conocimiento y
los medios europeos en materia de ER.

4. EL DESARROLLO DE LA DIRECTI-
VA: LOS ACTOS DELEGADOS DE 2014 SO-
BRE CRITERIOS Y CONDICIONES PARA LA
CREACION DE REDES DE REFERENCIA, Y
EVALUACION Y ADMISION DE PRESTADO-
RES DE ASISTENCIA SANITARIA EN LAS
REDES EUROPEAS

4.1 Los aspectos juridicos de los Actos Delegados
de 10 de marzo de 2014

En marzo de 2014, con el apoyo undnime de todos
los Estados miembros, fue aprobado el marco juridi-
co necesario para la implementacion de las ERN, que
requeria de la Comision el desarrollo normativo para
su creacion y evaluacion, asi como para el estableci-
miento de las condiciones exigidas a los prestadores
de asistencia sanitaria nacionales que decidieran su
incorporacion a estas, de acuerdo al procedimiento
previsto en el apartado 5 del art. 12 de la Directiva.
Sobre esta base se dictaran dos normas complemen-
tarias, la Decision Delegada de la Comision Europea,
de 10 de marzo de 2014, por la que se establecen los
criterios y las condiciones que las ERN y los presta-
dores de asistencia sanitaria que deseen ingresar en
las ERN deben cumplir® y la Decision de Ejecucion
de la Comision Europea, de la misma fecha, por la
que se fijan los criterios para la creacion y evaluacion
de las ERN y de sus miembros, y se facilita el inter-
cambio de informaciéon y conocimientos en materia
de creacion y evaluacion de tales redes®.

Ambas normas completan los dictados de Ia
Directiva 2011/24/UE, desarrollando el art. 12, de
acuerdo a los principios de subsidiariedad, propor-
cionalidad y equidad, aclarando los extremos mas
relevantes que justifican la accién normativa comu-
nitaria.

Respecto al principio de subsidiariedad, en su do-
ble vertiente del criterio de necesidad ante objetivos
dificilmente alcanzables por los Estados miembros y

23 Comision Europea C (2014) 1408 final, DO L 147, de
17 de mayo.

24 Comision Europea C (2014) 1411 final, DO L 147, de
17 de mayo.

82

de valor afadido en la dimension de la accion pre-
tendida, la Comision considera necesario establecer
criterios y procedimientos comunes en la seleccion
de centros especializados (de distinto alcance y efica-
cia segun el Estado) que puedan formar parte de una
ERN. En tal sentido, las redes europeas suponen un
importante valor afiadido a los sistemas nacionales de
salud, como mecanismo de cooperacion en asistencia
sumamente especializada, posibilitando la puesta en
comun de conocimientos, la mejora del diagnostico
y la asistencia en campos médicos en los que los co-
nocimientos son escasos, y ayudando a los Estados
con un numero insuficiente de pacientes afectados
por una concreta patologia a la prestacion de la asis-
tencia requerida. Ademas, contribuyen a mejorar la
calidad de la prestacion sanitaria, pues las redes eu-
ropeas pretenden acelerar y amplificar la difusion de
las innovaciones en materia de ciencia médica y tec-
nologia sanitarias. En fin, la puesta en comun de re-
cursos y conocimientos supone un avance en eficacia
y coordinacion que reducira las diferencias en térmi-
nos de calidad y resultados de la asistencia, particu-
larmente evidente en las enfermedades que requieren
una elevada concentracion de recursos, conocimiento
y pericia. La creacion de esta plataforma permanente
a nivel de la UE para construir asociaciones de asis-
tencia sanitaria y aprovechar el potencial de sinergias
y economias de escala de los centros con experien-
cia reconocida en enfermedades de baja prevalencia
permitirdn aumentar exponencialmente la movilidad
del conocimiento, mejorar la prestacion de servicios,
los sistemas de trabajo, los instrumentos clinicos, la
eficacia y eficiencia de los sistemas nacionales y la
aplicacion mas precoz de la investigacion cientifica.

Para cumplir el principio de proporcionalidad (de
forma que la accion comunitaria no exceda lo nece-
sario para alcanzar objetivos comunes), las normas
de desarrollo no tienen por objeto armonizar ninguna
disposicion legislativa, limitandose a establecer re-
glas comunes para todos los Estados, pero sin inci-
dencia en los sistemas de salud nacionales, ni obliga-
cion de crear nuevas infraestructuras. Por ello, la par-
ticipacion de los centros a nivel estatal es voluntaria
y se remite a la legislacion nacional el procedimiento
de acceso a las redes europeas. Como veremos, en
nuestro caso, esta remision casi en blanco a la po-
testad normativa interna ha supuesto importantes
cortapisas al acceso a la ERN, pues los requisitos fi-
nalmente exigibles son excesivamente rigurosos y li-
mitantes, lo que a la postre conduce a crear inequidad
entre los prestadores que obedeciendo los requisitos
establecidos a nivel europeo no han podido cumplir,
sin embargo, la normativa interna.
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4.2 La Decision Delegada de 1a Comision Europea,
de 10 de marzo de 2014, por la que se establecen
los criterios y las condiciones que deben cumplir
las ERN vy los prestadores de asistencia sanitaria
para formar parte de una red europea

El objeto de esta Decision es establecer, por un
lado, los criterios y condiciones que deben cumplir
las redes y, por otro, los criterios y requisitos exigi-
dos a los prestadores de asistencia sanitaria que de-
seen incorporarse a una de estas redes. El articulado
de la norma es breve, destacando el catalogo de defi-
niciones que concretan los términos de la Directiva,
y muy extenso en su Preambulo y sus dos Anexos,
especificando al detalle los contenidos que regula.

Entre la serie de condiciones necesarias para que
las redes cumplan los objetivos del art. 12.2 de la Di-
rectiva, se establece un listado de criterios relativos a
la gobernanza y la coordinacion al objeto de garanti-
zar un funcionamiento transparente y eficaz. En esta
estructura cada red debe tener un «coordinador» ele-
gido de entre sus miembros (los profesionales de la
salud de cada centro candidato) y un «consejo de di-
reccion» compuesto por representantes de cada uno
de los miembros que adoptara un reglamento interno
y elabora los planes de trabajo e informes de activi-
dades y evaluacion de la red. El coordinador preside
las reuniones del consejo de direccidn, se ocupa de
la coordinacion interna dentro de la red y con otros
prestadores y actlia como representante de aquella.

Los requisitos establecidos en los 6 incisos del
art. 12.4.a) de la Directiva se concretan del siguiente
modo:

+ disponer de la experiencia y los conocimientos
necesarios para diagnosticar, hacer el seguimiento
y gestionar la calidad y seguridad de la atencion a
los pacientes, a los que se debe empoderar y res-
ponsabilizar con mecanismos de participacion que
reflejen la calidad de la atencion sanitaria;

* deben basarse en un enfoque multidisciplinar,
en los equipos asistenciales y en las consultas
para casos complejos;

« fomentar conocimientos especializados y
apoyar a los prestadores de asistencia sanitaria
al objeto de desarrollar orientaciones clinicas y
vias transfronterizas para el tratamiento a los pa-
cientes, con capacidad para elaborar guias sobre
buenas practicas, indicadores de resultados y ren-
dimiento y evaluacion de la calidad;

* en materia de investigacion, identificar y col-
mar lagunas, promover la investigacion colabo-
rativa dentro de la red y reforzar la vigilancia
epidemiologica con la creacion de registros com-
partidos;

 estimular el desarrollo de programas formati-
vos y de docencia;

* colaboracion con otros centros de conocimien-
to y redes nacionales e internacionales, creando
instrumentos de trabajo en red centrados en la
comunicacion, el desarrollo de orientaciones cli-
nicas y protocolos e intercambio de informacion
clinica, siempre en el marco de la legislacion eu-
ropea sobre proteccion de datos.

Respecto a los criterios y condiciones exigidos
a los prestadores de asistencia sanitaria se estable-
cen unas condiciones horizontales que deben cum-
plir todos aquellos que pretendan su incorporacion
en la red, independientemente de su ambito de co-
nocimientos o de los procedimientos o tratamientos
médicos que apliquen, y una serie de criterios espe-
cificos que pueden ser variables en funcidon del am-
bito de especializacion o de enfermedades concretas.
En ambos casos, el detalle y nivel de especializacion
requerido a los centros es sumamente exquisito y ri-
guroso. En la primera serie de criterios y condiciones
horizontales y estructurales, son indispensables los
relacionados con la responsabilizacion de los pacien-
tes y la que se denomina «asistencia sanitaria centra-
da en el paciente», con la organizacion, la gestion y
la continuidad de las actividades, o las capacidades
de investigacion y de formacion. Ademas, se espe-
cifican todos los relacionados con el intercambio de
conocimientos especializados, sistemas de informa-
cioén y herramientas de salud o atencion de pacientes
en linea, con especial mencion a la telemedicina. Por
ello la interoperabilidad y la compatibilidad seman-
tica de los sistemas que utilizan las tecnologias de
la informacion y de la comunicacion (TIC) deberian
facilitar el intercambio de datos médicos y de la in-
formacion sobre los pacientes y contribuir a la crea-
cion y la explotacion de bases de datos y de registros
compartidos de modo eficiente y seguro, tanto de da-
tos médicos, de pacientes, como de los profesionales.
En este sentido, la Decision prevé la simplificacion
de los procedimientos relativos al consentimiento in-
formado para el procesamiento de dichos datos pro-
poniendo un modelo tinico de consentimiento, que se
define como «toda manifestacion de voluntad, libre,
especifica, informada y explicita, mediante la que el
interesado acepta, ya sea mediante una declaracion,
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ya sea mediante una accion afirmativa, el intercam-
bio de datos personales y datos sanitarios entre los
prestadores de asistencia sanitaria y los miembros de
la red europea de referencia». Respecto a los crite-
rios y las condiciones relativos a los conocimientos
especializados, la practica clinica, la calidad, la se-
guridad de los pacientes y la evaluacion deben con-
tribuir a desarrollar y difundir las mejores practicas
en materia de calidad y seguridad de los criterios de
referencia. Deberian, asimismo, garantizar la oferta
de un alto nivel de conocimientos, elaborar guias de
buenas practicas, aplicar medidas basadas en resulta-
dos y control de calidad y seguir un enfoque multi-
disciplinar.

Finalmente se contempla la posibilidad de que
los Estados que no tengan ningiin miembro en una
red determinada puedan designar prestadores de
asistencia que tengan un vinculo especial con ella,
mediante un procedimiento explicito y transparente.
En este caso, los prestadores podran ser designados
como «centros nacionales asociados» (especializa-
dos en la prestacion asistencial) o como «centros
nacionales de colaboracion» (especializados en la
produccion de conocimiento y mejora de la calidad
asistencial). O, en otro caso, se prevé la posibilidad
de que los Estados creen una «plataforma nacional
de coordinacion» con todos los tipos de redes. Sin
embargo, en la Decision que comentamos no se arbi-
tran los concretos procedimientos o exigencias para
la implementacion de estas posibilidades de coopera-
cion en el marco de las ERN para los Estados. Tam-
poco se conoce que ningin Estado haya decidido em-
plear cualquiera de estas formulas, por el momento.
Aunque esta es una de las propuestas que ha ganado
fuerza en la Tercera Conferencia ERN celebrada en
Malta el 9 y 10 de marzo de 2017, como mecanismo
de solidaridad con los sistemas sanitarios menos de-
sarrollados a nivel europeo.

4.3 La Decision de Ejecucion de la Comision Eu-
ropea de 10 de marzo de 2014 por la que se fijan
los criterios para la creaciéon y evaluacién de las
ERN y de sus miembros, y se facilita el intercam-
bio de informacion y conocimientos en materia de
creacion y evaluacion de tales redes

Establecidos los requisitos de las redes y los
prestadores que puedan formar parte de ellas, la De-
cision de ejecucion establecera las bases del proce-
dimiento abierto y transparente para la creacion de
las redes y la admision de prestadores de asistencia
sanitaria en calidad de miembros. El procedimiento
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se especifica en el capitulo II de la Decision. En ella
también se regularan el procedimiento de evaluacion
de las ERN (Capitulo III) y se completa con las re-
glas basicas sobre el intercambio de informacion y
experiencia acerca de la creacion y evaluacion de las
redes (Capitulo 1V).

El contenido basico de este procedimiento se di-
vide en varias fases, que analizamos sucintamente a
continuacion:

1. La convocatoria de manifestaciones de inte-
rés: que corresponde a la Comision en el plazo
de 2 afios desde la entrada en vigor de la Decision
que comentamos. Al objeto de garantizar que las
redes tengan auténtico valor anadido se establece
el requisito de un minimo de 10 prestadores de
asistencia sanitaria establecidos en al menos 8
Estados miembros, que podran responder colec-
tivamente a la propuesta, cuyo contenido se esta-
blece en el Anexo I (nombre de la red, impresos
cuestionarios y documentacion exigida, justifica-
cion de que los prestadores comparten el area de
especializacion, la designacion del coordinador y
los datos de todos los prestadores). En el caso de
que sea dificil alcanzar este minimo, como puede
ocurrir en el caso de algunas enfermedades raras,
la norma establece la conveniencia de agrupar en
una red tematica a los prestadores de asistencia
dedicados a afecciones relacionadas, pudiendo
incluir también a los proveedores de servicios de
alta tecnologia que, por lo general, exigen una
gran inversion en capital (tales como laborato-
rios, servicios de radiologia o medicina nuclear).
Asimismo, se vuelve a insistir en la posibilidad
de designar centros nacionales colaboradores y
asociados que puedan cooperar en las distintas
redes.

2. Requisitos de las solicitudes: deben ir acom-
pafiadas de la solicitud de admision de cada pres-
tador de asistencia con el certificado de la autori-
dad competente del Estado miembro en que esté
establecido de cumplimiento de los requisitos
nacionales de acceso a la red y su expreso apoyo.

3. Comprobacion por la Comision de las solicitu-
des de red y de los prestadores.

4. Informe de valoracion técnica por parte de un
organismo independiente de estas solicitudes,
con arreglo a los criterios de la Decision Delega-
da que hemos analizado previamente, que debe
realizarse de acuerdo a un manual de valoracion
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comun (art. 13) e incluir una revision exhausti-
va de la documentacion requerida y auditorias in
situ de un numero determinado de los solicitan-
tes. El Informe sera comunicado a la Comision
y a cada uno de los prestadores. Estos pueden
presentar alegaciones en el plazo de 2 meses y
el organismo de valoracion debe admitirlas y es-
tudiarlas, pudiendo modificar la decision inicial-
mente tomada.

5. La aprobacion de redes y de sus miembros
se encomienda a un 6rgano de nueva creacion
previsto por la norma, denominado «Consejo de
Estados miembrosy, siendo voluntaria la partici-
pacion de los Estados. Este Consejo establece su
reglamento interno, que recogera el proceso de
toma de decisiones, precisara los miembros con
derecho a voto en cada red, quérums y el proce-
dimiento en caso de discrepancia con los infor-
mes de valoracion o solicitudes de admision®.

6. La publicacion de la lista de redes creadas y de
sus miembros.

En cualquier caso, y conscientes de las dificulta-
des que este nuevo instrumento de cooperacion tan
riguroso en requisitos puede suponer para el pleno
desenvolvimiento de los objetivos perseguidos, y al
objeto de poder ampliar la cobertura de las redes, se
prevé la posibilidad de admitir en cualquier momen-
to a nuevos prestadores de asistencia sanitaria que
deseen participar en una red ya creada, siguiendo
idéntico procedimiento y con aprobacioén previa del
Estado miembro (art. 8). En este caso la Decision es-
tablece un procedimiento similar al de creacion ex
novo de una red, concretando el proceso de valora-
cion técnica de las solicitudes por un organismo inde-
pendiente, que suponemos debe ser el mismo u otro
de idénticas caracteristicas que el que examina las
propuestas de creacion de las redes y certifica a los
prestadores de asistencia. La aprobacién de nuevos
miembros corresponde al Consejo de Estados.

El segundo objeto de la Decision es establecer
el proceso de evaluacion periodica de las redes y
sus miembros, que se realizard cada 5 afios por un

25 El Consejo de Estados miembros empieza a funcionar
el 5 de febrero de 2014 y de ¢l forman parte todos los Estados
miembros. Su constitucion y la representacion espafiola pue-
de consultarse en https://ec.europa.cu/health/sites/health/files/
ern/docs/ern_board members_en.pdf (Gltima consulta el 24 de
julio de 2017). La intensa actividad del Consejo se refleja en los
manuales de procedimientos, actividades y resoluciones, que se
actualizan constantemente en su link especifico, dentro de la
pagina de las ERNSs, http://ec.europa.eu/health/ern/board mem-
ber_states en.

«organismo de evaluacion» designado por la Comi-
sion y que debera realizar sus actuaciones de acuerdo
a un nuevo Manual de evaluacion (arts.14 y 15)%.
Este o6rgano debe verificar y evaluar: el cumplimien-
to de los criterios y condiciones establecidos en la
Decision delegada, de los objetivos de la Directiva
y los resultados y el rendimiento de la red, asi como
la contribucién de sus miembros al desarrollo y fun-
cionamiento de la ERN. El Informe de evaluacion de
la red y de los miembros se remite a la Comision, al
Consejo de Direccion de la Red y a sus miembros,
que podran realizar alegaciones también en el plazo
de 2 meses. Comprobados todos estos requisitos, el
Consejo de Estados tiene la competencia para veri-
ficar la continuidad de la red o, en su caso, su di-
solucion o la pérdida de la condicion de miembro.
Aunque, dada la trascendencia de esta decision, se
prevé el plazo de un afio que se ofrece a la red o al
miembro afectado para subsanar las deficiencias de-
tectadas. Este plazo solo se puede ofrecer a una red
o un de sus miembros en concreto si el Consejo de
Direccioén de la red en cuestion ha presentado previa-
mente un plan de mejora.

Principalmente fruto de esta evaluacion o si con-
curren determinadas circunstancias, la norma prevé
los supuestos tasados que pueden suponer la disolu-
cion de una de las redes creadas o la pérdida del esta-
tus de miembro (arts. 11 y 12). Asi, la red debe disol-
verse en estos casos: si se reduce el nimero minimo
de prestadores o de Estados miembros requerido por
la Decision; si hay informe de evaluacion negativo
del Consejo de Estados; si lo decide el Consejo de
Direccion de la Red; o si el coordinador de la red no
solicita la evaluacion en el plazo de 5 afios previsto.
La pérdida de condicion de miembro se puede de-
ber a uno de estos motivos: por retirada voluntaria,
por decision del Consejo de Direccion de la red, si el
miembro se negara a ser evaluado, hubiera un infor-
me negativo sobre el miembro o si el Estado donde
esta establecido notifica el incumplimiento de la le-
gislacion nacional referida a la participacion en una
ERN (en este ultimo caso, con informe motivado que
debera comunicarse a la Comision).

Finalmente, la Decision que analizamos con-
templa la forma en que debe cumplirse el objetivo
de Intercambio de informacion sobre la creacion y

26 Los Manuales de valoracion y evaluacion deben basarse
en practicas reconocidas internacionalmente y recoger los prin-
cipios y metodologias basicos para tal realizacion (Preambulo,
apartado 12). Estos procedimientos aparecen exhaustivamente
recogidos con relevante informacion complementaria en http://

ec.europa.eu/health/ern/implementation/call/more_info_en.
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evaluacion de redes, uno de los objetivos nucleares
de esta politica de cooperacion. Los mecanismos
para hacerlo realidad y que reflejan una concepcion
rigurosa de transparencia se concretan en su art. 16
y son:

* la puesta a disposicion del publico de la infor-
macion general sobre la creacion y evaluacion de
redes, y especialmente la referida a los Manuales
de valoracién y evaluacion;

 la publicacién de la lista de redes y sus miem-
bros, que debe actualizarse periddicamente junto
con los informes de valoracion y evaluacion po-
sitivos de las redes y las decisiones del Consejo
de Estados miembros;

* la organizacion de conferencias y reuniones de
especialistas para el debate técnico y cientifico
entre los miembros de las redes;

* ¢l suministro a las redes de medios y herra-
mientas de comunicacion electronica.

4.4 La primera convocatoria de manifestacio-
nes de interés y la aprobacion de las 24 primeras
ERN: marzo de 2017.

Tras la publicacion de estas normas, el Grupo
de Expertos de Enfermedades Raras de la Comision
en colaboracidén con las estructuras especificas de
la Joint Action RD-Action «Matchmaker» for Rare
Diseases ERNs, decidieron el proceso de implemen-
tacion de esta accidon coordinada. El enfoque fue la
creacion de 21 Grupos Tematicos®’ que agruparan
las patologias relacionadas para organizar las ERN.

27 Los Grupos Tematicos finalmente identificados y las
manifestaciones de interés de los prestadores de asistencia
han sido los siguientes: enfermedades endocrinas raras (71),
enfermedades hematologicas raras (65), enfermedades neuro-
logicas raras (61), enfermedades pulmonares raras (61), tras-
tornos epidérmicos raros (56), cancer pediatrico (54), cancer en
adultos (67), enfermedades metabolicas hereditarias raras (69),
enfermedades neuromusculares raras (61), malformaciones y
anomalias del desarrollo (37), enfermedades oOseas raras (37),
enfermedades renales (38), enfermedades vasculares multisis-
témicas (31), enfermedades oculares raras (30), enfermedades
urogenitales raras (29), anomalias craneo faciales raras y ORL —
oido, nariz y garganta— (28), enfermedades del tejido conectivo
raras(26), epilepsia compleja y rara (28), enfermedades hepati-
cas raras (28), enfermedades cardiacas raras (24), inmunodefi-
ciencias y enfermedades autoinflamatorias y autoinmunes (24),
tumores genéticos (23), trasplante en nifios (20), enfermedades
gastrointestinales raras (20).

En el primer registro de prestadores de asistencia, nuestro
pais present6 61 candidaturas. Finalmente, tras la convocatoria,
se han quedado reducidas a 48 con ubicacion en 18 de los 24
grupos finalmente creados
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Y crear una herramienta on line para que cualquier
proveedor de asistencia manifestara su interés por
participar en alguna de las redes, se distribuyeran
las respuestas de los interesados y los especialistas
tuvieran la plataforma de contacto para relacionarse
entre si. Tras la puesta en marcha de este mecanismo
en diciembre de 2015, tras sendas reuniones en julio
de 2015 (Bruselas y Lisboa), con 580 respuestas de
adhesion, mas de 50 grupos de profesionales intere-
sados y una veintena de solicitudes potenciales de
redes, el Grupo de Expertos formul6 una sintesis con
la documentacion agregada de los candidatos que se
hizo publica en marzo de 2016, tras haberse llegado
a acuerdos entre los distintos centros interesados y
el nombramiento de coordinadores de grupos entre
ellos y los Estados, ampliandose los Grupos Tema-
ticos a 24. Este fue el pistoletazo de salida, cum-
pliendo el plazo de 2 afios desde la aprobacion de la
normativa de implementacion de las ERN, para que
el 16 de marzo de 2016 fuera publicada la primera
convocatoria oficial de manifestaciones de interés,
en cumplimiento de la Decision Delegada de 10 de
marzo de 2014, estableciéndose un doble plazo para
presentacion de solicitudes, hasta el 21 de junio para
las ERN que solicitaran fondos presupuestarios para
su constitucion y del 23 de junio al 22 de julio para
las ERN que no optaran a financiacion.

Entre agosto y noviembre se llevo a cabo el
proceso de evaluacion, validacion y auditoria, que
siguiendo el procedimiento previsto en la Decision
Delegada de 10 de marzo se desarrollé de este modo:

1. Fase de verificacion de elegibilidad: la Comi-
sion Europea completo la primera parte de verifi-
cacion de requisitos en agosto de 2016, con el re-
sultado de que todas las redes solicitantes fueron
evaluadas positivamente y solo 5 prestadores de
asistencia sanitaria no pasaron este proceso por
la falta de apoyo de su Estado miembro. El Orga-
nismo Evaluador Independiente completd la fase
de verificacion en septiembre?.

2. Fase de evaluacion técnica y revision de do-
cumentacion: a finales de octubre se habian revi-
sado todas las solicitudes y el muestreo de pres-
tadores de asistencia y coordinador de red y en
noviembre se habia realizado la auditoria in situ
del coordinador y dos prestadores de asistencia
de las redes propuestas?.

28http://ec.curopa.cu/dgs/health food-safety/dyna/enews/
enews.cfim?al id=1712, recuperado el 20 de julio de 2017

29 http://europa.cu/rapid/midday-express-24-10-2016.
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3. Emision de Informe de Evaluacion técnica del
Organismo Independiente para valoracion por el
Consejo de Estados que fue remitido a los Esta-
dos miembros el 15 de noviembre.

4. El Consejo de Estados anuncia el 15 de di-
ciembre las solicitudes positivas de ERN*’, cuyo
listado definitivo sera publicado en enero de
20173

5. La 3.* Conferencia de ERN, que se celebr6 en
Vilnius (Lituania), los dias 9 y 10 de marzo de
2017 lanzara las primeras ERN para su inmediata
puesta en funcionamiento hasta la primera revi-
sion del proyecto que serd en 202232,

A partir de aqui, es previsible que los Estados
miembros propongan centros asociados, colaborado-
res y nacionales que puedan integrarse en alguna de
las redes creadas (aunque el procedimiento de desig-
nacion todavia no ha sido aprobado*® ), y se iran lan-
zando nuevas convocatorias para potenciales miem-
bros de las ERN, como prevé la Decision Delegada
de 10 de marzo de 2014.

Es destacable que la informacion y publicidad
sobre todo el proceso esta siendo exquisita, siendo

htm#15, recuperado el 20 de julio de 2017. Es especialmente
destacable la potente calidad del procedimiento de evaluacion
técnica multiple que se ha aplicado, a través de la triangulacion
de la informacion combinando varios métodos de evaluacion.
Primero con una revision interna entre todos los centros homo-
logos candidatos a una red de acuerdo a los criterios especificos
que definen conocimiento y competencia y el posterior refrendo
del Estado miembro; el muestreo selectivo sirve para validar la
evaluacion, al haberse producido un primer muestreo de toda la
documentacion de los prestadores y una posterior evaluacion in
situ incluido el centro coordinador (muestreo del muestreo), de
modo que todos los Estados miembros han pasado por esta al
menos en uno de sus prestadores de asistencia sanitaria propues-
tos; finalmente con una revision externa de la documentacion
completada por un organismo de evaluacioén independiente.

30https://ec.europa.cu/health/ern/implementation/call_en.

31 http://ec.europa.eu/health/ern/networks_en, ultima con-
sulta, 24 julio de 2017. En este link aparecen las 24 redes final-
mente designadas, con los respectivos vinculos de cada una de
ellas.

En la resolucion final de la convocatoria, las ERN estaran
presentes en 26 paises, 300 hospitales y 900 unidades de alta
especializacion.

32 Eltexto completo de las conferencia, en http://ec.europa.
eu/health/sites/health/files/ern/docs/ev_20170309 frep en.pdf
(Gltima consulta el 24 de julio de 2017)

33 En una comunicacion del 20 de mayo de 2016 el Con-
sejo de Estados miembros publica los criterios en que deberia
basarse este procedimiento (vid esta comunicacion en https:/
ec.curopa.eu/health/sites/health/files/ern/docs/boms_strategic-
view_affiliatedpartners_en.pdf).

ademas contrastable y actualizada constantemente en
las multiples paginas web de los organismos euro-
peos con competencias generales en salud®, la pagi-
na web especifica sobre las ERNs*® , el del Grupo de
expertos de la Comision en Er*® , la RD-Action’” , o
las asociaciones de pacientes representadas en EU-
RODIS* . En un trabajo de estas caracteristicas es
imposible plasmar el cimulo de informacion aporta-
da, por lo que nos remitimos a los principales links y
a la actualizacion al dia en la pagina web de la Comi-
sion sobre politica y acciones en ERNs.

4.5 Estado actual del proceso de verificacion de las
redes y perspectivas de desarrollo tras la Confe-
rencia de Vilnius

El 9 de marzo de 2017 marc6 un momento his-
torico para la asistencia sanitaria europea. No so6lo
era la fecha de nacimiento de las primeras 24 redes
europeas de referencia, sino el inicio de una nueva
era de cooperacion en el ambito de la salud. Repre-
sentantes de las ERN, los Estados miembros, pacien-
tes y responsables politicos se reunieron en Vilnius
(Lituania), en el seno de la 3* Conferencia ERN en
tono a cuatro mesas redondas que abordaron la orga-
nizacion y gestion, las politicas y acciones de apoyo,
la importancia de la integracion de las ERNs y los
sistemas nacionales de salud y, en fin, el itinerario a
seguir para el futuro. Reconociendo el éxito de este
mecanismo de cooperacion transfronteriza, los retos
técnicos y logisticos para su completa implementa-
cion son todavia importantes.

Las principales conclusiones de esta Conferencia
Se centraron en estos temas:

1°) Las posibilidades de las nuevas tecnologias.
En este sentido, se estd desarrollando la deno-
minada ERN IT PLATFORM, plataforma on line
colaborativa que incluye un Sistema de Gestion
de Pacientes Clinicos seguro, un sitio web o por-
tal publico y herramientas de e-formacion. Los
avances para abordar el desarrollo de un Registro

34 https://ec.europa.eu/health/ern/implementation/call en;
http://ec.europa.eu/dgs/health food-safety/dyna/enews/enews.
cfm?al id=1712.

35http://ec.europa.eu/health/ern/policy en

36 http://ec.europa.eu/health/rare diseases/expert group en.

37http://www.rd-action.eu/.

38 http://www.eurordis.org/es/news/participa-en-las-redes-
europeas-de-referencia.
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comun interoperable para las ERN, con el apoyo
de la Comision (DG Sanidad) y el Grupo de Ex-
pertos, se centran en el disefio de instrumentos
para mejorar el acceso a los registros existentes y
su informacion. La mejora en los registros exis-
tentes es la clave para responder al reto tecno-
logico y las aplicaciones de la telemedicina que
son los pilares del trabajo e investigacion en red
a que aspiran las ERNs.

Esta Plataforma aspira a convertirse en la columna
vertebral de las redes, facilitando la comunicacion
entre los miembros, la gestion de documentos y
la organizacion de trabajo y eventos. Uno de sus
pilares, el Sistema de Gestion de Pacientes Clini-
cos de ERN servira para compartir datos clinicos,
incluyendo imagenes médicas. El reto tecnologi-
co es que todas las redes utilicen el mismo siste-
ma, unica forma para posibilitar la colaboracion
cruzada en los casos en que sea necesaria la ex-
periencia de mas de una ERN (hecho comun en
las enfermedades raras, por las afecciones multi-
sistémicas y complejas que conllevan). Aunque
todavia esta por construir juridicamente la com-
particion de datos sanitarios de los pacientes, la
idea seria implicarlos en el sistema, configurando
un tipo de consentimiento de cesion comun y un
conjunto minimo de datos estandar que pudiera
conducir a conclusiones clinicas sobre el diag-
noéstico y el tratamiento. El registro y almacena-
miento con fines de investigacion conllevara un
consentimiento adicional. En este extremo seria
importante solucionar la dispersion de registros
de pacientes, cerca de 600 operados a nivel local,
regional o nacional, algunos operados por cen-
tros sanitarios y otros incluso administrados por
ciudadanos a titulo individual. Se plantea en este
sentido la creacion de una plataforma web con ac-
ceso a las colecciones de datos de enfermedades
raras y establecer unas normas comunes para los
registros existentes y aquellos nuevos que puedan
crearse. Los retos técnicos, legales y ligados a la
proteccion de datos son relevantes, partiendo de la
existencia de distintas normativas nacionales, con
conceptos diversos sobre la propiedad de datos, la
confidencialidad o las reglas de consentimiento.
Aunque es posible que las diferencias tiendan a
difuminarse con la entrada en vigor del nuevo Re-
glamento europeo de proteccion de datos, siguen
siendo importantes los retos juridicos y éticos que
plantea este proyecto comun del Registro europeo
de Enfermedades raras®.
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39 Este tema, de enorme complejidad técnica y juridica,

Ademas, se plantea también el tema de la com-
patibilidad e integracion con los datos ya reco-
pilados a través de otros sistemas de informa-
cion comunitarios, como ORPHANET, con su
sistema de codificacion de enfermedades raras,
EUROCAT y SCPE. Es evidente que la transfe-
rencia de los conocimientos y la experiencia de
las redes existentes a nivel europeo deben ser el
punto de partida para el funcionamiento eficaz de
las ERN, aprovechando las herramientas existen-
tes y dandoles la continuidad e interoperabilidad
requerida para el conocimiento complejo comun.

2°) La insistencia en robustecer el marco politi-
co y juridico sobre el que se han sustentado las
ERN, siendo imprescindible la continuacion del
apoyo financiero como Connecting Europe, Ho-
rizonte 2020 y el Fondo Europeo de Inversiones.

3°) La necesidad programas conjuntos para ali-
near las estrategias de investigacion de los Es-
tados miembros sobre enfermedades raras. Con
el convencimiento de que el éxito de las ERN
dependera de su integracion en los sistemas na-
cionales de salud. No obstante, la preocupacion
por la enorme carga de trabajo, cientifica y bu-
rocratica, es comun entre los proveedores de
asistencia sanitaria. Ademas, ni los modelos de
centros de referencia, ni los sistemas de reem-
bolso son idénticos en los paises, por lo que se
pensara en una plataforma de intercambio de ex-
periencias para apoyar objetivos comunes de las
ERN. Otros temas a solucionar seran el modelo
de reembolso de las “consultas virtuales” entre
pacientes y profesionales de distintos Estados y
en el seno de la red de referencia, o el no menos
complicado de la responsabilidad profesional en
el caso de pacientes derivados a una de estas re-
des trasnacionales. Es evidente que el armazon
estructural estd diseflado, pero los interrogantes
juridicos y la necesidad de implementar un di-
seflo normativo de estas cuestiones comunes es
un enorme reto que habra que afrontar desde una
vision plural y global del derecho.

4°) Mirando hacia el futuro, a medida que las re-
des evolucionan, deben encontrar una manera
de ser mas inclusivas para dar cabida a aquellos

debera ser estudiado con profundidad en el futuro, como tnica
garantia para el desarrollo juridicamente adecuado de las ERN.
Algunas de las cuestiones planteadas son analizadas, desde una
perspectiva general, en el colectivo Reglamento general de Pro-
teccion de Datos. Hacia un nuevo modelo europeo de privaci-
dad”, Dir. PINAR MANAS, J.L., Ed. Reus, Madrid, 2016.
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prestadores que, sin cumplir los exigentes requi-
sitos para ser miembros de pleno derecho de las
ERN, puedan sin embargo ostentar el estatus de
“socio afiliado”, permitiendo aprovecharse de las
ventajas en investigacion y acceso a todos los ciu-
dadanos europeos. Para los proveedores, la expe-
riencia de trabajar en una ERN puede variar, ya
que el nimero de miembros y la amplitud de las
enfermedades cubiertas varian considerablemente.
La red mas pequena tiene 18 miembros, mientras
que la mayor cuenta con 73. Sin embargo, todos
los proveedores comparten una vision de como las
redes deben funcionar, en base a la confianza legi-
tima y la buena cooperacion entre los miembros.
Y ello para recibir o proporcionar segundas opi-
niones sobre casos raros o complejos, colaborar
en proyectos de investigacion y utilizacion de tec-
nologias de vanguardia. La participacion reportara
indudables ventajas: reconocimiento profesional,
atraccion de pacientes y de otros profesionales,
utilizacion comun de diagndsticos y tratamientos
avanzados compartiendo equipos virtuales multi-
disciplinarios en plataformas seguras.

En fin, el objetivo es encontrar una manera de
ser mas incluyente sin crear mega redes difici-
les de manejar, cerradas y que terminen haciendo
la desigualdad de acceso o una doble velocidad
problemas que son principalmente la razén de ser
de este proyecto europeo.

5°) Los pacientes, epicentro de las ERN, deben
estar representados activamente en los 6rganos
asesores de las redes como socios clave. Los
avances en este sentido desde la plataforma EU-
RORDIS han sido importantes en esta ultima re-
union, y deben seguir siéndolo. Ademas, se soli-
cit6 una reflexion sobre el apoyo nacional, logis-
tico y financiero a cada una de las organizaciones
de pacientes que componen EURORDIS.

Estas apuestas de futuro se han visto reforzadas,
al culminar la Presidencia maltesa, por el Consejo en
junio de 2017 con la adopcion de sus “Conclusiones
sobre el fomento de la cooperacion voluntaria entre
los sistemas sanitarios de los Estados miembros” *
que podria propiciar la mejora de los resultados para
pacientes y profesionales sanitarios y aumentar la
eficiencia de los sistemas de salud. Este se ve como
uno de los mecanismos esenciales en materia de en-
fermedades raras, en la idea de mejorar el acceso de

40 OJ C 206, 30.6.2017, p. 3-7, disponible en http://
eur-lex.europa.eu/legal-content/ES/TXT/?uri=uriserv:0J
.C_.2017.206.01.0003.01.SPA

los pacientes a los tratamientos, asi como aumentar
los conocimientos técnicos en los Estados miembros
y el acceso a tecnologias sanitarias innovadoras. En
concreto, en su Considerando 31, se sefiala que los
Estados deben ayudar a las ERN a alcanzar su obje-
tivo primero, a saber, proporcionar un mejor acceso
a los pacientes que requieran asistencia sanitaria su-
mamente especializada, a fin de superar los obstacu-
los de acceso y de reducir las desigualdades entre los
ciudadanos europeos. Se trata, en particular, de:

a) Valorar la disposicion y la capacidad de las
ERN para desempenar un papel en la formacion
altamente especializada y el desarrollo profesio-
nal continuo de los profesionales de la salud, en
particular a través del aprendizaje y la formacion
electronicos y los intercambios a corto plazo para
reforzar la capacitacion del personal sanitario a
través de los proveedores de asistencia sanitaria
de la ERN y para desarrollar sus conocimientos y
experiencia en el diagnostico, tratamiento y cui-
dado de los pacientes;

b) Reflexionar para encontrar maneras de estimu-
lar la investigacion innovadora sobre enfermeda-
des extremadamente raras a través de las RER,
de poner en comun datos objetivos sobre la efica-
cia de las tecnologias innovadoras y de capturar
datos comparables y fiables, asi como otros datos
pertinentes, a partir de registros de pacientes in-
teroperables.

Los ministros también se han mostrado de acuer-
do en que el intercambio de informacidn sobre politi-
cas nacionales en materia de precios y reembolsos y
sobre acuerdos relativos a los precios de los medica-
mentos podria mejorar la transparencia y reforzar la
posicion de los Estados miembros en las negociacio-
nes con el sector, al tiempo que se gana en términos
de accesibilidad de los medicamentos.

El Real Decreto RD 81/2014, de 7 de febrero,
por el que se establecen normas para garantizar la
asistencia sanitaria transfronteriza, y se modifica el
Real Decreto 1718/2010, de 17 de diciembre, sobre
receta médica y ordenes de dispensacion, incorpo-
rando a nuestro ordenamiento la Directiva 2011/24/
UE, enumera entre sus objetivos el de favorecer la
cooperacion sanitaria entre Espafia y el resto de la
Unién Europea. La politica comunitaria que estamos
analizando ve su reflejo en los arts. 21 y 22, trasla-
dando los principios que en materia de informaciéon
sobre enfermedades raras y cooperacion entre cen-
tros de referencia europeos preveia la Directiva.
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El Reglamento recoge en su art. 21 que corres-
ponde al Ministerio de Sanidad establecer el procedi-
miento para que los Centros, Servicios o Unidades de
Referencia (CSUR) del SNS*' puedan «pertenecer o
colaborar» con las redes europeas de referencia, pre-
vio acuerdo del Consejo Interterritorial del Sistema
Nacional de Salud (CISNS) y tras la propuesta del Co-
mité de Designacion de Centros, Servicios y Unidades
de Referencia (CSUR). Este es el escueto contenido de
la regulacion reglamentaria en nuestro Estado.

Por tanto, habia que disefiar este procedimiento,
con los tramites formales requeridos, antes de marzo
de 2016, al objeto de dar la oportunidad a nuestros
prestadores de asistencia sanitaria que tuvieran la de-
signacion formal de CSUR para participar en la pri-
mera convocatoria de manifestaciones de interés en
la ERNs. Pues uno de los requisitos principales esta-
blecidos por la Decision de ejecucion de la Comision
(art. 3.3) era que todas las solicitudes de admision
deberan ir acompafiadas de una declaracion por es-
crito del Estado miembro en el que esté establecido
el prestador de asistencia sanitaria en cuestion, en la
que se certifique que su participacion en la propuesta
de creacion de una red es conforme con la legislacion
nacional de dicho Estado miembro.

El 24 de febrero de 2016, a un mes vista de la
primera convocatoria, y a mi juicio con bastante
precipitacion, el Comité de Designacion de CSUR
hace publico el Acuerdo «para facilitar que los pres-
tadores de asistencia sanitaria puedan acceder a ser
miembros de las ERN». En este se llega a afirmar
que «dado que no se prevé la celebracion de un Pleno
del CISNS antes de la mencionada convocatoria de la
Comision Europea, se debe alcanzar el acuerdoy» so-
bre algunas cuestiones, «en tanto se elabore la corres-
pondiente norma juridica», tal como prevé el art. 21
del Reglamento. Este Acuerdo seria ratificado por el
Consejo Interterritorial el 13 de abril de 2016, un mes
después de la publicacion de la primera convocatoria
de interés europea. Por tanto, y esta es la primera cri-
tica que debemos realizar a la actuacion en la materia
por parte de nuestras autoridades sanitarias, ha existi-
do una absoluta falta de prevision e incluso el incum-
plimiento, o al menos el cumplimiento condicionado,
de las disposiciones reglamentarias, pues ni existio ni
existe todavia norma ministerial que refrende con el
empaque juridico requerido la accion ERN.

El procedimiento que se arbitra resulta también
un tanto caodtico, puesto que, dada la situacion actual

41CSUR designados de acuerdo al procedimiento estable-
cido en el RD 1302/2006, de 10 de noviembre, por el que se
establecen las bases de designacion de CSUR del SNS.
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de los CSUR especificos de enfermedades raras de
nuestro Sistema Nacional de Salud, que empiezan
a designarse sobre este tipo de patologias hace dos
escasos afos¥, se deben especificar distintas situa-
ciones, con condicionantes y criterios diferenciados,
dependiendo de si es un CSUR ya designado o no.
Y ademas supeditado a numerosas circunstancias,
no estrictamente relacionadas con los indicadores
cientificos y de actividad de los posibles candidatos,
sino mas bien de la voluntad politica de las autori-
dades sanitarias autonomicas en las que se ubica el
prestador de asistencia sanitaria, o del albur de que
ya se encuentre en estudio su posible designacion
como CSUR, o que la patologia concreta todavia no
haya sido objeto de valoracion para ostentar este ca-
tegoria. Bien es sabido que este proceso esta siendo
forzosamente gradual y que la reticente crisis eco-
némica ha paralizado en gran medida el proceso de
designacion. Por tanto, otra de las criticas que debe
hacerse al procedimiento para el acceso a las ERN en
nuestro pais es que se han limitado enormemente las
posibilidades de numerosos centros especializados
en patologias incluidas en alguno de los Grupos de
ERNSs a nivel europeo, al exigirse el estatus juridico
de CSUR para poder acceder a la convocatoria. Esto
es, se han primado mas los criterios burocraticos que
los propiamente sanitarios para conformar un proce-
dimiento de tal envergadura y trascendencia.

42 Tras el Acuerdo del Consejo Interterritorial de 16 de
abril de 2016, existen ya 277 CSUR designados por nuestro
SNS, y son 52 las patologias o procedimientos para los que se
ha considerado necesario su reconocimiento. El afio 2015, y
frente a los criterios preferentes de designacion que desde el afio
2006 habian primado para la constitucion de nuevos CSUR, el
Ministerio aprobd mediante tres Ordenes de 9, 15y 23 de enero
de 2015, por vez primera, la autorizacion de centros de referen-
cia en enfermedades raras (enfermedades metabolicas congéni-
tas, como la glucogenosis, las enfermedades peroxisomales, o
las enfermedades lisosomales; y para sindromes neurocutaneos,
como son las neurofibromatosis, la esclerosis tuberosa, o la en-
fermedad de Von-Hippel Lindau, Er que cursan con trastornos
del movimiento o trastornos complejos del sistema nervioso).
A partir de este momento el numero de patologias raras se ha
ampliado, pero siguen existiendo importantes déficits en grupos
de patologias como las maxilofaciales, inmunoldgicas, respira-
torias, dermatologicas y endocrinas, y que se culmine el pro-
ceso de acreditacion de otras, como las neuromusculares. La
informacion completa de los CSUR y los grupos de patologias
en la actualidad puede consultarse en https://www.msssi.gob.es/
profesionales/CentrosDeReferencia/PatologiasCSUR.htm.

Con fecha 21 de junio de 2017, el Consejo Interterritorial
ha aprobado la designacion de otros 28 CSUR para atender 13
patologias. Ademas se han aprobado 2 propuestas de nuevas
patologias para designar CSUR (coagulopatias congénitas y
patologia compleja hipotalamo-hipofisaria) , pendientes toda-
via de ratificacion y publicacion mediante Resolucion del Mi-
nisterio de Sanidad, Servicios Sociales e Igualdad. La nota de
prensa del Ministerio sobre este Acuerdo (todavia no publicado)
puede consultarse en http:/www.actasanitaria.com/wp-content/
uploads/2017/06/21.06.2017-np-consejo-interterritorial-de-

salud.pdf
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El procedimiento comienza por la presentacion
de solicitudes, ante el Comité de Designacion de
CSUR, por la Comunidad Auténoma en la que se
ubique el prestador de asistencia sanitaria/CSUR,
de acuerdo a la documentacion recogida en los Ane-
xos IT y IIT del Acuerdo®. Recibidas las solicitudes,
la Secretaria del Comité comprueba la documenta-
cion y el cumplimiento de los requisitos exigidos
y se eleva al Comité de Designacion, que estudia
las solicitudes y emite el correspondiente informe
segun los criterios a aplicar en las distintas situacio-
nes en que se puede encontrar el solicitante, acordes
con el desarrollo del proyecto CSUR en el SNS. Las
situaciones contempladas son hasta 6, dependiendo
del momento procesal en que se encuentre el candi-
dato y los condicionantes referidos a si han sido es-
tablecidos los criterios de designacion por el CISNS
para la atencion de patologias o procedimientos in-
cluidos o similares al area objeto de atencion de la
ERN, si estan pendientes de ser acordados, si estan
pendientes de abordaje o si ni siquiera se ha con-
siderado su atencién. Y a la vez, si los centros han
sido admitidos a este proceso, si ya han sido pro-
puestos, si no se ha abierto el proceso de presenta-
cion de solicitudes o si todavia no se ha planteado el
abordaje en nuestro SNS de la patologia.

En realidad, no llega a comprenderse muy bien
toda esta literatura procedimental, pues solo si un
CSUR ha sido designado o si cuenta con la propuesta
de designacion del Comité (pendiente de ratificacion
por el CISNN y de la correspondiente Resolucion
ministerial), puede optar a la convocatoria euro-
pea de ERNs. Tan claro como queda explicito en el
cuadro sindptico contenido en el propio Acuerdo, y
como recoge su apartado 4, que establece el modo
de formalizacion de la Declaracion escrita del Esta-
do miembro que avale la concurrencia al proceso de
manifestaciones de interés (requisito imprescindible
segun la normativa comunitaria, como hemos anali-
zado). El 6rgano competente para emitir esta Decla-
racion de conformidad con la legislacion espafola es
el Director General de Cartera Basica de Servicios
del SNS y Farmacia del Ministerio.

43 Esta solicitud debe ir acompafiada de: Informe favo-
rable de la autoridad competente de la Comunidad Autéonoma
donde esté ubicado el centro apoyando la solicitud del prestador
de asistencia sanitaria para ser miembro de una ERN; solicitud
del prestador de asistencia sanitaria para obtener la conformi-
dad para acceder a ser miembro de una ERN, firmada por el
responsable de la Unidad Clinica y la Direccion del Centro (el
formulario se recoge en el citado acuerdo del Comité); copia
del impreso de solicitud que el prestador de asistencia sanitaria
va a presentar a la convocatoria de la Comision Europea para
participar como miembro de una determinada ERN.

En cualquier caso, esta tltima fase del procedi-
miento prevé un mecanismo adicional (no contem-
plado por cierto en la normativa comunitaria) para
facilitar que los prestadores de asistencia que cuen-
ten con la propuesta de designacion como CSUR del
Comité de Designacion, pendiente de ser ratificada
por el CISNS y Resolucion del Ministerio, y previo
informe provisional del Comité, puedan acceder a
ser miembros de una ERN. Se trata de una comuni-
cacion informativa emitida por el Director General
informando del proceso, supeditando la Declaracion
requerida por las instancias comunitarias a la finali-
zacion del proceso de designacion. Una vez publica-
das las ERNs en el transcurso del afio 2017 no hemos
podido comprobar si este procedimiento arbitrado
fuera de los estrictos margenes de la norma comuni-
taria ha sido aplicado o ha tenido algun efecto, pues
no existe informacion disponible en la pagina web
del Ministerio.

Pero por lo pronto ya podemos hacer una va-
loracion aproximativa de la restrictiva transposi-
cion de la Directiva comunitaria, con los datos del
resumen de aplicaciones ofrecido por EURORDIS.
Espafia presentd su candidatura a un total de 18
Redes Europeas de Referencia de las 24 , pero con
un numero significativamente menor de candidatos
que otros Estados miembros. En concreto, Espaia
ha presentado 48 centros o unidades de referencia,
frente a Estados como Italia, que ha presentado 192
centros, Francia con 129 candidatos, Alemania con
125, Reino Unido con 118, Paises Bajos con 92 o
Bélgica con 65. Finalmente, Espafa estara presen-
te con 42 CSUR en 17 ERN*. La mitad de ellos se
localizan en Cataluia, que se distribuyen entre 16
ERNSs; la Comunidad de Madrid se posiciona como
la segunda autonomia que mas centros aporta a las
redes. Le siguen otros dentros de Andalucia, Co-
munidad Valenciana, Galicia, Murcia y Pais Vasco.
Por otro lado, Espafia también destaca como coor-
dinadora de una de estas redes. En concreto, sera el
Hospital Universitario La Paz quien lidere la red de
transplante infantil (TRANSCHILD).

En fin, debemos también hacer una breve refe-
rencia al art. 22 del Reglamento, que encomienda al
Ministerio, con el fin de desarrollar las capacidades
de diagnostico y tratamiento de las enfermedades

44 El listado de centros espafioles que forman parte de las
ERN puede consultarse en http://www.enfermedades-raras.org/
index.php/redes-europeas-de-referencia/8001-conoce-la-parti-
cipacion-de-espana-dentro-de-las-erns, y http://www.enferme-
dades-raras.org/images/membersSpain.pdf , rescatado el 24 de
julio de 2017.
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raras y facilitar su conocimiento, el suministro de in-
formacion tanto a los profesionales sanitarios como
a los pacientes sobre las herramientas existentes en
Espafia y en la Union Europea para facilitar la prac-
tica clinica en las enfermedades raras, tales como
los Centros, Servicios y Unidades de Referencia del
Sistema Nacional de Salud de Espafia y las Redes
Europeas de Referencia relacionadas con estas enfer-
medades. Asi como de las posibilidades que ofrece
el Reglamento (CE) n.° 883/2004, de 29 de abril de
2004, para la remision de los pacientes con enferme-
dades raras a otros Estados para diagndsticos y tra-
tamientos que no estén disponibles en nuestro pais.
Sin embargo, restringiendo los derechos previamente
consolidados en aquella norma, el ANEXO II limita
su ejercicio, al incluir entre las prestaciones sanitarias
sometidas a autorizacion previa en todo caso: aque-
llas técnicas, tecnologias o procedimientos incluidos
en la cartera comun de servicios del SNS selecciona-
das en base a la exigencia del uso de procedimien-
tos o equipos médicos sumamente especializados, a
la necesidad de atencion a pacientes con problemas
complejos, o a su elevado coste econémico, y en con-
creto —entre otros—: los tratamientos farmacolédgicos
o con productos biolégicos, cuyo importe mensual
sea superior a 1.500 Euros, o la atencion a patolo-
gias y realizacion de procedimientos para los cuales
se han designado servicios de referencia, de acuerdo
con el Real Decreto 1302/2006, de 10 de noviembre,
por el que se establecen las bases del procedimien-
to para la designacion y acreditacion de los centros,
servicios y unidades de referencia del Sistema Na-
cional de Salud, incluidos en el anexo III del Real
Decreto 1207/2006, de 20 de octubre, por el que se
regula la gestion del Fondo de Cohesion Sanitaria, o
se han establecido redes de referencia en Europa. Es-
pecialmente este ultimo requisito no se comprende,
pues muchos de los pacientes afectados por una ER
precisamente necesitan acceder a tratamientos, tera-
pias o intervenciones que no estan recogidos en esta
Cartera basica, esto es, cubiertos por nuestro SNS, y
la posibilidad de acceso a una ERN cubriria ese vacio
normativo y factico. Sin embargo, esta via parece ve-
dada por nuestra normativa que, inexcusablemente,
debe ser modificada.

Por tanto, de nuevo se ha perdido la oportunidad
en esta norma de avanzar en materia de derechos de
los enfermos raros, sometiéndoles al mas riguroso de
los regimenes posibles de acceso a la asistencia sani-
taria transfronteriza y dejando al albur del desarrollo
normativo la posibilidad de ejercer sus derechos en el
espacio sanitario europeo.
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6. CONCLUSIONES: UN FUTURO POR
CONSTRUIR PARA LA GARANTIA DEL
DERECHO DE MOVILIDAD ASISTENCIAL
EUROPEA DE LOS ENFERMOS RAROS Y LA
TRANSFERENCIA DE CONOCIMIENTOS

Aunque los avances en la estrategia politica co-
munitaria para afrontar los derechos de los pacientes
con enfermedades raras en igualdad de condiciones
que el resto de ciudadanos han sido espectaculares
desde el ano 1999, todavia son muchos los retos pen-
dientes. La Directiva de Asistencia Sanitaria Trans-
fronteriza, a pesar de sus muchos déficits, ha sido
ambiciosa a la hora de configurar por primera vez
con el empaque juridico merecido la implementacion
de una politica comin en materia de enfermedades
raras, desde el punto de vista de la informacion y, so-
bre todo, de la construccion de un espacio comparti-
do de asistencia, investigacion y conocimiento cola-
borativo y cooperativo con la puesta en marcha de las
denominadas redes europeas de referencia. Aunque
muy generosa en sus objetivos, la implementacion de
la norma y los resultados de la primera convocatoria
de manifestaciones de interés ha demostrado que su
principal funcionalidad, en esta primera etapa, sera
la creacion de redes centradas en la transferencia de
informacién y conocimiento, fundamentalmente a
efectos de investigacion. Pues hacer realidad la mo-
vilidad en la asistencia sigue sometida a los requisi-
tos generales previstos en la norma comunitaria para
el resto de los pacientes.

Los proyectos en curso ya han demostrado su uti-
lidad de cara a una politica estratégica comun, por lo
que resulta imperioso continuar en esta tonica. Para
ello era fundamental una implementacion adecuada
a nivel estatal de la normativa europea, que desde
nuestro punto de vista no ha cumplido las expecta-
tivas. El impulso de la accion comunitaria para la
identificacion y visibilidad a escala comunitaria de
los centros de referencia reconocidos a nivel estatal
y de aquellos otros que, sin tener la designacion re-
conocida, actiian como tales, no ha sido posible con
la estrecha y escueta transposicion reglamentaria y
su precipitada ejecucion, sin el desarrollo normativo
procedimental exigido hasta la fecha. Los datos fe-
hacientes de nuestra muy corta participacion en las
redes, con solo 48 centros finalmente presentados por
nuestro Estado, muy por debajo de la media euro-
pea y de los principales prestadores de asistencia de
nuestro entorno comunitario son el boton de muestra.
Ha sido por tanto una oportunidad perdida para en-
trar con broche de oro en estas redes de referencia
que deben ser, en lo esencial, estructuras comunes
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de investigacion y conocimiento en los que se ges-
tan y actualizan los tltimos resultados cientificos,
se posibilita la atencion a pacientes de otros Estados
miembros y se garantiza la posibilidad de tratamiento
ulterior en caso necesario.

En la definicion ¢ implementacion también ha
sido evidente la necesidad de que los servicios y la
experiencia estén debidamente distribuidos por toda
la Unién Europea, y de ahi las exigencias de un ni-
mero minimo de Estados para constituir la red y una
composicion equitativa de los prestadores de asis-
tencia europeos. La idea subyacente es que todos los
Estados se esfuercen en determinar minuciosamente
sus centros de referencia, les presten el mayor apoyo
financiero posible y planteen la organizacion de ru-
tas sanitarias para sus pacientes en aplicacion estricta
del principio de reciprocidad a escala europea. Es de
esperar que nuestras autoridades sanitarias sepan re-
accionar a tiempo, faciliten la adhesion a las ERN
de los centros de excelencia que han quedado fuera
del proyecto europeo por cuestiones mas politicas,
procedimentales y burocraticas que por sus capaci-
dades investigadores o asistenciales, aceleren la de-
signacion de CSUR especializados en enfermedades
raras, establezcan mecanismos de coordinacion entre
ellos y el resto de servicios de atencidn primaria, es-
pecializada y sociales, y se reactive definitivamente
el Fondo de Cohesion, como mecanismo de solidari-
dad y equidad para el acceso a las prestaciones sani-
tarias en condiciones de igualdad en todo el territorio
nacional.

Ademas, la Directiva ha supuesto también un de-
finitivo espaldarazo a la potenciacion de las acciones
que continten el desarrollo de una red de servicios
electronicos para enfermedades raras, pues el mode-
lo de Orphanet ha resultado demostracion palpable
de como las nuevas tecnologias informaticas pueden
contribuir a establecer lazos de relacion entre los en-
fermos, a que los grupos de investigadores compar-
tan bases de datos, a la recopilacion de informacion
estadistica para la investigacion clinica, al registro de
pacientes dispuestos a participar en la investigacion
clinica, y a presentar casos a los expertos para poder
mejorar la calidad del diagnostico y del tratamiento.
Las herramientas en linea y electronicas han resul-
tado ser un importante y eficaz arma para vencer los
obstaculos afiadidos con que se encuentran los afec-
tados por una patologia minoritaria. En esta linea
seria interesante importar para las ER las medidas
de cooperacion e intercambio de informacion en la
red voluntaria europea referida a la «sanidad elec-
tronica» que se recoge en la citada Directiva sobre

asistencia transfronteriza (art. 14), especialmente util
al desarrollo de las redes interoperables necesarias
para la transferencia de conocimiento e informaciéon
en las ER. Los distintos organismos y plataformas
de accidon conjunta empefiados en el futuro de una
politica verdaderamente comun para estos enfermos
han demostrado que para seguir avanzando estas
herramientas son la clave que, en un futuro, podra
solventar los obstaculos que el mercado comun de
la asistencia sanitaria transfronteriza todavia sigue
empefiado en poner a la consolidacion de una au-
téntica ciudadania sanitaria europea. Los Acuerdos
a que se han llegado en la 3* Conferencia ERN de
Vilnius, celebrada durante los dias 9 y 10 de marzo
de 2017, plantean todos estos retos y lanzan como
eje estrella del futuro de las ERN la plataforma co-
laborativa ERN IT Platform, un proyecto que integra
mecanismos para la colaboracion de prestadores de
asistencia y profesionales participantes en las redes,
prevé la creacion de un Sistema de Gestion Clinica
de Pacientes, un portal publico y herramientas de for-
macion. El futuro dird si los retos técnicos, logisti-
cos y también juridicos que plantean estas cuestiones
pueden encontrar la solucion esperada, en el marco
de un nuevo modelo de cooperacion supranacional
para responder a los problemas comunes de las en-
fermedades poco frecuentes.

En fin, las incognitas que nos plantea el futuro
de nuestra participacion en las ERN y la politica ac-
tual en materia de enfermedades raras en general son
muchas. Parece que desde el Ministerio se pretende
avanzar en un camino conjunto de nuestros centros
de referencia y las nuevas redes europeas, entre las
que desde luego hay sinergias y convergencias, pero
también muchos déficits. Entre los interrogantes que
se nos plantean: si la idea es mejorar e incrementar
los CSUR que tienen posibilidades de participar en
las ERN, ;qué pasara con el resto?; y los grupos de
patologias donde Espafia no esta representada, /se ar-
bitrara un mecanismo o una modificacion legal para
el acceso a las redes europeas que si estan prepara-
das para ellos?; ;Coémo se adaptara nuestro sistema a
las plataformas de intercambio tecnoldgico, e inclu-
so como se accedera al posible registro europeo de
ERN, si todavia nuestro registro de enfermedades ra-
ras estd en proceso de implementacion?; ;deberemos
cambiar nuestro proceso de designacion de CSUR
para adaptarnos al modelo europeo de los “grupos de
patologias”, en vez de las patologias concretas que
ahora contempla nuestra normativa?

Es de esperar que estas dudas sean resueltas en
breve, siendo de aplaudir el interés creciente y la
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sensibilidad de nuestros dirigentes sanitarios en los
ultimos tiempos. De hecho, el abordaje de las enfer-
medades raras ha sido uno de los principales temas
tratados en el reciente Pleno del Consejo Interterrito-
rial SNS, celebrado el 21 de junio de 2017%. Segiin
la nota de prensa ministerial, “es prioritario seguir
sumando esfuerzos para avanzar en la investigacion,
mejorar la deteccion precoz y ahorrar el calvario que
supone a los enfermos y a sus familias el tiempo de
espera hasta que se diagnostica la enfermedad”. Y
asi, entre las medidas aprobadas destacan: la apro-
bacion de la distribucion de 1 millén de euros a las
comunidades autébnomas para avanzar en la atencion
a las personas con enfermedades raras y 800.000 eu-
ros, como novedad, para facilitar, en el marco de una
prueba piloto, un diagndstico mas rapido y establecer
“rutas asistenciales” que aseguren a las familias ac-
ceder a un diagnostico genético. Por fin se ha apro-
bado el Manual de Procedimientos del Registro de
Enfermedades Raras, que debe suponer la puesta en
marcha definitiva de este Registro, con el que sera
posible mantener un censo de pacientes, conocer la
incidencia y prevalencia de las enfermedades raras y
orientar la planificacion y gestion sanitaria de estas
patologias. También se abordé el problema afiadido
que todavia representan las enfermedades ultra-raras
y el de medicamentos de alto impacto econémico y
sanitario que requieren estas patologias, planteando
la necesidad de abordar el reto que supone este asun-
to para el Sistema Nacional de Salud. Para ello, se ha
creado un grupo de trabajo que tendra como principal
objetivo establecer un modelo de abordaje global de
todos estos farmacos, que permita realizar estudios
terapéuticos sobre los resultados en salud. En fin, se
han designado 28 nuevos CSUR para tratar 14 nue-
vas patologias.

En definitiva, los retos son todavia importantes,
pero el camino esta abierto a los efectos de una accion
conjunta que garantice efectivamente el intercambio
de informacién a través de las redes europeas, que
promueva una mejor clasificacion de las enfermeda-
des raras, que desarrolle estrategias y mecanismos
comunes de comunicacion en linea entre los interesa-
dos, defina indicadores sanitarios comunes y genere
datos epidemiologicos comparables a escala comuni-
taria. Y en este futurible, nuestro Estado, que ha veni-
do siendo lider y modelo entre los sistemas sanitarios
a nivel europeo e incluso mundial, debe empefiarse a
fondo. Y los juristas realizar un esfuerzo de sensibi-
lidad y solidaridad para dar el empaque cientifico a

45 http://www.lamoncloa.gob.es/serviciosdeprensa/notas-
prensa/msssi/Paginas/2017/210617estategia-ela.aspx
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estos retos que no son solo técnicos y logisticos, sino
de verdadera filigrana juridica en un tema apasionan-
te para la proteccion de la salud en pie de igualdad
de un colectivo minoritario, pero cuya arquitectura
normativa sencillamente esta en cimientos.
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