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autorización de comercialización 

investigación clínica

autorización de uso



autorización de comercialización 

investigación clínica

autorización de uso



Cada país decide 
sobre el precio & 

reembolso



• 27 miembros
(1/país)

• 1 NO + 1 ICE 
(observadores)

• 5 expertos
(elegidos por el CHMP)

Opinión FINAL sobre 
medicamentos uso 

humano



from EMA



from EMA



24 medicamentos de 

terapia avanzada
autorizados en la UE

11-2022

www.goal.com/en-bh/news/putellas-wins-uefa-women-champions-league-best-player/blt5a343deb0d17f28f



07/2009 CHONDROCELECT Autologous chondrocytes

07/2012 GLYBERA AAV-LPL gene

04/2013 MACI Matrix-induced autologous chondrocyte implantation

06/2013 PROVENGE Autologous PBMC activated with PAP-GM-CSF

12/2014 HOLOCLAR Autologous human corneal epithelial cells 

10/2015 IMLYGIC Oncolytic HSV-1 - GM-CSF 

04/2016 STRIMVELIS Autologous CD34+ - RV hu ADA gene

06/2016 ZALMOXIS Allogeneic T cells – RV HSV-TK

05/2017 SPHEROX Spheroids autologous matrix-associated chondrocytes

12/2017 ALOFISEL Allogeneic expanded adipose stem cells

06/2018 KYMRIAH Autologous T cells - LV anti-CD19 CAR

06/2018 YESCARTA Autologous T cells - RV anti-CD19 CD28/CD3 zeta CAR

09/2018 LUXTURNA AAV2-hu RPE65

05/2019 ZYNTEGLO Autologous CD34+ - LV βA-T87Q -globin gene

03/2020 ZOLGENSMA AAV9-SMN1

12/2020 TECARTUS Autologous T cells  - RV anti-CD19 CD28/CD3-zeta CAR

12/2020 LIBMELDY Autologous CD34+ cell LV human arylsulfatase A gene

07/2021 SKYSONA Autologous CD34+ cell LV human ABCD1 gene

08/2021 ABECMA Autologous T cells - LV anti-BCMA
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03/2022 BREYANZI Autologous anti-CD19 CD8+/CD4+ T cells

05/2022 CARVYKTI Autologous anti-BCMA T cells

07/2022 UPSTAZA rAAV2-hAADC

08/2022 ROCTAVIAN AAV5-FVIII gene

10/2022 EBVALLO EBV allogeneic T-cells (pending EC decision)
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CAR-T cells
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▪ medicamento biológico
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• Tratamiento de pacientes con inmunodeficiencia combinada grave 
debida a la deficiencia de adenosin deaminasa (ADA) 

• Estudio principal en 12 pacientes (6 meses-6 años)

• Los pacientes del estudio no tenían un donante de médula ósea 
apropiado y el tratamiento alternativo no había funcionado o no 
estaba disponible. 

• Supervivencia del 100% de pacientes 3 años después del tratamiento. 

• La tasa de infecciones graves disminuyó después del tratamiento y 
continuó disminuyendo con un seguimiento a más largo plazo de 
más de 3 años. 

STRIMVELIS



gacetamedica.com/investigacion/terapia-genica-curacion-pacientes-hemofilia/



www.ema.europa.eu/en/news/first-gene-therapy-treat-severe-haemophilia



www.frontiersin.org/files/Articles/521124/fimmu-11-00494-HTML/image_m/fimmu-11-00494-g001.jpg



www.frontiersin.org/files/Articles/521124/fimmu-11-00494-HTML/image_m/fimmu-11-00494-g001.jpg



• Aprobación condicional (revisión anual)

• 134 pacientes (18-70 años)

• Seguimiento 66-197 semanas (media: 2,5 años). 

• 128 / 134 pacientes (96 %) permanecieron fuera de 

profilaxis después del tratamiento

• Precio?
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células o tejidos

27

www.hindawi.com/journals/sci/2018/8031718/ 

tratamiento, prevención, diagnóstico



Somatic cell therapy
medicinal product

▪ Active substance: CELLS OR TISSUES

subject to substantial manipulation

OR

not intended for the same essential function

▪ Objective: prevention, treatment, diagnosis of disease through

pharmacological, immunological or metabolic action



▪ manipulación sustancial



▪ cambio de función celular esencial

cardiovascularnews.com/cytori-

technology-selected-for-nhlbi-

funded-trial-in-lvad-patients



www.aemps.gob.es/medicamentos-

de-uso-humano/terapias-avanzadas/



elpais.com/sociedad/2009/07/03/act

ualidad/1246572011_850215.html



• Autorización de comercialización: 23/03/2018

• Medicamento huérfano

• Células madre alogénicas (de donante sano) 

obtenidas de tejido adiposo

• Tratamiento de fístulas perianales complejas en 

pacientes con enfermedad de Crohn



120 millones de células/dosis 
(4 viales; 30 millones de 

células/vial 6 mL)

S Ruiz (2018). Terapias avanzadas en patologías musculares, articulares e inmunológicas en Trastornos osteoarticulares, musculares e 

inmunológicos. Consejo General de Colegios Oficiales de Farmacéuticos (ed.) 

tratamiento de las fístulas perianales 

complejas en pacientes adultos con

enfermedad de Crohn luminal

inactiva o leve.



Video correcta administración de Alofisel:  www.youtube.com/watch?v=L1Fnz67qT-c



HOLOCLAR







autorización de comercialización 

investigación clínica

autorización de uso



Cláusula de 
exclusión 

hospitalaria





www.aemps.gob.es/medicamentos-de-uso-humano/terapias-avanzadas/autorizaciones-de-uso-de-medicamentos-de-
terapia-avanzada/?lang=en

NC1

ARI-0001

autorizaciones de uso de medicamentos de 
terapia avanzada en España







Administración intratecal de una 
dosis global de 300 millones de 
células divididas en dos 
administraciones separadas por 
90 días 





www.ema.europa.eu/en/news/ema-pilot-offers-enhanced-support-academic-non-profit-
developers-advanced-therapy-medicinal-products



www.ema.europa.eu/en/news/ema-pilot-offers-enhanced-support-academic-non-profit-developers-advanced-therapy-
medicinal-products



Nature 609
8 September 2022



Nature | Vol 611 | 17 November 2022 | 433



NATURE PROTOCOLS
VOL.11 NO.10 | 2016 | 1779



sruiz@aemps.es

THANK YOU!

MUCHAS GRACIAS!

sruiz@aemps.es





DEBE CUMPLIR LA LEGISLACIÓN DE MEDICAMENTOS

• autorización: comercialización, investigación clínica, uso 
compasivo…

• garantías de calidad, seguridad, eficacia

• son aplicables GMP (producción y control), GLP (estudios no 
clínicos) y GCP (ensayos clínicos)

▪ investigación clínica, uso compasivo
▪ autorización de uso (cláusula de exclusión)

autorización de comercialización
en la UE 
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Risk

Benefit

RISK MANAGEMENT PLAN
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