


¿Sabes lo que es un 
medicamento de terapia 
avanzada?



¿En tu hospital se 
administran 
medicamentos de 
terapia avanzada?



MEDICAMENTOS 

DE TERAPIA 

AVANZADA

(MTAS)

Advanced therapy
medicinal 
products
(ATMPs)

Genes
Terapia génica (TG)

Gene Therapies (GTMPs)

Células
Terapia celular somática (TC)

Somatic cell therapies (CTMPs)

Tejidos 
Ingeniería tisular (IT)

Tissue-engineered
products (TEPs)

Origen: Autólogo / Alogénico / 
Xenogénico

*Terapias
combinadas



Comité de Terapias Avanzadas (CAT-EMA)

https://www.ema.europa.eu/en/committees/committee-advanced-therapies-cat



Marco jurídico Europeo



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

AEMPs



https://www.aemps.gob.es/medicamentos-de-uso-
humano/medicamentos-de-fabricacion-no-

industrial/preg-resp_ta/



La normativa que define los
medicamentos de terapia avanzada
indica que una “manipulación sustancial”
de estas células es aquella que haya
alterado sus características biológicas,
funciones fisiológicas o propiedades
estructurales, pertinentes para su uso
clínico previsto.

Las definiciones detalladas de los
diferentes grupos de medicamentos de
terapia avanzada, aparecen en el
Reglamento (CE) no 1394/2007 y la
Directiva 2001/83/ CE.





MTAs comerciales / fabricación

industrial

MTAs de fabricación no industrial / 

académicos
*Exenciones hospitalarias

MTAs de uso compasivo



MTAs (ATMPs) comerciales / 

fabricación industrial

1a. Ex vivo Gene Therapies (GTMPs)

1b. In vivo Gene Therapies (GTMPs)

2. Somatic cell therapies (CTMPs)

3. Tissue-engineered products (TEPs)

TG -

TC -

IT -



MTAs comerciales aprobados por EMA



European Public 

Assessment Report 

(EPAR)

Informe de 

Posicionamiento

Terapéutico

(IPT)

Committee for Advanced Therapies (CAT) 
Since 2007









No evaluado



Strimvelis®
Yescarta® 
Kymriah®
Tecartus®
Abecma®
Breyanzi®
Carvikty®
Casgevy®

1a. Terapia Génica Ex vivo





Fármaco
Laborat

orio 
titular

Indicación
Año 

aprobación 
EMA

Financiación en 
España

Carvykti
(ciltacabtagen autoleucel)

Janssen

*Mieloma múltiple en recaída y refractario que han recibido al menos un tratamiento previo, 
incluidos un agente inmunomodulador y un inhibidor del proteosoma, han presentado 
progresión de la enfermedad al último tratamiento, y son refractarios a lenalidomida.
*Mieloma múltiple en recaída y refractario que han recibido al menos 3 tratamientos previos

2022
En estudio

No financiado

Breyanzi
(lisocabtagen maraleucel)

BMS LBDCG en recaída o refractario, LBPM y LF3B, después de 2 o más líneas de tratamiento 2022 No solicitado

Abecma
(idecabtagen vicleucel)

BMS

*Mieloma múltiple en recaída y refractario que han recibido al menos dos tratamientos previos, 
incluidos un agente inmunomodulador un inhibidor del proteosoma y un anticuerpo anti-CD38 y 
han presentado progresión de la enfermedad al último tratamiento
*Mieloma múltiple en recaída y refractario que han recibido al menos 3 tratamientos previos 
incluidos un agente inmunomodulador un inhibidor del proteosoma y un anticuerpo anti-
CD38 y han presentado progresión de la enfermedad al último tratamiento

2022

En estudio

SÍ

Tecartus
(brexucabtagen autoleucel)

Gilead
*LCM refractario o en recaída después de 2 o más líneas previas
*LLA-B en refractaria/recaída en mayores de 26 años

2020
SÍ
En estudio

Kymriah
(tisagenlecleucel)

Novartis
*LLA refractaria, en recaída post-trasplante o en segunda o posterior recaída hasta 25 años
*LBDCG en recaída o refractario después de 2 o más líneas
*LF en recaída o refractario después de 2 o más líneas de tratamiento

2018
SÍ
SÍ
En estudio

Yescarta
(axicabtagen ciloleucel)

Gilead

*LBDCG y LBAG en recaída o refractario en los 12 meses después de haber completado 
inmunoquimioterapia de primera línea
*LBDCG refractario en recaída y LBPM, después de 2 o más líneas de tratamiento
*LF refractario o recaída tras 3 o más líneas de tratamiento

2018
SÍ

SÍ
SÍ

CAR-T: Chimeric Antigen Receptor



Fármaco
Laboratorio 

titular
Indicación

Año 
aprobación 
(revocación)

Financiación en 
España

Casgevy
(exagamglogene autotemcel)

Vertex
Pharmaceuticals

Beta-talasemia y anemia de células falciformes 2024 En estudio

Libmeldy
(atidarsagen autotemcel)

Orchard 
Therapeutics

Leucodistrofia metacromática con mutaciones paralelas 
en el gen de la arilsulfatasa A

2020 No financiado

Strimvelis
(CD34+ transducidas)

GlaxoSmithKline
Inmunodeficiencia combinada grave debida a la 

deficiencia de adenosin deaminasa, para los que no 
exista un donante de células madre compatible

2016 No solicitado

Otra terapia génica ex vivo







Una vez descongelado:
20 minutos estabilidad



1b. Terapia génica In Vivo

Imlygic®
Zolgensma®
Luxturna®
Libmeldy®
Upstaza®

Roctavian®
Hemgenix®
Durveqtix®



Fármaco Laboratorio titular Indicación
Año aprobación 

(revocación)
Financiación en España

Durveqtix

(fidanacogene elaparvovec)
Pfizer Europe Hemofilia B grave y moderadamente grave 2024 No solicitado

Hemgenix
(etranacogen dezaparvovec)

CSL Behring Hemofilia B grave y moderadamente grave 2023 SÍ**

Roctavian
(valoctocogen roxaparvovec)

BioMarin
Hemofilia A (deficiencia congénita de factor 

VIII) grave
2022 En estudio

Upstaza
(eladocagen exuparvovec)

PTC Therapeutics
Deficiencia de L-aminoácido aromático 

descarboxilasa (AADC) y con un fenotipo 
grave

2022 En estudio

Zolgensma
(onasemnogen abeparvovec)

Novartis Europharm
Atrofia muscular espinal (AME) en 5q con 

una mutación bialélica en el gen SMN1
2020 SÍ

Luxturna
(voretigene neparvovec)

Novartis Europharm
Distrofia retiniana hereditaria asociada a la 

mutación RPE65
2018 SÍ

Imlygic
(Talimogen laherparepvec,

virus oncolítico)
Amgen Europe

Melanoma irresecable metastásico (estadio 
IIIB, IIIC y IVM1a) con afectación regional o a 
distancia y sin metástasis óseas, cerebrales, 

pulmonares u otras metástasis viscerales

2015 No financiado



• Tratamiento de adultos y niños con pérdida de visión
debido a una distrofia retiniana asociada a la mutación
RPE65 bialélica confirmada y que tienen suficientes
células retinianas viables.

Vector basado en el virus 
adenoasociado de serotipo 
2 (AAV2) para introducir en 
la retina el cADN de la 
proteína de 65 kDa (hRPE65) 
del epitelio pigmentario 
retinal humano

Luxturna®- voretigene neparvovec

*Dosis única de voretigén neparvovec de

1,5 × 1011 genomas vectoriales en cada ojo



• Tratamiento de pacientes con atrofia muscular espinal
(AME) en 5q con una mutación bialélica en el gen SMN1 y
hasta 3 copias del gen SMN2

• Tratamiento de pacientes con atrofia muscular espinal
(AME) en 5q con una mutación bialélica en el gen SMN1 y
un diagnóstico clínico de AME tipo 1

Vector basado en el virus adenoasociado, 
serotipo 9 (AAV9) recombinante 
contiene el ADNc del gen SMN humano 
bajo el control del híbrido formado por 
el potenciador de citomegalovirus
(CMV)/promotor de β-actina de pollo.

Zolgensma®- onasemnogen abeparvovec

*Dosis nominal de 1,1 x 1014 vg/kg de 

onasemnogén abeparvovec





• Tratamiento de la hemofilia B grave y moderadamente
grave (deficiencia congénita del factor IX) en pacientes
adultos sin antecedentes de inhibidores del factor IX.

Vector recombinante, no replicativo, de un 
virus adenoasociado de serotipo 5 (AAV5), 
basado en un vector que contiene una 
secuencia de ADN codificante optimizada 
por codones de coagulación humana R338L 
(FIX-Padua) bajo el control de un promotor 
específico del hígado (LP1). Producción en 
células de insectos.

Hemgenix®- Etranacogén dezaparvovec

*Dosis única de 2 x 1013 cg/kg de peso corporal correspondiente

a 2 ml/kg de peso corporal, administrada mediante perfusión

intravenosa tras su dilución con una solución para inyección de

9 mg/ml (0,9 %) de cloruro de sodio



Fármaco Laboratorio titular Indicación
Año 

aprobación 
(revocación)

Financiación en España

Ebvallo
(tabelecleucel)

Pierre Fabre
Enfermedad linfoproliferativa postrasplante 

positiva asociada al virus de Epstein-Barr (EBV+ 
PTLD) en recaída o refractaria

2022 En estudio

Alofisel
(darvadstrocel)

Takeda Pharma
Fístulas perianales complejas en pacientes 

adultos con enfermedad de Crohn
2018 SÍ

2. Terapia celular (TC)



Alofisel®: darvadstrocel

Células madre adultas 
mesenquimales extraídas de tejido 
adiposo para tratar fístulas anales 
complejas en adultos con enfermedad 
de Crohn cuando un medicamento 
biológico convencional 
no ha funcionado.

[15 ºC – 25 ºC]
Temperatura 
Ambiente



3. Ingeniería tisular (IT)

Holoclar®: Células epiteliales corneales humanas 

autologas, expandidas ex vivo, entre las que se 
encuentran celulas madre 

Spherox®: Esferoides de condrocitos 

autólogos humanos unidos a una matriz para 
su implantación suspendidos en solución 
isotónica de cloruro de sodio

Tratamiento de pacientes adultos con deficiencia moderada a 
grave de células madre limbares, unilateral o bilateral, debida a 
quemaduras oculares físicas o químicas.

Reparación de defectos sintomáticos del cartílago articular del 
cóndilo femoral y la rótula de la rodilla (ICRS grado III o IV) con 
defectos de hasta 10 cm2 en adultos y adolescentes con cartílago de 
crecimiento epifisario cerrado en la articulación afectada.



MTAs comerciales / fabricación

industrial

MTAs de uso compasivo

MTAs de fabricación no industrial / 

académicos
*Exención hospitalaria



¿Sabes lo que es la 
claúsula de exención 
hospitalaria y la 
autorización de uso?



Claúsula de Exención Hospitalaria (EH)

Autorización de uso por la AEMPs

Real Decreto 477/2014
Reglamento (CE) 1394/2007

✓ MTAs no comercializados que se preparan
ocasionalmente,

✓ Bajo la responsabilidad exclusiva de un
facultativo,

✓ De acuerdo con las normas de calidad
específicas

✓ Se utilizan en un Estado Miembro
✓ En un hospital concreto
✓ Destinados a un único paciente.

"Ofrecer a los pacientes la
posibilidad de beneficiarse de
un tratamiento individual,
innovador y a medida, en
ausencia de alternativas
terapéuticas válidas (es decir,
cuando exista una clara
necesidad médica no cubierta),
con la estricta condición de que
no se menoscaben las normas
comunitarias relacionadas con
la calidad y la seguridad".



Listado de autorización de uso



Lesiones 

medulares 

dorsales o 

lumbares 

incompletas

Células madre mesenquimales adultas de médula ósea autóloga

*Indicado en el tratamiento de pacientes adultos (≤65 años) con secuelas de 
lesión medular traumática crónica, que presenten lesiones medulares 
incompletas a nivel dorsal o lumbar. 

NC-1 (CTMP)

Hospital Puerta de Hierro - Majadahonda, Madrid



LLA > 25 años

ARI-0001 (GTMP)

Linfocitos T transducidos con CAR ANTI-CD19 (A3B1)4- 1BB/CD3ζ)
- dispersión para perfusión, que contiene 0,1 - 1 x 106 células/kg

*Indicado para el tratamiento de la leucemia linfoblástica aguda de
células B CD19+ en recaída o refractaria tras un mínimo de dos
líneas de tratamiento o en recaída postrasplante en pacientes
adultos mayores de 25 años.

Hospital Clinic, Barcelona
ARI-0001



Lesiones cartílago rodilla

CEMTROCELL (CTMP)
50.000 células/microlitro suspensión para 

implantación

Condrocitos diferenciados adultos autólogos, expandidos
ex vivo obtenidos a partir de una biopsia de cartílago
articular.

*Indicado para la reparación de lesiones sintomáticas del 
cartílago de la rodilla (grado III o IV de la Sociedad 
Internacional de Reparación de Cartílago [International 
Cartilage Repair Society, ICRS]) en pacientes adultos.

Clínica CEMTRO, Madrid



Quemaduras sin

tratamiento alternativo

PIEL HUMANA (TEP)
Piel humana obtenida por ingeniería de tejidos 

1.0-1.5 × 106 / 1.5-3.0 × 106 células / lámina 

apósito impregnado

Piel humana obtenida por ingeniería de tejidos (PHIT) es 
un producto clasificado como medicamento de terapia 
avanzada. Cada lámina de PHIT está compuesta por 1.0-
1.5 × 106 fibroblastos y 1.5-3.0 × 106 queratinocitos 
diferenciados adultos autólogos obtenidos de piel y 
expandidos por lamina. Cada lámina tiene un tamaño de 
12 × 12 cm (144 cm2 )

*PHIT está indicado en adultos y niños a partir de 1 año 
en el tratamiento de quemaduras de diversa etiología 
para las que no es posible utilizar ningún tratamiento 
alternativo.

Hospital Universitario Virgen del Rocío, Sevilla



MM R/R al menos 2 

líneas previas (IMID, IP, 

anti-CD38)

ARI-0002 (GTMP)

Hospital Clinic, Barcelona

Linfocitos T transducidos con CAR ANTI-BCMA J22.9- h:CD8TM:4-
1BB:CD3ζ - dispersión para perfusión, que contiene 13,5-720 x 106

células

*Indicado para el tratamiento de pacientes adultos con mieloma
múltiple en recaída y refractario que han recibido al menos dos líneas
previas de tratamiento, incluidos un agente inmunomodulador, un
inhibidor del proteasoma y un anticuerpo antiCD38, y que han
presentado progresión de la enfermedad al último tratamiento



MTAs comerciales / fabricación

industrial

MTAs de uso compasivo

MTAs de fabricación no industrial / 

académicos
*Exención hospitalaria



Células mesenquimales estromales de cordon umbilical - TC 
Mesenquimal stromal cells (MSCs) – CTMPs

1. Enfermedad del injerto contra el receptor (EICR)
2. Citopenias prolongadas post alo-TPH 
3. Prevención del fallo de injerto (PFI) 
4. Tratamiento del injerto pobre (IP) 
5. Cistitis hemorrágica (CH)



Piel cultivada autóloga (IT) 

Grandes quemados



Linfocitos T Virus Específicos (LTVEs) - TC
Virus specific T cells (VSTs) – CTMPs

Infecciones virales
CMV, VEB, ADV, BKV



Ebvallo® - Pierre Fabre
Tabelecleucel

Ebvallo está indicado en monoterapia para el tratamiento de pacientes adultos y 
pediátricos de 2 años de edad y mayores con enfermedad linfoproliferativa
postrasplante positiva asociada al virus de Epstein-Barr (EBV+ PTLD) en recaída 
o refractaria que han recibido al menos un tratamiento previo. 

En el caso de los pacientes con trasplante de órganos sólidos, el tratamiento 
previo incluye quimioterapia, a menos que no sea adecuada.



¿Los MTAs/ATMPs
son fármacos 
biológicos?








