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Support of RWE in the Price and Reimbursement Decision-Making
Process for Rare Diseases in Spain
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Informe de Posicionamiento Terapéutico de Burosumab (Crysvita®) en el tratamiento del
raquitismo hipofosfatémico ligado al cromosoma X. Agencia Espafiola de Medicamentos y
Productos Sanitarios

Informe de Posicionamiento Terapéutico de nintedanib (Ofev®) en el tratamiento de
otras enfermedades pulmonares intersticiales (EPI) fibrosantes crénicas con un fenotipo
progresivo. Agencia Espafiola de Medicamentos y Productos Sanitarios

Informe de Posicionamiento Terapéutico de patisiran (Onpattro®) en el tratamiento de la
amiloidosis hereditaria por transtiretina. Agencia Espafiola de Medicamentos y Productos
Sanitarios

Informe de Posicionamiento Terapéutico de Onasemnogene abeparvovec (Zolgensma®)
en Atrofia Muscular Espinal

Informe de Posicionamiento Terapéutico de pentosano polisulfato de sodio (EImiron®)
en el tratamiento del sindrome de dolor vesical caracterizado por glomerulaciones o
lesiones de Hunner en adultos con dolor moderado o intenso, urgencia y frecuencia
miccional.

Informe de Posicionamiento Terapéutico de Lanadelumab (Takhzyro ®) en prevencion
rutinaria de las crisis recurrentes de angioedema hereditario (AEH) en pacientes a partir
de los 12 afios de edad

Informe de Posicionamiento Terapéutico de metreleptina (Myalepta®) en el tratamiento
de sindromes lipodistréficos congénitos oadquiridos

Informe de Posicionamiento Terapéutico de tafamidis (Vyndagel®) en el tratamiento de
la amiloidosis cardiaca por transtiretina en pacientes adultos (ATTR-CM)

Informe de Posicionamiento Terapéutico de risdiplam (Evrysdi®) en atrofia muscular
espinal

Informe de Posicionamiento Terapéutico de vestronidasa alfa (Mepsevii®) para el
tratamiento de las manifestaciones no neurolégicas de la Mucopolisacaridosis VI
Informe de Posicionamiento Terapéutico de Volanesorsén (Waylivra®) en el Sindrome de
Quilomicronemia Familiar

Informe de Posicionamiento Terapéutico de voretigén neparvovec (Luxturna®) para
distrofia retiniana asociada a la mutacién RPE65 bialélica

Informe de Posicionamiento Terapéutico de caplacizumab (Cablivi®) en los episodios de
purpura trombocitopénica trombética adquirida (PTTa)

Informe de Posicionamiento Terapéutico de upadacitinib (Rinvoq®) en espondilitis
anquilosante

Informe de Posicionamiento Terapéutico de velmanasa alfa (Lamzede®) como terapia de
reemplazamiento enzimatico para el tratamiento de las manifestaciones no neurolégicas
de la alfa-manosidosis leve a moderada.

Informe de Posicionamiento Terapéutico de mogamulizumab (Poteligeo®) en el
tratamiento de micosis fungoide y sindrome de Sézary

Informe de Posicionamiento Terapéutico de ciclosporina (Verkazia®) en el tratamiento de
la queratoconjuntivitis vernal (QCV) grave

Informe de Posicionamiento Terapéutico de cannabidiol (Epidyolex®) en el tratamiento
coadyuvante del Sindrome de Lennox-Gastaut y Sindrome de Dravet

Informe de Posicionamiento Terapéutico de givosiran (Givlaari®) en porfiria hepatica
aguda (PHA)

info@aliraheatlh.com » www.alirahealth.com



mailto:info@aliraheatlh.com

34.

35.

36.

37.

38.

39.

40.

41.

42.

43.

44.

45,

46.

47.

48.

49,

50.

51.
52.

53.

54,

55.

56.

© AliraHealth

Informe de Posicionamiento Terapéutico de Anakinra (Kineret®) en Fiebre Mediterranea
Familiar

Informe de Posicionamiento Terapéutico de Idebenona (Raxone®) en el tratamiento de
Neuropatia Optica Hereditaria de Leber (NOHL)

Informe de Posicionamiento Terapéutico de trientina dihidrocloruro (Cufence®) en la
enfermedad de Wilson

Informe de Posicionamiento Terapéutico de elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor (Kaftrio®)
asociado a ivacaftor (Kalydeco®) en el tratamiento de |a fibrosis quistica

Informe de Posicionamiento Terapéutico de ravulizumab (Ultomiris®) en hemoglobinuria
paroxistica nocturna

Informe de Posicionamiento Terapéutico de ravulizumab (Ultomiris®) en sindrome
hemolitico urémico atipico

Informe de Posicionamiento Terapéutico de Lumasiran (Oxlumo®) en Hiperoxaluria
Primaria Tipo 1

Informe de Posicionamiento Terapéutico de Dinutuximab beta (Qarziba®, anteriormente
Dinutuximab beta EUSA® y Dinutuximab beta Apeiron®) en neuroblastoma

Informe de Posicionamiento Terapéutico de pegvaliasa (Palynzig®) en el tratamiento de
fenilcetonuria

Informe de Posicionamiento Terapéutico de budesénida comprimidos bucodispersables
(Jorveza®) en el tratamiento de mantenimiento de la esofagitis eosinofilica

Informe de Posicionamiento Terapéutico de Eculizumab (Soliris®) en el Trastorno del
espectro de Neuromielitis Optica

Informe de Posicionamiento Terapéutico de Crizanlizumab (Adakveo®) en la prevencién
de crisis vasooclusivas en la enfermedad de células falciformes

Informe de Posicionamiento Terapéutico de Daratumumab (Darzalex®) en combinacion
con ciclosfosfamida, bortezomib y dexametasona en pacientes con Amiloidosis Sistémica
de Cadenas Ligeras

Informe de Posicionamiento Terapéutico de Ropeginterferon alfa-2b (Besremi®) en
policitemia vera sin esplenomegalia sintomatica

Informe de Posicionamiento Terapéutico de pegcetacoplan (Aspaveli®) en pacientes
adultos con hemoglobinuria paroxistica nocturna (HPN) anémicos después de haber sido
tratados con un inhibidor de C5

Informe de Posicionamiento Terapéutico de Cannabidiol (Epidyolex®) en el tratamiento
coadyuvante de las crisis epilépticas asociadas al Complejo de Esclerosis Tuberosa
Informe de Posicionamiento Terapéutico de Inebilizumab (Uplizna®) en el Trastorno del
espectro de Neuromielitis Optica

Informe de Posicionamiento Terapéutico de Vosoritida (Voxzogo®) en acondroplasia
Informe de Posicionamiento Terapéutico de tofacitinib (Xeljanz®) en espondilitis
anquilosante

Informe de Posicionamiento Terapéutico de eladocagén exuparvovec (Upstaza®) en
pacientes con deficiencia de L-aminoacido aromatico descarboxilasa con fenotipo grave
Informe de Posicionamiento Terapéutico de Fedratinib (Inrebic®) en el tratamiento de la
esplenomegalia o los sintomas relacionados con la mielofibrosis primaria, mielofibrosis
posterior a policitemia vera o mielofibrosis posterior a trombocitemia esencial

Informe de Posicionamiento Terapéutico de afamelanotida (Scenesse®) para la
prevencién de la fototoxicidad en pacientes adultos con protoporfiria eritropoyética.
Informe de Posicionamiento Terapéutico de canakinumab (llaris®) en artritis gotosa,
sindromes de fiebre periddica y enfermedad de Still
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Informe de Posicionamiento Terapéutico de cenegermina (Oxervate®) en el tratamiento
de la queratitis neurotréfica moderada o grave

Informe de Posicionamiento Terapéutico de damoctocog alfa pegol (Jivi®) en hemofilia A.
Informe de Posicionamiento Terapéutico de eculizumab (Soliris®) en miastenia gravis
generalizada refractaria

Informe de Posicionamiento Terapéutico de lonoctocog alfa (Afstyla®) en hemofilia A
Informe de Posicionamiento Terapéutico de mercaptamina clorhidrato (Cystadrops®) en
el tratamiento del depdsito de cristales de cistina corneales producidos en cistinosis
Informe de Posicionamiento Terapéutico de midostaurina (Rydapt®) en mastocitosis
Informe de Posicionamiento Terapéutico de migalastat (Galafold®) en pacientes con
enfermedad de Fabry

Informe de Posicionamiento Terapéutico de nusinersen (Spinraza®) en atrofia muscular
espinal

Informe de Posicionamiento Terapéutico de acido obeticélico (Ocaliva®) en colangitis
biliar primaria

Informe de Posicionamiento Terapéutico de Rurioctocog alfa pegol (Adynovi®) en
hemofilia A

Informe de Posicionamiento Terapéutico de sebelipasa alfa (Kanuma®) en pacientes con
déficit de lipasa acida lisosomal

Informe de Posicionamiento Terapéutico de susoctocog alfa (Obizur®) en episodios
hemorragicos en pacientes con hemofilia A adquirida causada por anticuerpos contra el
factor de coagulacion VI

Informe de Posicionamiento Terapéutico de lumacaftor e ivacaftor (Orkambi®) en
pacientes con fibrosis quistica homocigotos para la mutacién F508del

Informe de Posicionamiento Terapéutico de tezacaftor/ivacaftor (Symkevi®) en el
tratamiento de fibrosis quistica

. Crysvita European Medicines Assessment Report (2019). Committee for Medicinal

Products for Human Use (CHMP)

Ofev European Medicines Assessment Report (2020). Committee for Medicinal Products
for Human Use (CHMP)

Onpattro European Medicines Assessment Report (2018). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

Zolgensma European Medicines Assessment Report (2020). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

Elmiron European Medicines Assessment Report (2016). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

Takhzyro European Medicines Assessment Report (2018). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

Myalepta European Medicines Assessment Report (2018). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

Vyndagel European Medicines Assessment Report (2019). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

Evrysdi European Medicines Assessment Report (2021). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

Mepsevii European Medicines Assessment Report (2018). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

Waylivra European Medicines Assessment Report (2019). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
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82. Luxturna European Medicines Assessment Report (2020). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
83. Cablivi European Medicines Assessment Report (2018). Committee for Medicinal Products
for Human Use (CHMP)
84. Rinvoq European Medicines Assessment Report (2020). Committee for Medicinal Products
for Human Use (CHMP)
85. Lamzede European Medicines Assessment Report (2018). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
86. Poteligeo European Medicines Assessment Report (2018). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
87. Verkazia European Medicines Assessment Report (2018). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
88. Epidyolex European Medicines Assessment Report (2019). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
89. Givlaari European Medicines Assessment Report (2020). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
90. Kineret European Medicines Assessment Report (2020). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
91. Raxone European Medicines Assessment Report (2015). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
92. Cufence European Medicines Assessment Report (2019). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
93. Kaftrio European Medicines Assessment Report (2020). Committee for Medicinal Products
for Human Use (CHMP)
94. Ultomiris European Medicines Assessment Report (2019). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
95. Ultomiris European Medicines Assessment Report (2020). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
96. Oxlumo European Medicines Assessment Report (2020). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
97. Qarziba European Medicines Assessment Report (2017). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
98. Palynziq European Medicines Assessment Report (2019). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
99. Jorveza European Medicines Assessment Report (2017). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
100. Soliris European Medicines Assessment Report (2019). Committee for Medicinal Products
for Human Use (CHMP)
101. Adakveo European Medicines Assessment Report (2020). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
102. Darzalex European Medicines Assessment Report (2021). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
103. Besremi European Medicines Assessment Report (2019). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
104. Aspaveli European Medicines Assessment Report (2021). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
105. Epidyolex European Medicines Assessment Report (2021). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)
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106. Uplizna European Medicines Assessment Report (2022). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

107.Voxzogo European Medicines Assessment Report (2021). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

108. Xeljanz European Medicines Assessment Report (2021). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

109. Upstaza European Medicines Assessment Report (2022). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

110.Inrebic European Medicines Assessment Report (2020). Committee for Medicinal Products
for Human Use (CHMP)

111.Scenesse European Medicines Assessment Report (2014). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

112.laris European Medicines Assessment Report (2016). Committee for Medicinal Products
for Human Use (CHMP)

113. Oxervate European Medicines Assessment Report (2017). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

114.Jivi European Medicines Assessment Report (2018). Committee for Medicinal Products for
Human Use (CHMP)

115. Soliris European Medicines Assessment Report (2017). Committee for Medicinal Products
for Human Use (CHMP)

116. Afstyla European Medicines Assessment Report (2016). Committee for Medicinal Products
for Human Use (CHMP)

117.Cystadrops European Medicines Assessment Report (2016). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

118.Rydapt European Medicines Assessment Report (2017). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

119. Galafold European Medicines Assessment Report (2016). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

120.Spinraza European Medicines Assessment Report (2017). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

121. Ocaliva European Medicines Assessment Report (2016). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

122.Adynovi European Medicines Assessment Report (2017). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

123.Kanuma European Medicines Assessment Report (2015). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

124.0bizur European Medicines Assessment Report (2015). Committee for Medicinal Products
for Human Use (CHMP)

125.0Orkambi European Medicines Assessment Report (2015). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

126.Symkevi European Medicines Assessment Report (2018). Committee for Medicinal
Products for Human Use (CHMP)

127. ONASEMNOGEN ABEPARVOVEC En atrofia muscular espinal tipo | y en mutacion bialélica
del gen SMN1 y hasta 3 copias del SMN2. Informe GENESIS-SEFH (2020)

128.Volanesorsén (Waylivra®) Sindrome de quilomicronemia familiar. Informe para la Guia
Farmacoterapéutica de Hospitales de Andalucia (2020)

129. ECULIZUMAB En miastenia gravis refractaria y generalizada con anticuerpos anti-AchR.
Informe para la Guia Farmacoterapéutica de Hospitales de Andalucia (2018)
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130. Tafamidis, inotersén i patisiran per al tractament de |'amiloidosi transtiretina hereditaria.
Programa d’harmonitzacié farmacoterapéutica. CatSalut (2020)

131.Burosumab per al tractament de la hipofosfatémia lligada al cromosoma X. Programa
d’harmonitzacié farmacoterapeutica. CatSalut (2021)

132.Caplacizumab per al tractament dels episodis de pUrpura trombocitopénica trombdtica
adquirida. Programa d’harmonitzacié farmacoterapéutica. CatSalut (2021)

133.Cannabidiol per al tractament de la sindrome de LennoxGastaut i la sindrome de Dravet.
Programa d’harmonitzaci6 farmacoterapéutica. CatSalut (2020)

134. Migalastat (Galafold®) Per al tractament a llarg termini d'adults i adolescents de 16 anys i
majors amb diagnostic confirmat de malaltia de Fabry (deficiencia d'a-galactosidasa A) i
portadors de mutacions susceptibles a respondre al tractament. Programa
d’harmonitzacié farmacoterapeutica. CatSalut (2017)

135. Nusinersen per al tractament de I'atrofia muscular espinal. Programa d’harmonitzacié
farmacoterapéutica. CatSalut (2018)

136.Sebelipasa alfa per al tractament del déficit de lipasa acida lisosomica. Programa
d’harmonitzacié farmacoterapéutica. CatSalut (2017)

137. Givosiran per al tractament de la porfiria hepatica aguda (PHA) en adults i adolescents a
partir de 12 anys. Programa d’harmonitzacié farmacoterapéutica. CatSalut (2021)

138.Velmanasa alfa en el tratamiento de la alfa-manosidosis. Agencia de Evaluacién de
Tecnologias Sanitarias de Andalucia (2018)

139.Cenegermina en queratitis neurotrofica. Agencia de Evaluacién de Tecnologias Sanitarias
de Andalucia (2018)

140. Migalastat en el tratamiento de la enfermedad de Fabry. Agencia de Evaluacion de
Tecnologias Sanitarias de Andalucia (2016)

141.Nusinersén en el tratamiento de la atrofia muscular espinal. Eficacia y seguridad. Agencia
de Evaluacion de Tecnologias Sanitarias de Andalucia (2017)
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