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 medicamento biológico
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elpais.com/elpais/2014/10/15/ciencia/1413372486_108083.html



elpais.com/elpais/2014/10/15/ciencia/14

13372486_108083.html



Nature Immunology (2010) volume 11, 457–460

https://www.nature.com/ni






aacijournal.biomedcentral.com/articles/10.1186/s13223-017-0184-y



Nature Immunology (2010) volume 11, 457–460

https://www.nature.com/ni


Strimvelis



Strimvelis

www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/strimvelis





www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/zynteglo







30 millones de células - 6 mL
(4 viales)

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.) 



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.) 



 manipulación sustancial



 cambio de función celular esencial

cardiovascularnews.com/cytori-

technology-selected-for-nhlbi-

funded-trial-in-lvad-patients



 Tratamiento, prevención, diagnóstico26

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



autorización de comercialización 

investigación clínica

autorización de uso



autorización de comercialización 

investigación clínica

autorización de uso



Precio & reembolso se 
deciden en cada
estado miembro



from EMA



from EMA



ema.europa.eu



17
medicamentos 
autorizados de 

terapia 
avanzada 



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
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Pending EC decision



autorización de comercialización 

investigación clínica

autorización de uso



Cláusula de 
exclusión 

hospitalaria





células troncales 
limbocorneales

condrocitos



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



NC1

ARI-0001



autorización de comercialización 

investigación clínica

autorización de uso



www.red-tercel.com







• Product classification

• Certification of ATMP

• SME

• Orphan indication

• Eligible for PRIME

• …





www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-development/prime-priority-medicines
49
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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 





www.aemps.gob.es/medicamentos-

de-uso-humano/terapias-avanzadas/



sruiz@aemps.es

¡Muchas gracias!


