La FDA Combate las Enfermedades Raras:

Nueva Ayuda Para Pacientes Sin Tratamientos

Hace dgunos afios personas
sufriendo de unaenfermedad poco
comun se encontrabban con muy
pocas esperanzas de gozar de un
tratamiento médico. Esto cambio
con lagprobacion por d Congreso
en 1983, dd Orphan DrugAct
(Actadelas Drogas Huéfanas), una
ley que ofreci6 alas compafiias
manufactureras de drogas, incentivos
epecides paradesarrollar productos
paratraar enfermedades con menos
de 200,000 pacientes por ao. Los
incentivosincluyen unaexclusvidad
mercantil deSeteafios, un créditoen
losimpuestos por asociacion del
producto con investigaciones
dinicas, asgenciade experimen-
tacion por laAdminigtracion de
Drogasy Alimentos (FDA) y

subvenciones hasta de $300,000 por
aho.

Graciasalaagradable respuestade
losauspiciadores de drogas aeste
programa, € cud puede ser aplicado
hastaen 6,000 enfermedadesraras,
laFDA haaprobado mésde 200 de
las|lamadas* drogas huérfanas”

En seguida, unaligade dgunasde
lasenfermedadesraras que ahora
pueden ser tratadas con medicamen-
tos* huérfanos’ gprobadas por la
FDA enrecientesaios.

* Sckle cdl anemia (depranoci-

tos's), un desorden delasangre

heredado, que causaanemiacronica

y dolor.

* Cydticfibrogs(fibrodgscidica), un

desorden heredado que efectaa

nifiosy adultosjovenes.

* Pneumocydtiscarinii neumonia

(Oportunista, causante de neumonia
intergticid), una
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VIH en estado
avanzado.
* Hansen'sdisease
(Ieprosy) (lepra) una
enfermedad que aaca
lapid y d sgema
13 Nervioso.
* T-cdl lymphoma
(tuberculina contagio-
s4) untipo de cancer
g delasangre.
Otras enfermedades
raras que ahoratienen
un tratamiento huér-
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fanoinduyend
cancer delosovarios,

laenfermedad de Lou

Gehrig, larespiracion pdigrosa
neonad (enlosrecién nacidos), la
hemofilia (deficiente coagul abilidad
delasangre), d rechazo delos
organos trasplantados, laenfermedead
de Huntington (Corea de Hunting-
ton) y laartritis reumatoideajuvenil.

El Uso Humanitario de los
Dispositivos

El triunfo del programadelas drogas
huérfanas ayudd aestimular laautoriza-
¢ion congresiond en 1997 parael uso
ded programa humanitario de digposi-
tivosmédicosdelaFDA, loscudes
ofrecen incentivos parasu desarrollo en
poblaciones demasiado pequefias pero
€ON Muy POCos pacientes parajudtificar
su produccion en unaescalamayor.
Los dispostivos aprobados bgjo este
mandato, requieren solamente eviden-
ciade que sus posibles beneficios seen
mayores que € riesgo de su uso, un
estdndard que es menos costoso de
dcanzar qued nivel deseguridad'y
efectividad necesarios paralos dispo-
stivosregulares. Las gprobacionesde
laFDA bgjo este programaincluyen un
pequefio tubo paratratar obstrucciones
urinarias en bebés sin nacer y un parche
cardiaco parareparaciones de huecos
en e corazdn—yproductos que no serian
obtenibles sin este programa.

Para masinformacion, favor de
ponerse en contacto con laFDA,
Office of Orphan Product Devel-
opment llamando alos teléfonos
301-827-3666 0 1-800-300-
7469.
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