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Conclusiones y recomendaciones

Los sistemas sanitarios tradicionales estdn concebidos para las afecciones mas comunes. En
comparacion con el resto de la poblacidn, los pacientes con enfermedades raras sufren un
trato desigual en lo que se refiere al acceso a los diagndsticos, la atencién sanitaria y los
tratamientos, lo que frecuentemente les aboca a una importante carga social y econdmica.

Tal es el caso de la esclerosis lateral amiotréfica (ELA). En toda Europa, los pacientes con
ELA y sus familiares se han organizado a escala local, nacional y europea para concienciar
de sus necesidades. Piden con firmeza mayores esfuerzos de todas las partes involucradas,
comenzando por acciones especificas a escala nacional y de la UE impulsadas por unos
cambios necesarios en las politicas. Sostienen que existe un vinculo indisoluble entre los
valores de una Europa solidaria, social y compasiva y los avances en materia de
investigacidn, diagnodstico precoz, atencion personalizada de pacientes y cuidadores y
ayuda econdmica. Se requiere un enfoque armonizado que establezca el nivel minimo de
asistencia en toda la Unién Europea y tenga en cuenta la naturaleza especifica de las
dificultades asociadas a la ELA, entre ellas la merma de ingresos cuando los pacientes o sus
cuidadores renuncian a su puesto de trabajo. Para las personas enfermas resulta vital
obtener diagndsticos optimizados y personalizados, una atencidn que anticipe sus
necesidades y respuestas y nuevas opciones de tratamiento. Es necesario avanzar en lo
relativo a conocimientos y herramientas, y marcar asi la diferencia entre el ayer y el
mafana.

Se estan desarrollando metodologias y pruebas de marcadores no solo para diagnosticar
sino también para predecir la evolucién de la enfermedad y comprender los factores
criticos que la desencadenan. Tal grado de comprensién es necesario para aplicar y
optimizar los recursos destinados a prolongar la vida y mejorar la calidad de vida de los
pacientes. Se prevé que algunas terapias génicas ralenticen la progresion de la ELA: algunos
medicamentos basados en el ADN ya estdn cambiando el rumbo de algunas enfermedades



neurodegenerativas y todo apunta a que serdn una opcion terapéutica para esta

enfermedad en un futuro préximo. Segun las investigaciones mas recientes, los ensayos

clinicos de los nuevos tratamientos comenzaran en 2025.

Al mismo tiempo, la ELA constituye un banco de pruebas para todas las enfermedades

neurodegenerativas: todo hallazgo en torno a la ELA supone en muchos aspectos adquirir

conocimientos sobre la degeneracion neuronal y avanzar en el tratamiento y la curacién de

enfermedades de este espectro.

Las organizaciones de pacientes y la comunidad cientifica piden lo siguiente:

Un nivel similar de atencién de la ELA en todos los Estados miembros de la UE. Se
requiere que las partes interesadas del sector privado, la industria y los proveedores
de servicios se sumen y cooperen en pos de la mejora de las opciones terapéuticas y
la atencidn a los pacientes y sus cuidadores.

Un aumento de la asignacién de fondos para la investigacion.

Un acceso mejorado a los datos, normas comunes para la investigacion de la ELA a
escala de la Union y el compromiso de la industria farmacéutica, el mundo
académico y el poder legislativo, como ingredientes fundamentales para el éxito de
la investigacion.

La concentracidn y coordinaciéon de los trabajos, sin duplicar tareas. Por ejemplo, es
aconsejable aunar los conocimientos en torno a la investigacién neuromuscular y
cerebral.

La dotacion de recursos materiales y humanos adecuados para la investigacion, a fin
de fomentar la vocacién investigadora de la ELA entre los jovenes investigadores.

La optimizacion del proceso de diagndstico, la supresidon de pruebas innecesarias
que lo encarecen, el seguimiento posterior al diagndstico y procedimientos
acelerados de evaluacién y autorizacién de tratamientos.

La formacion de especialistas y centros que fomenten el intercambio de
conocimientos.

Una mayor flexibilidad de la Agencia Europea de Medicamentos respecto a los
procedimientos de autorizacion de terapias para la ELA. A la vista del reducido
promedio de esperanza de vida tras el diagndstico, es fundamental agilizar el acceso
de los pacientes a terapias experimentales.

El refuerzo de la atencién domiciliaria, incluida la asistencia emocional.

Una comunicacién seria y rigurosa sobre la ELA en un lenguaje apropiado,
preferiblemente con la participacién de las instituciones.

Actuacion a escala de la UE

La adopcién del plan de accién europeo sobre enfermedades raras como minimo
denominador comun de todos los paises europeos. Dicho plan debe estar
armonizado en todos los paises europeos a fin de promover el trato equitativo de la
ciudadania.

Programas europeos de apoyo a las instituciones nacionales, regionales y locales y
de ayuda a la investigacion, para progresar en los tratamientos y reducir las
desigualdades. Todos los Estados miembros deberian comprometerse a aplicar una
estrategia nacional integral en torno a la ELA, en consonancia con sus politicas
nacionales y los objetivos europeos.



La investigacion bdsica y la investigacion clinica deben recibir apoyo financiero a
escala europea. Se deben racionalizar y uniformizar los procesos para realizar
ensayos clinicos y los procesos de aprobacion, autorizacidon y comercializacion de
medicamentos.

La digitalizacion de los sistemas sanitarios y asistenciales y el intercambio de datos
pueden conducir a una intervenciéon mas especifica y a tratamientos mejorados. La
contribucién de la inteligencia artificial puede ser decisiva a la hora de analizar
datos, abordar proyectos de medicina de precision y aplicar tratamientos
personalizados que se ajusten a la evolucidn variable de la enfermedad en cada
paciente.

Debe garantizarse el acceso a tratamientos asequibles, a medicamentos huérfanos,
a nuevos medicamentos y tecnologias sanitarias y a asistencia.

El intercambio de conocimientos, experiencias en el ambito clinico e investigador y
buenas practicas llevado a cabo por las redes europeas de referencia es
fundamental para mejorar las infraestructuras sanitarias y asistenciales. Es preciso
garantizar su apoyo financiero y politico.



