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CONVOCATORIA DE AYUDAS Formacion CIBERER para la
asistencia al

EURORDIS Summer School
Castelldefels, Barcelona, Junio 5 -9, 2017

EURORDIS organiza por primera vez en castellano su escuela de verano, dirigida a
representantes de asociaciones de pacientes e investigadores. Con un amplio programa
transversal que repasa todo el proceso desde la investigacidn a la aplicacién de las soluciones
terapéuticas, repasando aspectos relacionados con la evaluacidn de la tecnologia sanitaria y el
acceso a medicamentos huérfanos, pediatricos y terapias avanzadas. Todo ello conformando
una oportunidad Unica para la interaccién entre investigadores y asociaciones de pacientes
expertos.

Programa provisional a partir de pagina siguiente.

Formacidon CIBERER ofrece seis plazas sin coste de matricula, podrd optar a ellas cualquier
contratado o adscrito de los Grupos de Investigacion CIBERER o Grupos Clinicos Vinculados a
CIBERER.

Ademads Formacion CIBERER cubre para tres de estas plazas el desplazamiento a Barcelona y
cuatro noches de hotel. No estan incluidos gastos de manutencién adicionales.

Para solicitar estas ayudas es necesario que los interesados envien correo a
formacion@ciberer.es, adjuntando curriculum y formulario de solicitud para Summer School
antes del 11 de mayo.
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EXPERT PATIENTS AND RESEARCHERS
EURORDIS SUMMER SCHOOL

“EXPRESS YOURSELF!”

HOTEL SB BCN EVENTS

CASTELLDEFELS,

BARCELONA, SPAIN
JUNE 5 - 9, 2017

Un programa de capacitacion
para representantes e
investigadores.

Sobre la informacion, la
evaluacion de la tecnologia
sanitaria y el acceso a
medicamentos huérfanos,
pediatricos y terapias avanzadas

EURORDIS

RARE DISEASES EUROPE
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Rare Diseases Europe

Apreciados companieros:

Nos es grato informar que este afio EURORDIS, FEDER, la Plataforma de
Malalties Minoritaries y CIBERER, se han unido para elaborar el programa
ExPRESS 2017 adaptado a las necesidades de las asociaciones Espafiolas y de
Iberoamérica, que se impartird del 5 al 9 de junio en, Castelldefels
Barcelona, Espaiia..

Pacientes expertos, investigadores y formadores de organizaciones de pacientes,
institutos de investigacion y la AEMPS se uniran para participar en nuestra nueva
version del Summer School "ExPRESS 2017" (Expert Patients and Researchers
EURORDIS Summer School). Este programa reune las experiencias docentes de
las 9 ediciones anteriores del programa ExPress Europeo. Compartir esta
formacion dirigida a investigadores y pacientes para discutir y aprender sobre el
desarrollo de medicamentos sera una experiencia emocionante y fructifera para
todos los participantes.

Si algun miembro de su organizacidon desea participar en "ExPRESS 2017", por
favor complete el formulario adjunto con el maximo de detalle posible y envielo
a plataforma@malaltiesminoritaries.org exponiendo la motivacién a su
participacién. Si es usted investigador deberda enviar su formulario a
amedrano@ciberer.es. Ambos formularios deberan enviarse antes del 28 de
abril de 2017.

"ExPRESS 2017" no seria posible sin el apoyo de la Agencia Espafiola de
Medicamentos y Productos Sanitarios, el CatSalut del Departamento de la
Generalitat de Catalunya y la Consejeria de Sanidad de Murcia.

Afectuosamente,

lolanda Afrbiol Pablo Lapunzi
Prgject [Manager Director€ié
FEDER PUATAEORMA Malalties Minoritaries
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Programme Committee Members:

CIBERER EURORDIS PLATAFORMA

Pablo Lapunzina Nancy Hamilton MM

Paco Palau Virginie Hivert Josep Torrent

Andrés Medrano  Elisa Ferrer Manel Fontanet
Yann Le Cam lolanda Arbiol

Apoyo Financiero de:

AEMPS

CIBERER

FEDER

Plataforma Malalties Minoritaries
CatSalut Generalitat de Catalunya

FEDER

Alba Ancochea, Directora

Jordi Cruz, FEDER

Isabel Montero, formacion FEDER
http://www.enfermedades-raras.org/

PLATAFORMA MALALTIES MINORITARIES
lolanda Arbiol

Project Manger & Institutional Relations
lolanda.arbiol@malaltiesminoritaries.org
www.malaltiesminoritaries.org

Rare Disease International (RDI)
Paloma Tejada

Senior Manager RDI
Paloma.tejada@eurordis.org
www.eurordis.org

EURORDIS

Nancy Hamilton

EURORDIS Training Manager
nancy.hamilton@eurordis.org
www.eurordis.org

FEDER

Juan Carridén
Alba Ancochea
Jordi Cruz
Isabel Montero

AEMPS

César Hernandez

Concha Prieto
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Objetivos Generales

. Empoderar y capacitar a los pacientes y representantes de pacientes afectados
por una enfermedad rara, para participar en los procesos de toma de
decisiones sobre acceso y desarrollo de medicamentos.

. Dotar a los pacientes/representantes de pacientes de las habilidades
necesarias para asegurar que la perspectiva del paciente se incluye a lo largo
de las fases del desarrollo de un medicamento, desde el disefio de los ensayos
clinicos hasta su autorizacidn y posterior comercializacion.

Objetivos especificos

. Adquirir conocimientos y habilidades en:

. Metodologia y ética en la investigacion basica y clinica.
. Genética aplicada al diagndstico de las enfermedades raras.
. Entorno legal que regula los medicamentos huérfanos y su

aprobacion en las agencias reguladoras (EMA, AEMPS).

. Evaluacién de tecnologia sanitaria.
. Politicas de acceso a medicamentos en las CCAA.
Metodologia

Este curso se impartird en modalidad online de 21h a través del campus virtual y de
unas sesiones presenciales de 35h, que tendran lugar la primera semana de junio (5-
9 de junio).



EQUIPO DOCENTE

Alba Ancochea, Directora Federacidon Espaiola de Enfermedades Raras (FEDER)

Fernando de Andrés, Miembro del COMP (EMA)

Toni Andreu, Director general de Investigacién e Innovacion en Salut

Rosa Antonijoan, Responsable Unidad Fase | del Hospital Sant Pau (HSCSP), CIM 1IB

Cristina Avendaiio, Departamento de Farmacologia Hospital Universiatario Puerta de Hierro
Majadahonda

Maite Bartroli, Miembro de la junta de Associacié Catalana d’Ataxies Hereditaries (ACAH)

Fatima Bosch, Catedratica del Departamento de Bioquimica y Biologia Molecular y directora del Centro
de Biotecnologia Animal y Terapia Génica (CBATEG)

Marta Campabadal, Online Patient Communities Coordinator en EURORDIS

Juan Carrion, Presidente de FEDER

Jordi Cruz, Miembro junta directiva FEDER

Claudia Delgado, Coordinadora UICEC

Elisa Ferrer, Patient Engagement Manager en EURORDIS

Manel Fontanet, Vocal experto del CATFAC, del CatSalut.

Encarna Guillén, Consejera sanidad Murcia

Julian Isla-Gomez, Presidente de la Dravet Syndrome European Federation

Victoria Martorell, Jefa de desarrollo de servicios HSCSP, miembro de la junta del observatori de bioética
| dret de la Universitat de barcelona

Rosa Morros, Presidenta del Comité Etico de Investigacidn Clinica, IDIAP Jordi Gol

Francesc Palau, Profesor de Investigacion del CSIC

Teresa Pampols , Genetista hosp clinic, menmbre cbc

Caridad Pontes, Gerente de Harmonitzacion Farmacoterapéutica del Servei Catala de la Salut (CatSalut)
Concha Prieto, Representante de la AEMPS en el CHMP (EMA)

Clara Serra, Presidenta de la Sociedad Espafiola de Asesoramiento Genético SEAGen, investigadora
CIBERER.

Lluis Segu, Oblikue consulting

Mercedes Serrano, Neuropediatra HSJdD, investigadora CIBERER.

Josep Torrent, Responsable del Area del Medicamento del Servei Catala de la Salut (CatSalut)

Alba Villacampa, hygeia consulting

Nora Ventosa, CIBERBBN, CSIC



LUNES 5 DE JUNIO, 2017

HORARIO SALA
12:00 BCN-2

12:15-12:30 Accesoa
BCN-2

12:30-12:45 BCN-2

12:45 - 13:45 BCN-2

13:45 - 14:30 BCN-2

14:30 - 15:30 COMEDOR

15:30 - 16:10 BCN-2

16:10 - 18:10 BCN-2
Olimpic 1
Olimpic 2

18:10 - 18:30 BCN-2

SESION Y PONENTES

Registro y entrega de documentacion

Bienvenida:
Juan Carridn, Paloma Tejada, lolanda Arbiol

Introduccion a ExPRESS 2017:
Yann Le Cam y Josep Torrent -Farnell

Sesion de Networking, presentacion de los participantes
al curso:
Jordi Cruz

Genética y consejo genético. La importancia del
diagnéstico
Mercedes Serrano y Clara Serra

LUNCH

Revision de conceptos clave en la metodologia de
ensayos clinicos:
Rosa Antonijoan

Taller de trabajo: metodologia de ensayos clinicos.
Rosa Antonijoan, Juan Manel Fontanet,
Cristina Avendafo, Rosa Morros, Claudia Delgado

Sesion de comentarios: 5/6 minutos / grupo

19:00 - 22:00 HALL HOTEL Welcome Dinner



MARTES 6 DE JUNIO, 2017

HORARIO
9:00 - 9:15

9:15 - 11:00

10:45 - 11:15

11:15-11:45

11:45 -13:00

13:00 - 14:00

14:00 - 15:00

15:00 - 16:00

16:00 - 17:00

17:00 -17:30

SALA
BCN-2

BCN-2
Olimpic 1
Olimpic 2

BCN-2

SESION Y PONENTES

Revision de los conceptos clave sobre las
consideraciones éticas:
Victoria Martorell

Taller: El comité de ética
Victoria Martorell y Teresa Pampols

COFFEE BREAK

Sesion de discusién: 5/6 minutos / grupo

Terapias innovadoras
Terapia génica: Fatima Bosch
Nanotecnologia: Nora Ventosa

COMEDOR LUNCH

BCN-2

BCN-2
Olimpic 1
Olimpic 2
Calma-3
BCN-2

BCN-2

Cuando los pacientes toman la iniciativa
Julian Isla-Gomez

Taller: Participacion de los pacientes en proyectos de
investigacion:
Francesc Palau

Experimento de Laboratorio:
CIBERER

Tutoria



MIERCOLES 7 DE JUNIO, 2017

HORARIO
9:00 -10:45

SALA
BCN-2

10:45 - 11:15 TERRAZA

11:15-13:15 BCN-2

13:15 - 14:15 COMEDOR

14:15 — 16:00 BCN-2

16:00-17:00

17:00- 17:15

Olimpic 1
Olimpic 2
Calma-3

SESION Y PONENTES

Procedimiento de autorizacion de farmacos

(Desde designacion huérfana hasta el acceso a pacientes)
Concha Prieto

AEMPS vy las EERR: Acciones conjuntas

(pc)
COFFEE BREAK

Round Table. Introduccion Comités de la EMA:
Pc (COMP)
Concha Prieto (CHMP)

Participacion en los Comités de Expertos Agencia
Europea de Medicamentos y grupos de trabajo:
Elisa Ferrer, Caridad Pontes

Fernando de Andrés

LUNCH

Conceptos clave en la evaluacion del balance beneficio
riesgo

Concha Prieto

Cristina Avendafo

Caso practico

(Coordinador: Manel Fontanet) Cristina Avendafio,

Conceptos clave en farmacovigilancia — PRAC
Dolores Montero

Tutoria y preparacion taller Acceso a mercado



JUEVES 8 DE JUNIO, 2017

HORARIO  SALA
09:00 - 10:30 BCN-2

10:30- 11:00 TERRAZA

11:00 - 12:30 BCN-2

12:30- 13:30 BCN-2

13:30 - 14:30 COMEDOR

14:30 - 16:30 BCN-2
Olimpic 1
Olimpic 2
Calma-3

16:30- 17:00 BCN-2

17:00 - 17:15 BCN-2

SESION Y PONENTES

Retos de las CCAA y politicas de acceso
Encarna Guillén, consejera sanidad Murcia

COFFEE BREAK

Criterios farmacoeconomicos para el acceso a
medicamentos

(pc)

Caso practico de evaluacion de tecnologia sanitaria
Manel Fontanet

LUNCH

Taller de acceso a medicamentos

Introduccion: Jordi Cruz

Alba Villacampa

Conclusiones: José Luis Poveda/Miguel Angel Calleja

Debate y conclusiones del taller

Tutoria



VIERNES 9 DE JUNIO, 2017

HORARIO
09:00 - 10:00

10:00 -11:00

11:00-11:30

11:30-12:30

12:30 - 13:30

13:30 - 14:30

SALA
BCN-2

BCN-2

TERRAZA

BCN-2

BCN-2

SESION Y PONENTES

La estrategia nacional de enfermedades raras:
retos de los centros de referencia nacionales y
europeos

(pc)

El papel de los pacientes en las politicas de acceso
a las intervenciones de salud

FEDER

COFFEE BREAK

Redes sociales para investigadores y pacientes
Marta Campabadal, EURORDIS
Comunicacion FEDER

Pacientes y medios de comunicacion: {camino
conjunto?
(pc)

Clausura, entrega de diplomas



