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Resumen: Los pacientes con enfermedades minoritarias se enfrentan a barreras en el
acceso a tratamientos farmacologicos y médicos, derivadas de la limitada
evidencia cientifica disponible, asi como de la dispersion territorial. Esta
problematica se puede ver agravada en un Estado con competencias sani-
tarias descentralizadas, donde las diferencias en los criterios de autorizacion
y financiacion de farmacos y tratamientos entre Comunidades Autonomas
generan desigualdades. Previa exposicion del régimen contenido en nuestro
ordenamiento juridico, el presente capitulo analiza la jurisprudencia re-
ciente y, en concreto, la litigiosidad existente por denegaciones de trata-
miento en patologias minoritarias. Finalmente, se proponen algunas
medidas de actuacion para superar las desigualdades territoriales.

1. INTRODUCCION

En el ambito de la Unién Europea, el programa de accién comunitaria
sobre las enfermedades poco comunes (1999-2003) adoptd la definicién ac-
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tualmente vigente de enfermedades raras o poco frecuentes, entendiéndose
por tales aquellas que, implicando un peligro de muerte o invalidez crénica,
presentan una prevalencia inferior a cinco casos por cada 10 000 habitantes™.

Dentro de este grupo se incluyen también las denominadas ultrarraras, con
una prevalencia inferior a un caso por cada 50 000, para las que no existe ain
definicion legal especifica. A pesar de su baja incidencia, estas patologias ma-
nifiestan su gravedad desde edades muy tempranas —dos de cada tres se diag-
nostican antes de los dos afios de vida— y representan el 35 % de las muertes
antes del primer afio y el 10 % de las defunciones entre uno y cinco afios, lo
que subraya la importancia de su deteccién precoz.

Segliin datos de Orphanet, se han catalogado mas de 6172 enfermedades
raras de un total estimado de 7 000.? En este contexto, en Espafia, mas de
tres millones de personas conviven con alguna enfermedad rara —y cerca de
treinta millones en el conjunto de Europa—,® cifra que ilustra el impacto co-
lectivo de estas patologias, aun cuando cada una de ellas, de manera indivi-
dual, afecta a un nimero reducido de pacientes. La dispersién territorial de
los afectados dificulta el desarrollo de lineas de investigacién y desalienta la
inversion en fArmacos huérfanos.

Esta realidad conlleva un diagnoéstico que en ocasiones puede demorarse
anos —la Federacion Espafiola de Enfermedades Raras (FEDER) calcula que,
enun 20 % de los casos, el retraso alcanza la década— y desemboca en estrés
psicoldgico, falta de apoyo terapéutico (29,37 % de los pacientes no recibe
tratamiento), aplicacién de pautas inadecuadas (17,9 %) e incluso agrava-
miento de la enfermedad (31,26 %).* Ademas, los costes directos e indirectos
asociados —adquisicién de medicamentos, ayudas técnicas, transporte adap-
tado— suponen alrededor del 20 % de los ingresos familiares anuales, ele-
vandose asi la carga econdémica de quienes padecen estas patologias®.

1 Definicion recogida en el preambulo del Real Decreto 1091/2015, de 4 de diciembre, por el
que se crea y regula el Registro Estatal de Enfermedades Raras.

2 Orphanet es la base de datos europea sobre enfermedades raras y medicamentos huérfanos.
(https://www.orpha.net).

3 NGUENGANG WAKAP, Stéphanie, LAMBERT, Deborah M., OLRY, Annie, RODWELL,
Charlotte, GUEYDAN, Charlotte, LANNEAU, Valérie, MURPHY, Daniel, LE CAM, Yann, &
RATH, Ana: «Estimating cumulative point prevalence of rare diseases: Analysis of the Orphanet
database», FEuropean Journal of Human Genetics, 28(2), 2020, pp. 165-173.
https://doi.org/10.1038/s41431-019-0508-0

4 https://www.enfermedades-raras.org/que-hacemos/por-la-investigacion/obser/biblioteca-vir-
tual/atencion-socio-sanitaria/impacto-psicosocial-en-el-retraso-diagnostico

5 https://www.enfermedades-raras.org/enfermedades-raras/conoce-mas-sobre-er/enfermeda-
des-raras-en-cifras
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La introduccién del cribado neonatal —la conocida «prueba del talon»—
a principios de los afios setenta supuso un hito en salud publica: una gota de
sangre extraida en las primeras horas de vida permite hoy detectar, antes de
que aparezcan sintomas, errores innatos del metabolismo cuya incidencia
ronda un caso por cada 1 000 nacimientos. Gracias a ello, se han evitado dafios
neurologicos irreversibles y muertes infantiles.

No obstante, la falta de uniformidad en su aplicacién a nivel autonémico
genera desigualdades notables: la Cartera de Servicios Comunes del SNS
obligd en 2014 a incluir un minimo de siete enfermedades metabdlicas, pero
las Comunidades Auténomas han ido ampliando su catalogo, con variaciones
que oscilan entre ocho y mas de cuarenta patologias segun la regién. Este des-
equilibrio conlleva que un recién nacido pueda beneficiarse de un diagndstico
temprano en una comunidad y, sin embargo, quedar excluido en otra, lo que
supone prolongar meses de incertidumbre para algunas familias e incluso
puede llegar a poner en riesgo la vida del recién nacido.

Frente a estos desafios, la sociedad civil ha mostrado una capacidad de mo-
vilizacion creciente: FEDER agrupa 416 entidades que promueven la sensibi-
lizacién, el apoyo y la investigacion; numerosos grupos de pacientes y
familiares difunden sus historias en medios de comunicacién para reclamar
recursos y coordinaciéon; y centros como el CIBERER y el Instituto de Salud
Carlos III impulsan proyectos de investigaciéon colaborativa junto con el Mi-
nisterio de Sanidad. Ademas, el Defensor del Pueblo ha promovido actuacio-
nes especificas para conseguir derivaciones a centros especializados, logrando
mejoras en algunas Comunidades Auténomas, como es el caso de Andalucia®.

Reconociendo la urgencia de homogeneizar el cribado neonatal, el Minis-
terio de Sanidad anuncié en abril de 2024 la incorporacién de cuatro nuevas
endocrino-metabolopatias a la cartera comin —con lo que se eleva de siete a
once el nimero de enfermedades analizadas— y estableci6 un plazo de un
afio tras su publicacién en el BOE para la implementacién autonémica. Por su
parte, el Gobierno anuncié en abril de 2024 que ampliaria las enfermedades
que se analizan en el cribado neonatal: «El objetivo es hacer mas sostenible el sistema
v homogeneizar esta prestacion en el conjunto del pais, para que la salud de los espanoles
no dependa ni de su codigo postal ni de sus ingresosy’. Esta ampliacién tuvo lugar a

6 Articulo en la web del Defensor del Pueblo (https://www.defensordelpueblo.es/noticias/el-de-
fensor-del-pueblo-reitera-su-compromiso-en-la-defensa-de-los-derechos-de-las-personas-afecta-
das-por-enfermedades-raras/).

7 Web del Ministerio de Sanidad (https://www.sanidad.gob.es/gabinete/notasPrensa.do?id=6400)
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través de la Orden SND/454 /2025, de 9 de mayo que, suponiendo un avance
a este respecto, todavia resulta insuficiente. En palabras de FEDER, «la inequi-
dad en el acceso al cribado neonatal sigue siendo un problema grave en Espaiia. El acceso
a las pruebas que detectan enfermedades en los recién nacidos no es igual en todas las co-
munidades autonomas, y el lugar de nacimiento condiciona las oportunidades de diag-
nostico precoz y prevencion de complicaciones gravesy®.

Llegados a este punto, es imperativo tener presente que el modelo de re-
parto competencial entre el Estado y las Comunidades Auténomas en materia
sanitaria responde a una decisién constitucional legitima que permite adaptar
las politicas sanitarias a las realidades territoriales especificas.

Ahora bien, como se desarrollard con mayor profundidad, cuando estas di-
ferencias en el acceso a la salud se traducen en que, por ejemplo, un recién
nacido pueda beneficiarse de un diagnéstico temprano en una comunidad y
quedar excluido en otra, surge la necesidad de examinar si nuestro ordena-
miento constitucional ofrece instrumentos suficientes para poder dar res-
puesta a esta situacion.

Expuesto lo anterior, conviene realizar una breve aproximacién al marco
normativo aplicable con el objetivo de analizar el estado de la cuestion y de-
tectar los puntos débiles del sistema que han llevado en ocasiones a la necesi-
dad de acudir a los Tribunales ante la ausencia de una decisiéon de equidad
dada por la Administracion.

2. MARCO JURIDICO APLICABLE

2.1. EL DERECHO A LA SALUD EN LA NORMATIVA INTERNACIONAL

En el plano juridico internacional, el derecho a la salud ha sido reconocido
en distintos textos normativos. En particular, la Carta de las Naciones Unidas
de 1945 realiza dos menciones especificas destacables al ambito sanitario: la
primera en el articulo 13.2, que expone: «La Asamblea General promovera estudios
y hard recomendaciones para los fines siguientes: fomentar la cooperacion internacional
en materias de cardcter economico, social, cultural, educativo y sanitario y ayudar a hacer
efectivos los derechos humanos y las libertades fundamentales de todos, sin hacer distincion
por motivos de raza, sexo, idioma o religiony.

Lasegunda, en el articulo 62.1, que cita: «El Consejo Economico y Social podra
hacer o iniciar estudios e informes con respecto a asuntos internacionales de caracter eco-

8  https://www.enfermedades-raras.org/actualidad/noticias/sanidad-amplia-el-cribado-neonatal-
en-toda-espana-un-paso-clave-hacia-la-equidad-y-deteccion-precoz-de-enfermedades-raras
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nomico, social, cultural, educativo y sanitario, y otros asuntos conexos, y hacer recomen-
daciones sobre tales asuntos a la Asamblea General, a los Miembros de las Naciones Uni-
das y a los organismos especializados interesadoy.

La referida Carta vincula a Espafia por cuanto tiene consideracién de tra-
tado internacional —del que Espafia es miembro desde diciembre de 1955—
y, por lo tanto, en virtud del articulo 96 de la Constitucién espafiola, su con-
tenido forma parte del ordenamiento interno espafiol.

Asimismo, la Asamblea General de las Naciones Unidas ha tenido como
eje central en sus discusiones el derecho a la salud en numerosas ocasiones,
lo que ha dado lugar a instrumentos normativos especificos, de entre los que
destacan dos:

e La Declaracion Universal de los Derechos Humanos, aprobada mediante la
Resolucién 217 A (III) de 10 de diciembre de 1948, cuyo articulo 25 re-
conoce expresamente el derecho de toda persona a un nivel de vida su-
ficiente que le asegure salud y bienestar, enfatizando la atencién médica
como componente esencial de la dignidad humana.

e El Pacto Internacional de Derechos Economicos, Sociales y Culturales (en ade-
lante «PIDESC»), aprobado mediante la Resolucién 2200 A (XXI) de 16
de diciembre de 1966, cuyo articulo 12 contempla obligaciones especi-
ficas de los Estados para reducir la mortalidad, mejorar la higiene del
entorno y combatir enfermedades, bajo el objetivo de lograr el «nivel
mds alto posible de salud fisica y mentaly.

En concreto, el referido articulo 12 ha sido objeto de interpretacién exten-
siva por el Comité de Derechos Econémicos, Sociales y Culturales —cuya fun-
ciéon es supervisar la aplicacién del PIDESC— en su Observacién General
num. 14, donde, de forma detallada, describe que el derecho a la salud es in-
clusivo, ya que abarca tanto la atencién sanitaria como los factores determi-
nantes basicos —agua potable, alimentacidn, saneamiento—; e identifica las
obligaciones estatales de disponibilidad, accesibilidad, aceptabilidad y calidad
de los servicios, para subrayar que no se trata solo de «estar sano», sino de
disponer de facilidades y recursos que lo permitan.

9 CDESC, Ginebra, 25 de abril a 12 de mayo de 2000, https://www.acnur.org/fileadmin/Docu-
mentos/BDL/2001/1451.pdf
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2.2. EL DERECHO A LA SALUD EN LA NORMATIVA DE LA UE

En el plano del Consejo de Europa, la regulacion del derecho a la salud
parte de la Carta Social Europea de 1961 —ratificada por Espafia el 6 de mayo
de 1980—, cuyos articulos 11 y 13 consagran el derecho inalienable a la salud
y a la asistencia social médica.

En concreto, el articulo 11 establece que, «para garantizar el ejercicio efectivo
del derecho a la proteccion de la salud, las partes contratantes se comprometen a adoptar,
directamente o en cooperacion con organizaciones publicas o privadas, medidas adecuadas
para entre otros fines:

1. Eliminar, en lo posible, las causas de una salud deficiente.

2. Establecer servicios educacionales y de consulta dirigidos a la mejora de la salud y
a estimular el sentido de responsabilidad individual en lo concerniente a la misma.

3. Prevenir, en lo posible, las enfermedades epidérmicas, endémicas y otras.

En armonia, el articulo 13 expone que: «Para garantizar el ejercicio efectivo
del derecho a la asistencia social y médica, las partes contratantes se compro-
meten:

1. A velar por que toda persona que no disponga de recursos suficientes y no esté en
condiciones de conseguirlo por su propio esfuerzo o de recibirlos de otras fuentes, especial-
mente por via de prestaciones de un régimen de Seguridad Social, pueda obtener una asis-
tencia adecuada y, en caso de enfermedad, los cuidados que exija su estado.

2. A velar por que las personas que se beneficien de tal asistencia no sufran por ese
motivo disminucion alguna en sus derechos politicos y sociales.

3. A disponer lo preciso para que todas las personas puedan obtener por medio de ser-
vicios adecuados, publicos o privados, el asesoramiento y ayuda personal necesarios para
prevenir, eliminar o aliviar su estado de necesidad personal o familiar.

4. Aplicar las disposiciones mencionadas en los parrafos 1, 2 'y 3 del presente articulo,
en condiciones de igualdad con sus nacionales, a los de las restantes partes contratantes
que se encuentren legalmente en su territorio, conforme a las obligaciones derivadas del
Convenio Europeo de Asistencia Social y Médica, firmado en Paris el 11 de diciembre de
1953».

En el ambito de la UE, 1a Carta de los Derechos Fundamentales, que entro
en vigor con el Tratado de Lisboa de 2009, reconoce expresamente la protec-
cién de la salud en su articulo 35, que otorga a toda persona el derecho a la
prevencidén sanitaria y a beneficiarse de una atencién médica adecuada en las
condiciones establecidas por las legislaciones y practicas nacionales. Ello con
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el objetivo de garantizar un nivel elevado de proteccién de la salud humana
en la definicién y ejecucion de todas las politicas y acciones de la UE.

En consonancia con lo anterior, el Tratado de Funcionamiento de la UE
establece en su articulo 168 que, si bien los Estados miembros conservan la
competencia principal en materia de organizacién y prestacién de servicios
sanitarios y atencion médica, la UE tiene la funcién de complementar, reforzar
y coordinar las acciones nacionales. Esta distribucién competencial persigue
también garantizar un alto nivel de proteccién de la salud humana, respe-
tando al mismo tiempo las responsabilidades de los Estados miembros en la
definicion de su politica sanitaria y en la organizacién y prestacién de servicios
sanitarios y atencion médica.

Para articular el derecho a la salud consagrado en los referidos instrumen-
tos, la UE ha adoptado dos ejes fundamentales:

e Enprimer lugar, los Reglamentos en materia de coordinacién de siste-
mas de la Seguridad Social, principalmente los num. 883/2004 y
987/2009, que aseguran la cobertura sanitaria a personas desplazadas
o residentes en otro Estado miembro, sin necesidad de armonizar cada
modelo nacional.

e En segundo lugar, la Directiva 2011/24/UE, que regula la asistencia sa-
nitaria transfronteriza y el reembolso de gastos médicos, permitiendo a
los pacientes recibir tratamiento en otro Estado miembro cuando se
cumplan determinadas condiciones.

Tras la pandemia de COVID-19, la iniciativa de construir una «Unién Eu-
ropea de la Salud» experimenté un impulso decisivo, pasando del plano te6-
rico a la cooperacidn entre Estados miembros como desarrollo natural de la
aplicacion practica. En este contexto, la UE adopté un conjunto de medidas
estratégicas: (i) aprobd disposiciones urgentes para agilizar la movilidad de
pacientes y suprimir determinadas formalidades administrativas; (ii) creé la
Autoridad de Preparacién y Respuesta ante Emergencias Sanitarias (HERA)
como organismo especializado; y (iii) reforzé los mecanismos de cooperacién
entre Estados miembros con el fin de asegurar una respuesta mas coordinada
y eficaz ante futuras crisis sanitarias.

Este entramado legal e institucional tiene como objetivo fundamental ga-
rantizar un estdndar minimo y equivalente de proteccion de la salud en todo
el territorio de la Unién Europea, evitando la existencia de discriminaciones
por razén de nacionalidad, pero preservando simultdneamente la competen-
cia soberana de cada Estado miembro en la organizacién y gestion de sus res-
pectivos sistemas sanitarios nacionales.
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2.3. EL DERECHO A LA SALUD EN LA NORMATIVA DE LA CONSTITUCION
ESPANOLA

La proteccion de la salud de todos los ciudadanos como derecho constitu-
cionalmente protegido se reconoce en el articulo 43 de la Constitucién espa-
fiola (en adelante «CE»), como principio rector de la politica social y
econdmica. Para su concrecidn en medidas especificas, la propia CE prevé que
«compete a los poderes publicos organizar y tutelar la salud publica a través de medidas
preventivas y de las prestaciones y servicios necesariosy.

Como expone la Sentencia del Tribunal Constitucional 64/1982 [Rec.
114/1982] en su fundamento de derecho primero, «es evidente que entre esos po-
deres publicos se encuentran las Comunidades Autonomasy. Por ello es imprescindi-
ble entender la normativa nacional desde la o6ptica de la distribucién
constitucional de competencias en materia de salud.

2.4. DISTRIBUCION DE COMPETENCIAS EN MATERIA DE SALUD: PREVISION
CONSTITUCIONAL

El ordenamiento juridico espafiol se caracteriza en materia de sanidad por
un modelo de reparto competencial entre el Estado y las Comunidades Aut6-
nomas que se deriva del propio texto constitucional:

(i) Competencias exclusivas del Estado. El articulo 149.1.16.2 de la CE
otorga competencia exclusiva al Estado sobre la «sanidad exteriory, las
«bases y coordinacion general de la sanidady y la «legislacion sobre productos far-
macéuticosy.

(i) Competencias de las Comunidades Auténomas. En virtud del articulo
148.1.21.2 de la CE, las Comunidades Auténomas pueden asumir com-
petencias en materia de sanidad.

Ello es asi porque, como se ha mencionado supra, cuando el articulo 43.2
dela CE habla de los poderes publicos no se refiere, como es evidente, exclusi-
vamente al Estado.

2.5. LEGISLACION BASICA EN MATERIA DE SANIDAD

En desarrollo de los articulos 43y 149.1.16.2 de la CE, se han promulgado
una serie de normas de ambito estatal a fin de definir el marco de la compe-
tencia estatal y el concepto de regulacion basica en materia sanitaria.

(A) Ley General de Sanidad'®

10 Ley 14/1986, de 25 de abril, General de Sanidad.
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Esta norma prevé un desarrollo del reparto de competencias entre las dis-
tintas Administraciones publicas en sus articulos 38 y siguientes. As{, de con-
formidad con el articulo 41 de la Ley General de Sanidad, a las Comunidades
Autonomas corresponde el ejercicio de (i) las competencias propias asumidas
en sus Estatutos de Autonomia; (ii) las competencias transferidas o, en su caso,
delegadas por el Estado; y (iii) las decisiones y actuaciones publicas previstas
no reservadas expresamente en tal norma al Estado.

(B) Ley de Cohesidn y Calidad del Sistema Nacional de Salud!!

El Capitulo I de la norma regula el catdlogo de prestaciones del Sistema
Nacional de Salud. A este respecto, segin la modalidad econémica que le re-
sulta de aplicacioén, las prestaciones se dividen en las correspondientes a (i)
una cartera comun basica, con financiacién publica integra; (ii) una cartera
comun suplementaria, sujeta a aportacién del usuario; y (iii) una cartera
comun de servicios accesorios sujeta a aportaciéon y/o reembolso del usuario.
Las prestaciones concretas que en cada momento se recojan en cada una de
las carteras, incluyendo la prevencion, diagndstico, tratamiento y rehabilita-
cion de diferentes patologias, se determina por la via reglamentaria®?.

Por su parte, la norma faculta a las Comunidades Auténomas para aprobar
sus respectivas carteras de servicios, las cuales deberdn garantizar, como mi-
nimo, la cobertura integra de la cartera comin determinada por el Estado en
sus tres modalidades para todos los usuarios del sistema. A partir de este um-
bral minimo, las Comunidades Auténomas estdn habilitadas para introducir
mejoras y ampliaciones en la cartera estatal: siempre podran incrementar las
prestaciones ofrecidas, pero nunca reducirlas por debajo del estdndar nacional
establecido.

2.6. INTERPRETACION CONSTITUCIONAL DE LA REGULACION MINIMA UNIFORME

Para garantizar la consecuciéon del interés general, la CE establece que la
determinacién de lo basico en materia sanitaria corresponde exclusivamente
al Estado. En efecto, la CE no solo atribuye al Estado una facultad, sino tam-
bién un deber, al exigirle «que preserve la existencia de un sistema normativo sanitario
nacional con una regulacion uniforme minima y de vigencia en todo el territorio espaniol,
sin perjuicio de las normas que sobre la materia puedan dictar las Comunidades Auto-
nomas en virtud de sus respectivas competencias [...] dirigidas, en su caso, a una mejora
en su ambito territorial de ese minimo comun denominador establecido por el Estado»

11 Ley 16/2003, de 28 de mayo, de cohesion y calidad del Sistema Nacional de Salud.
12 Real Decreto 1030/2006, de 15 de septiembre, por el que se establece la cartera de servicios co-
munes del Sistema Nacional de Salud y el procedimiento para su actualizacion.
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(Sentencia del Tribunal Constitucional 64/2017 [Rec. 419/2013]). Por tanto,
sobre la base de estas directrices estatales, corresponde a las Comunidades
Autonomas el desarrollo normativo y la ejecucion del contenido primario es-
tablecido por el Estado.

La jurisprudencia del Tribunal Constitucional ha abordado en multiples
ocasiones la definicién del término bases o legislacién basica, concepto que
constituye un ejemplo paradigmatico de figura juridica indeterminada. En
este sentido, ha establecido los siguientes criterios interpretativos:

«En relacion con esta nocion material, cuya delimitacion por este Tribunal tiene
como finalidad esencial procurar que la definicion de lo basico no quede en cada
caso a la libre disposicion del legislador estatal, “pues ello permitiria dejar sin con-
tenido las competencias autonomicas” (SSTC 69/1988 y 80/1988), cabe agregar
que lo que ha de considerarse “como bases o legislacion basica es el comun deno-
minador normativo necesario para asegurar la unidad fundamental prevista por
las normas del bloque de la constitucionalidad que establecen la distribucion de
competencias” (STC 48/1988, FJ 3.9). Esto es, “un marco normativo unitario,
de aplicacion a todo el territorio nacional” (STC 147/1991), dirigido a asegurar
los intereses generales y dotado de estabilidad —ya que con las bases “se atiende a
aspectos mas estructurales que coyunturales” (STC 1/1982, FJ 1.°)—, a partir
del cual “pueda cada Comunidad, en defensa de su propio interés, introducir las
peculiaridades que estime convenientes dentro del marco competencial que en la
materia correspondiente le asigne su Estatuto (STC 49/1988, FJ 16)» (Sentencia
del Tribunal Constitucional 109/2003 [Rec. 3540/1996]).

Asimismo, aunque el Tribunal Constitucional establece como principio ge-
neral la preferencia de la ley para la determinacién de lo basico, también ad-
mite que en determinadas circunstancias pueda establecerse por via
reglamentaria (Sentencia del Tribunal Constitucional 48/1988 [Rec.
873/1985]).

Como se ha expuesto, la reserva al Estado de la fijaciéon de las bases de la
sanidad pretende, en ultima instancia, asegurar un comuin denominador nor-
mativo que garantice el acceso a la salud en condiciones de igualdad para
todos los ciudadanos. Esta finalidad queda expresamente reflejada en las nor-
mas que desarrollan el articulo 149.1.16.2 de la CE. Asi, el articulo 3 de la Ley
General de Sanidad establece que «el acceso y las prestaciones sanitarias se realiza-
ran en condiciones de igualdad efectiva» y que «la politica de salud estard orientada a
la superacion de los desequilibrios territoriales y socialesy.

En el mimo sentido, el articulo 2 de la Ley de Cohesién y Calidad del Sis-
tema Nacional de Salud erige como sus principios generales informadores «la
prestacion de los servicios a los usuarios del Sistema Nacional de Salud en condiciones
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de igualdad efectiva y calidady, asi como «la coordinacion y la cooperacion de las Admi-
nistraciones publicas sanitarias para la superacion de las desigualdades en saludy.

Esto es, la normativa —y, en su caso, la jurisprudencia— debe garantizar
que, dado el reparto competencial establecido por la CE, este favorezca el ejer-
cicio del derecho a la salud en condiciones de igualdad. En términos similares
se manifiesta el Tribunal Constitucional (si bien en materia de vivienda, pero
con una doctrina perfectamente proyectable a lo que aqui analizamos): « Como
declaramos en nuestra STC 146/1986... “la persecucion del interés general —en este
caso, el relativo a la garantia de una vivienda adecuada para todos los espaiioles— se
ha de materializar ‘a través de’, no ‘a pesar de’ los sistemas de reparto de competencias
articulados en la C.E.” (Fundamento juridico 3), de manera que la promocion de la
igualdad sustancial y la accion estatal destinada al efecto “debe desplegarse teniendo en
cuenta las peculiaridades de un sistema de autonomias territoriales ”» (Sentencia del
Tribunal Constitucional 152/1988 [Rec. 325/1987]).

En definitiva, como sefiala el Tribunal Constitucional, la promocién de la
igualdad sustancial debe desarrollarse teniendo en cuenta las peculiaridades
de un sistema basado en autonomias territoriales. Ello implica que el principio
de igualdad no exige una uniformidad en todas las prestaciones sanitarias,
sino que admite diferencias razonables derivadas del legitimo ejercicio de las
competencias autondémicas.

Sin embargo, esta flexibilidad deberia tener limites: el reparto competen-
cial previsto en la Constitucién deberia interpretarse como un instrumento
para garantizar la efectiva realizacién del derecho fundamental a la proteccién
de la salud. Para ello, el sistema normativo nacional ha de asegurar un marco
minimo comun y uniforme, que sirva de base para el ejercicio de las compe-
tencias autonémicas y permita introducir mejoras sin menoscabar la igualdad
en el acceso a las prestaciones esenciales.

Por tanto, las desigualdades territoriales no pueden atribuirse simplemente
a la existencia de diferencias autonémicas —manifestacion legitima del plu-
ralismo territorial—, sino a la insuficiencia de ese estdndar minimo comun
cuando no garantiza el acceso equitativo a servicios basicos, especialmente en
ambitos sensibles como la deteccidon precoz de enfermedades graves.

3. APLICACION DEL ORDENAMIENTO JURIDICO
3.1. CONSIDERACION PREVIA

Como cabe esperar, las desigualdades territoriales en el acceso a tratamien-
tos para pacientes con enfermedades minoritarias han generado litigiosidad,
especialmente en aquellos supuestos en los que la Administracién sanitaria
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de una determinada Comunidad Auténoma ha rechazado proporcionar a un
paciente, aquejado de una patologia poco frecuente, el acceso a un trata-
miento farmacolégico especifico que resulta esencial para su supervivencia o
para el mantenimiento de su calidad de vida, mientras que en otras Comuni-
dades Auténomas dicho tratamiento si ha sido dispensado sin que exista una
justificacidn objetiva y razonable para tal diferencia de trato.

La respuesta jurisdiccional ante estas situaciones ha mostrado criterios dis-
pares. Algunos 6rganos judiciales han considerado imprescindible el recono-
cimiento del acceso al tratamiento para salvaguardar el derecho fundamental
a la igualdad. Otros han exigido a los demandantes una carga probatoria es-
pecialmente rigurosa para acreditar la efectiva vulneracién de dicho derecho.
Un tercer grupo ha estimado legitima la denegacién del tratamiento cuando
esta se fundamenta en el margen de discrecionalidad propio de las Comuni-
dades Auténomas, lo que puede dar lugar a tales disparidades.

Esta diversidad de enfoques judiciales se refleja en aquellas resoluciones
donde los criterios administrativos para denegar el acceso a determinados tra-
tamientos o medicamentos han sido objeto de revisiéon y modificaciéon por
parte de los tribunales.

Un ejemplo paradigmatico lo constituye la sentencia dictada por el Tribu-
nal Superior de Justicia de Galicia n.2 293/2013, de 12 de abril, que reconoce
el acceso al tratamiento por su esencialidad. La sentencia resuelve favorable-
mente un recurso de apelacion derivado de la inactividad del Servicio Gallego
de Salud, consistente en la no dispensacion efectiva del medicamento Soliris
300 mg, que contiene el principio activo eculuzumab, usado para tratar la en-
fermedad minoritaria denominada Hemoglobinuria paroxistica nocturna, pade-
cida por el apelante. En la sentencia, el 6rgano judicial concluye que se ha
producido una vulneraciéon del derecho a la vida e integridad fisica del pa-
ciente, en cuanto ese medicamento suponia la tinica opcién terapéutica auto-
rizada y homologada cuyo uso permitiria llevar «una vida normaly.

En linea similar se sitia la sentencia dictada por el Tribunal Superior de
Justicia de Murcia n.2 464 /2023, de 28 de septiembre, al considerar que la de-
negacion del acceso al tratamiento farmacolégico resulté discriminatoria.
Aqui, el Tribunal en su sentencia concluye que:

«Esta actitud discriminatoria no es novedosa, sino mas bien recurrente en la Ad-
ministracion apelante que ha supuesto que en otras situaciones similares por esta
Sala se dicten la Sentencia 224/2021, cuya doctrina aplicable al presente supuesto
es de plena aplicacion, y que es similar a la que recoge la Sentencia 456/2019,
puesto que ambas se basan en que existen personas con igual padecimiento dentro
de la poblacion diana del tratamiento que lo estin recibiendo en otras Comunida-
des Autonomas (...)».
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En sentido contrario se pronuncia la sentencia del Tribunal Superior de
Justicia de Cataluna n.2 1616/2021, de 13 de abril, que consideré la inexis-
tencia de indicios discriminatorios suficientes, y que ha sido recientemente
revocada por el Tribunal Supremo en lo que parece ser un cambio de para-
digma en el enjuiciamiento de este tipo de procedimientos. El andlisis deta-
llado de esta trascendental resolucién se desarrolla en el siguiente apartado.

3.2. ANALISIS DE UN SUPUESTO PARADIGMATICO EN LA DENEGACION DE
ACCESO AL TRATAMIENTO: LA DISTROFIA MUSCULAR DE DUCHENNE

Como se ha expuesto, las desigualdades en el diagnéstico y tratamiento
por parte de las Comunidades Auténomas han sido objeto de impugnacién
ante los tribunales en diversos supuestos. En particular, se han dictado distin-
tas resoluciones judiciales que analizan la legalidad de la decisién adoptada
por una Comunidad Auténoma al denegar el acceso de determinados pacien-
tes a medicamentos que, en otras Comunidades Auténomas, si son dispensa-
dos con cargo al sistema sanitario publico.

Entre dichas resoluciones, destacan por su especial relevancia las relativas
al tratamiento de la distrofia muscular de Duchenne, patologia grave caracte-
rizada por elevadas tasas de mortalidad prematura y respecto de la cual, a la
fecha, existen limitadas opciones de tratamiento farmacolégico.

3.2.1. De larespuesta dada en primera instancia: vulneracion del
derecho a la igualdad y no discriminacion

En el procedimiento relativo a la tutela de derechos fundamentales que
dio lugar a la Sentencian.2 101/2020, de 28 de mayo, del Juzgado de lo Con-
tencioso Administrativo n.2 5 de Barcelona, se abord¢ la regularidad de la de-
negacién por parte del centro hospitalario de cursar la solicitud de acceso
farmacoldgico para el tratamiento de la distrofia muscular de Duchenne.

Concretamente, el paciente habia optado por solicitar el acceso al trata-
miento mediante la via extraordinaria prevista en el Real Decreto 1015/2019,
de 19 de junio, que regula el uso compasivo y excepcional de farmacos y el
acceso a medicamentos no autorizados en Espafia que estén legalmente co-
mercializados en otros Estados, obteniendo una respuesta desfavorable de la
Administracién.

En concreto, el motivo de la denegacién se fundamenté en la falta de evi-
dencia cientifica suficiente de su eficacia, asi como en el hecho de que la Ge-
neralitat de Catalunya carecia de competencias en la decisién de inclusion del
producto en la Cartera de Servicios del Sistema Nacional de Salud.
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Ante esta negativa, el demandante opt6 por acudir a la via judicial, al en-
tender vulnerados sus derechos fundamentales a la vida, integridad fisica e
igualdad. Y ello teniendo en cuenta que varios pacientes en las mismas con-
diciones estaban recibiendo ese tratamiento en otras Comunidades Aut6no-
mas, mediante un «acceso extraordinario individual financiadoy, «dada la gravedad
de la enfermedad y la falta de alternativas de tratamientoy.

El 6rgano judicial, tras un examen de las evidencias relativas a la eficacia
del farmaco y los motivos de la denegacidn, si bien concluyé que no se habia
vulnerado el derecho a la vida e integridad fisica, en atencion a la falta de
consenso sobre las bondades del farmaco, consider6 vulnerado el derecho a
la igualdad, teniendo en cuenta que «hay otros pacientes en el Estado espariol que
estan recibiendo este medicamento por la via del uso compasivo (que es la que solicita la
actora)y.

3.2.2. De larespuesta dada en segunda instancia: revocacion de la
sentencia dictada por el Juzgado y denegacion del acceso al
tratamiento farmacologico

Frente a la sentencia anteriormente referida se interpuso el correspon-
diente recurso de apelacion por parte del Servicio Catalan de Salud y el Hos-
pital, adhiriéndose a sus planteamientos el Ministerio Fiscal. Los motivos de
apelacidon se basaron, nuevamente, en la falta de evidencia sobre la eficacia
del farmaco y la falta de acreditacién suficiente de la discriminacién, conside-
rando que la denegacién del tratamiento fue razonable. En concreto, y sobre
la base de que el resto de los pacientes tratados por el fairmaco se encontraban
en circunstancias no asimilables a las del demandante, entendian que no exis-
tian indicios de discriminacién suficientes y que estos no habian quedado de-
bidamente acreditados por el demandante.

Estos argumentos fueron acogidos por la Sentencia n.2 1616/2021, de 13
de abril, del Tribunal Superior de Justicia de Catalufia, sobre la base de que
no constaba debidamente acreditada la discriminacién, puesto que el resto de
los pacientes tratados con el fArmaco parecian no encontrarse en una situacién
analoga a la del caso enjuiciado. En particular, y a pesar de que la demandante
habia alegado que un total 47 pacientes estaban recibiendo el tratamiento en
Espana, el 6rgano judicial consider6 que «no se ha producido una comparativa,
no hay informacion de qué tipo de pacientes se trata, ni en qué condiciones y circunstan-
cias se han otorgado tales autorizacionesy,lo que impedia concluir, a juicio del tri-
bunal, que se hubiese producido «la eventual discriminacion y, por ende, la
vulneracion del derecho a la igualdady.
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3.2.3. De la confirmacion de la sentencia de primera instancia por
parte del Tribunal Supremo: ;un cambio de paradigma?

Tras la interposicién del correspondiente recurso de casacién por parte del
paciente, el Tribunal Supremo dicté la Sentencia n.2 264/2024, de 19 de fe-
brero. Se trata de una resolucién relevante, tanto por el hecho de haber sido
dictada por el Alto Tribunal como por las pautas que permite inferir para el
enjuiciamiento de sucesivos procedimientos de la misma clase. En particular,
el centro del debate en este caso residié en dilucidar «si cuenta con una justifi-
cacion objetiva, suficiente y razonable la denegacion del acceso a la financiacion publica
de un farmaco, en condiciones de equidad e igualdad, sobre la base de que pesa sobre la
parte recurrente la carga de acreditar las circunstancias individualizadas de otros pa-
cientes beneficiados de la autorizacion del medicamentoy.

El Alto Tribunal considera que esta respuesta debe ser necesariamente ne-
gativa, fundamentandose en el principio de facilidad probatoria que recae
sobre la Administracién y en la proporcionalidad del esfuerzo probatorio exi-
gible al recurrente. En el caso analizado, el demandante habia aportado toda
la informacién disponible a su alcance, resultando desproporcionado exigirle
datos sobre el historial clinico y la situacion individualizada de otros pacientes
tratados con el mismo fAirmaco en el territorio nacional, informacién a la que
no tenia acceso legitimo.

En este sentido, las conclusiones que cabe extraer de la sentencia son dos:

e Enprimerlugar, que pesa sobre la Administracién, en atencién al prin-
cipio de facilidad probatoria consagrado en el articulo 217.7 de la Ley
de Enjuiciamiento Civil, acreditar fundadamente que la diferencia de
trato en la denegacién de acceso al tratamiento se encuentra debida-
mente justificada.

e En segundo lugar, que el esfuerzo probatorio del demandante en este
tipo de procedimientos debe verse atenuado, sin que le resulte exigible
la acreditacién de indicios «que alcance[n] incluso a las circunstancias indi-
vidualizadas de otros pacientes beneficiarios de la misma autorizacion excepcional
en el Sistema Nacional de Saludy. Esto, a su vez, viene imposibilitado por
la propia normativa en materia de proteccion de datos de caracter per-
sonal.

En consecuencia, el Tribunal Supremo confirma la existencia de un trato
discriminatorio en el acceso al tratamiento farmacoldgico, revoca la sentencia
dictada en segunda instancia y estima las pretensiones formuladas por el re-
currente.
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3.2.4. Pronunciamientos posteriores a la sentencia del Tribunal Supremo

Cabe destacar que la referida sentencia del Tribunal Supremo ya ha sido
acogida por los tribunales, como muestra la sentencia nim. 298/2024 del Tri-
bunal Superior de Justicia de Madrid. Dicha resolucion, emitida en el contexto
de la denegacién de tratamiento de la misma enfermedad minoritaria, reitera
la doctrina del Alto Tribunal y concluye que «a lo largo del procedimiento se apor-
taron pruebas indiciarias suficientes para concluir que la actuacion administrativa men-
cionada vulnero el derecho del menor hijo de la recurrente a no sufrir discriminacion en
referencia al derecho de igualdad en el acceso a las prestaciones del Sistema Nacional de
Saludy.

Sin embargo, estima parcialmente el recurso de apelacién interpuesto por
el Servicio Madrilefio de Salud, en la medida en que la condena de la senten-
cia de instancia, que ordenaba a la Administracién autonémica instaurar y fi-
nanciar el tratamiento del medicamento, no resultaba posible, puesto que
«esta administracién carece de competencia para adoptar tal decisiéon».

En consecuencia, el Tribunal Superior de Justicia revoca la sentencia en lo
relativo al derecho del menor a ser tratado con el fAirmaco, «declarando en su
lugar la obligacion de la Administracion demandada a tramitar el procedimiento previsto
en el articulo 18 del Real Decreto 1015/2009», es decir, la norma por la que se re-
gula la disponibilidad de medicamentos en situaciones especiales.

Esta resolucién, aunque constituye un avance significativo en la linea juris-
prudencial marcada por el Tribunal Supremo, pone de manifiesto con especial
claridad las trabas y obstaculos procedimentales a los que se ven sometidos
los pacientes —particularmente aquellos que padecen enfermedades minori-
tarias— en su busqueda de acceso a tratamientos farmacoldgicos especificos y
potencialmente vitales.

Si bien el Tribunal Superior de Justicia reconoce expresamente el progreso
que supone acoger la doctrina fijada por el Tribunal Supremo —estimando
que efectivamente se ha producido una vulneracion del derecho de igualdad
en el acceso a las prestaciones sanitarias—, la consecuencia practica de esta
declaracién no se traduce en un acceso inmediato y efectivo al tratamiento re-
querido, sino en la obligacién de iniciar un nuevo procedimiento administra-
tivo, con la consiguiente e inevitable dilacién temporal que ello comporta.

4. CONCLUSIONES

Los pacientes con enfermedades minoritarias enfrentan significativas ba-
rreras en el acceso a tratamientos farmacolégicos y médicos, derivadas tanto
de la dispersion territorial como de la limitada evidencia cientifica disponible.
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En Espafia, ademads, las diferencias en los criterios de autorizacién y finan-
ciacién entre Comunidades Auténomas pueden generar desigualdades terri-
toriales. El desafio consiste en encontrar el equilibrio adecuado entre el
respeto a la autonomia territorial y la garantia de un ntcleo prestacional
comun que asegure la igualdad sustancial en el acceso a tratamientos vitales.

Como se desprende de la jurisprudencia reciente analizada supra, el Tri-
bunal Supremo ha establecido criterios claros para abordar estas desigualda-
des y ha determinado que corresponde a la Administracion justificar
objetivamente cualquier negativa a dispensar un firmaco que si se presta en
otras Comunidades Auténomas, aplicando el principio de facilidad probatoria
y aliviando la carga del paciente de demostrar la discriminacién padecida.
Todo ello en aras de un cambio doctrinal paradigmatico que refuerza la pro-
teccién del derecho a la igualdad en el acceso sanitario.

Por consiguiente, aunque la sentencia del Tribunal Supremo puede repre-
sentar una mejora en la garantia y proteccién de derechos fundamentales,
contintia poniendo de manifiesto los multiples obstaculos estructurales a los
que se enfrentan cotidianamente los pacientes: la complejidad excesiva de los
procedimientos administrativos, las dilaciones en la tramitacién, y la necesidad
recurrente de acudir a la via judicial como ultimo recurso. Todo ello se tra-
duce, en la practica, en demoras que pueden resultar criticas y en una situa-
cién de incertidumbre prolongada ante necesidades clinicas de caracter
urgente e inaplazable.

En particular, la judicializacién de estas controversias resulta especialmente
lesiva en patologias que exigen rapidez de actuacién, donde el retraso diag-
nostico y terapéutico constituye un factor agravante que puede comprometer
irreversiblemente la evolucién de la enfermedad y la propia supervivencia del
paciente. Por ello, mas alld de la respuesta judicial, se hace imprescindible
adoptar medidas preventivas que unifiquen los criterios de acceso a tratamien-
tos y fortalezcan la cooperaciéon interautonémica, impidiendo que el lugar de
residencia suponga un obstaculo para el acceso a fArmacos potencialmente vi-
tales. Estas medidas deberian garantizar un estandar minimo comun suficiente
que asegure que ninguin paciente quede privado de tratamientos esenciales
por razén de su cédigo postal, sin perjuicio de las mejoras que cada Comuni-
dad Auténoma pueda introducir en ejercicio legitimo de sus competencias.

En efecto, es necesario emprender una simplificacidn y clarificacién del
marco normativo vigente, para garantizar el acceso efectivo, agil y no discri-
minatorio a los tratamientos farmacolégicos. Esta reforma resulta especial-
mente critica en los casos de enfermedades minoritarias o medicamentos en
situaciones especiales, donde la rapidez en la toma de decisiones puede de-
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terminar el prondstico vital del paciente y donde las dilaciones administrativas
pueden tener consecuencias irreversibles.

En consecuencia, se plantean las siguientes propuestas de actuacién para
superar las desigualdades territoriales identificadas:

A. Establecimiento de criterios basicos estatales que garanticen un estandar
minimo comun: Serfa aconsejable que, cuando resulte posible, se defi-
nan procedimientos y criterios comunes para la autorizaciéon del uso
compasivo de medicamentos, sin perjuicio de las mejoras que puedan
introducir las Comunidades Auténomas, para enfermedades minorita-
rias, garantizando que todos los pacientes tengan las mismas oportuni-
dades terapéuticas independientemente de su lugar de residencia. Esto
debe complementarse con protocolos clinicos basados en la mejor evi-
dencia cientifica disponible.

B. Consolidacion de una red estatal de centros de referencia: Dado que no
todas las Comunidades Auténomas disponen de estructuras especiali-
zadas para enfermedades raras, se propone fortalecer la coordinacién
interauton6mica mediante centros de referencia que atiendan pacientes
de todo el territorio, acompanados de programas agiles de derivaciéon
y bases de datos clinicas compartidas.

C. Aplicacién correcta de la carga probatoria: En linea con la doctrina del
Tribunal Supremo, la Administracién debe justificar objetivamente cual-
quier denegacién de tratamiento cuando este ha sido autorizado en
casos similares, sin exigir al paciente la recopilaciéon de datos clinicos
ajenos. Es esencial capacitar a profesionales sanitarios y operadores ju-
ridicos en la correcta aplicacién del principio de facilidad probatoria.

D. Simplificaciéon de procedimientos administrativos: Para evitar la judi-
cializacién innecesaria de casos urgentes, se deben habilitar vias rapidas
de tramitacién que prioricen la urgencia clinica, complementadas con
comisiones médicas con capacidad resolutiva y servicios de apoyo psi-
cosocial dirigidos a las familias afectadas.
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de 13 de abril.

Sentencia del Tribunal Superior de Justicia de Catalufia n.2 949/2020,
de 13 de abril.

Tribunal Contencioso Administrativo

Sentencia del Tribunal Contencioso Administrativo n.2 101/2020, de 28
de mayo.

RELACION DE NORMATIVA CITADA

Normativa internacional

Carta de las Naciones Unidas de 1945.
Carta Social Europea de 1961.

Carta de los Derechos Fundamentales de la Unién Europea (Tratado de
Lisboa de 2009).

Declaracién Universal de los Derechos Humanos. Resolucion 217 A (111)
de 10 de diciembre de 1948.

Pacto Internacional de Derechos Econdémicos, Sociales y Culturales (PI-
DESC). Resolucion 2200 A (XXI) de 16 de diciembre de 1966.

Normativa de la Unién Europea

Tratado de Funcionamiento de la UE.

Reglamento (CE) n.2 883/2004 sobre coordinacion de sistemas de la Se-
guridad Social.

Reglamento (CE) n.2987 /2009 sobre coordinacion de sistemas de la Se-
guridad Social.

Directiva 2011/24 /UE sobre asistencia sanitaria transfronteriza.

Normativa estatal

Constitucion espafiola.
Ley 1/2000, de 7 de enero, de Enjuiciamiento Civil.
Ley 14/1986, de 25 de abril, General de Sanidad.

Ley 16/2003, de 28 de mayo, de cohesién y calidad del Sistema Nacional
de Salud.
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VIII. LA DESIGUALDAD TERRITORIAL EN EL DIAGNOSTICO Y ACCESO...

Real Decreto 1091/2015, de 4 de diciembre, por el que se crea y regula
el Registro Estatal de Enfermedades Raras.

Real Decreto 1030/2006, de 15 de septiembre, por el que se establece
la cartera de servicios comunes del Sistema Nacional de Salud y el pro-
cedimiento para su actualizacion.

Real Decreto 1015/2019, de 19 de junio, que regula el uso compasivo y
excepcional de farmacos.

Real Decreto 1015/2009 sobre disponibilidad de medicamentos en si-
tuaciones especiales.

Orden SND/454/2025, de 9 de mayo, sobre ampliacién del cribado ne-
onatal.
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