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INTRODUCCION <

Tabla N°1: Diferencias entre productos Biolégicos Convencionales y Terapias Avanzadas. eig"
Origen Proteinas, Anticuerpos Monoclonales, Células humanas, Tejidos, Genes
Vacunas
Estabilidad y Almacenamiento Mayor estabilidad relativa Muy sensible, vida util limitada
Ensayos Clinicos Fases Clinicas definidas: I,1l y Il Mayor complejidad en diseno de

ensayos clinicos debido a la
personalizacion del tratamiento

(n=1).
Manufactura Procesos estandarizados en lotes Altamente personalizada o en
grandes lotes pequefios
Variabilidad Baja, los lotes son las homogéneos Alta ( donante — dependiente)
Control de Calidad - Revision exhaustiva de todos los A veces no es factible completar
lotes antes de la comercializacion los analisis previo a su

comercializacion (paciente)

Trazabilidad Relevante acotada al lote Critica desde el donante hasta el
paciente (alogénicos)

Fuente: Elaboracion propia.



MARCO NORMATIVO INTERNACIONAL V/S NACIONAL

e Marco Regulatorio, definido vy e Marco Regulatorio, el cual se
especifico para las Terapias define para los productos
Avanzadas. farmacéuticos bioldgicos

convencionales, asi como para
la investigacion cientifica.

Incertidumbre
Regulatoria.




DESAFIOS NORMATIVOS ESTRUCTURALES
En la Regulacion de Terapias Avanzadas

1. Ausencia de un Marco Normativo especifico.

 No existe una normativa especifica a Terapias Avanzadas, tal
como en las agencias reguladoras de FDA; EMA o ANVISA.

2. Falta definiciones regulatorias claras para evaluar este tipo de
productos

d Que defina que son las Terapias Avanzadas, asi como su
clasificacion en Terapia Génica, Celular, Ingeneria de Tejidos
productos combinados..

3. Incertidumbre juridica para los actores del sistema:

O “Regulados y Reguladores” no tienen criterios definidos para
avanzar en etapas de desarrollo o autorizacion.

4. No hay vias diferenciadas por tipo de producto

d La regulacion actual no contempla clases o escalas para los
productos de Terapias Avanzadas segun su complejidad o riesgo.




DESAFIOS NORMATIVOS ESTRUCTURALES
En la Regulacion de Terapias Avanzadas

5. Falta de infraestructura regulatoria.

[ Limita el desarrollo. Por lo cual, se requiere inversion
en investigacion y transferencia tecnolégica para no
depender exclusivamente de productos importados.

6. Desalineacion entre exigencias y las etapas del
desarrollo

d Se aplican requisitos pensados para productos
comerciales a ensayos clinicos o desarrollo de
investigacion.

7. Carencia de una estructura formal dentro del ISP.

dNo hay un equipo permanente especializado, para
evaluar este tipo de productos.




DESAFIOS NORMATIVOS ASOCIADOS AL RIESGO Y EVALUACION DE RIESGO
En la Regulacion de Terapias Avanzadas

¢ RIESGOS INHERENTES DE LOS PRODUCTOS DE TERAPIAS AVANZADAS.

(J Reacciones adversas inmunoldgicas (1).
[ Efectos secundarios desconocidos (2).
(d Alteraciones genéticas no controladas ).

] Posibilidad en la Generacidon de Tumores ().




DESAFIOS NORMATIVOS ASOCIADOS AL RIESGO Y EVALUACION DE RIESGO
En la Regulacion de Terapias Avanzadas

2. Evaluacion de la relacion riesgo beneficio en condiciones de incertidumbre.
O Limitada evidencia clinica, resultados preliminares o casos Unicos.
3. Falta de Guias Técnicas para la caracterizacion, control de calidad y seguimiento

d Necesidad de lineamientos especificos a Terapia Celular, Génicas, Productos Combinados e
Ingenerias de Tejidos.

4. Dificultad para establecer criterios de Eficacia.
O ¢Cdmo se mide la eficacia en terapias personalizadas y con efectos progresivos o duraderos?

5. Sistema de Farmacovigilancia inadecuados

O Requiere de métodos activos, trazabilidad por paciente e incorporacién de un plan de gestiéon de
riesgos.




ACCIONES DEL ISP
Creacién de la Comision para la Evaluacion de Terapias Avanzadas ;.mdasmenﬁﬁc:?

Egeses ISP Interdepartamental.

L Consolidacion de una

m Instituto de RESOLUCION EXENTA N° t I t 2
£9%)  salud Pablica propues a/ regu datoria en
: CREA COMISION PARA LA EVALUACION DE los ambitos de
TERAPIAS AVANZADAS. autorizaciones de
afos establecimientos y
Gobierno de Chile productos de Terapias
GABINETE DIRECTORA.
DEPARTAMENTO AGENCIA NACIONAL DE MEDICAMENTOS. Avanzadas.
DEPARTAMENTD AGENCIA NACIONAL DE DISPOSITIVGS MEDICOS.
FiscaLia. . s
B, Recromos. dEvaluacidn permanente de
10" 1080095 la autorizacion, control y
VISTOS estos antecedentes; la providencia 319, de VlgllanCIa de este tIpO de
fecha 5 de febrero de 2025, del Fiscal del Instituto, y prOd uctos.
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ACCIONES DEL ISP
Propuesta Regulatoria de Terapias Avanzadas

Jornadas Cientiﬁcaé'

( TITULO I: DISPOSICIONES GENERALES.

2B oo el ARTICULO 2°: Este reglamento regula todas las actividades
e relacionadas con la utilizacion de células y tejidos humanos, asi
como de los productos elaborados a partir de ellos, cuando
estén destinados a ser aplicados en seres humanos. Dichas
actividades comprenden la donacidon, obtencion, evaluacion,
procesamiento, preservacion, almacenamiento, distribucion,
aplicacion e investigacion clinica.

PROPUESTA NORMATIVA,

TERAPIAS AVANZADAS Cuando la elaboracion, transformacion, procesamiento,
aplicacion o investigacion clinica de productos derivados de
células y tejidos estén regulados por normativas especificas,
esta normativa se aplicara Unicamente a las etapas de donacion,
obtencion y evaluacion.
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ACCIONES DEL ISP
Propuesta Regulatoria de Terapias Avanzadas

Jornadas Cientiﬁcas'

( TITULO I: DISPOSICIONES GENERALES.

B ARTICULO 3°: Quedan expresamente excluidos del ambito de
| esta normativa:

a) Las células y tejidos utilizados como injertos autologos en el
o curso del mismo procedimiento quirdrgico.

b) La sangre, sus componentes y derivados, regulados por la
| normativa que establece los requisitos técnicos y condiciones
USRS | minimas para la donacion sanguinea y el funcionamiento de los
TERAPIAS AVANZADAS |
centros de colecta de sangre.

c) Los 6rganos o partes de organos destinados a ser utilizados
en el cuerpo humano con la misma funcion que el 6rgano
completo.

® Jo
N




ACCIONES DEL ISP
Propuesta Regulatoria de Terapias Avanzadas

O TITULO II: DIFINICIONES Y CLASICACION

Son Productos de Terapias
Avanzadas (PTA) aquellos
productos farmacéuticos de origen
bioldgico que contienen células o
tejidos sometidos a manipulacion
sustancial o no conservan la misma
funcion esencial que en el donante,
con el proposito de tratar, prevenir
o diagnosticar una enfermedad
mediante una accion
farmacologica, inmunoldgica o
metabdlica.




ACCIONES DEL ISP
Propuesta Regulatoria de Terapias Avanzadas

d TITULO i: COMISION DES (Iiay
EVALUACION DE TERAPIAS
AVANZADAS.
Q TITULO IV: ESTABLECIMIENTOS DE — . # > | LABORATORIO DE CONTROL DE
TERAPIAS AVANZADAS. | CALIDAD
M§ LABORATORIO PRODUCCION Pl o PTA

£ ACREDITACION DE CENTROS DE
(&) | = | <TG acion

ANEXO N°1: BUENAS PRACTICAS DE MANUFACTURA




ACCIONES DEL ISP
Propuesta Regulatoria de Terapias Avanzadas

 TITULO V: PERSONAL y SUS RESPONSABILIDADES

4

- > Director Técnico
3 »i

» Jefe de Aseguramiento de Calidad )
B -
‘ ‘ » Director Técnico <
iR g

2

> Director Técnico. &

» Jefe de Control de Calidad } 4

&

> Jefe de Produccidon
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ACCIONES DEL ISP
Propuesta Regulatoria de Terapias Avanzadas ;.mdasmﬁﬁc,-?

O TITULO VI: DE LOS ENSAYOS CLINICOS CON PRODUCTOS DE INVESTIGACION.

INVESTIGADOR COMITE DE ETICA

PRINCIPAL ANEXO N°2: REQUISITOS DE
CALIDAD, CLINICOS Y NO
CLINICOS PARA
MEDICAMENTOS DE
TERAPIAS AVANZADAS EN
INVESTIGACION EN ENSAYOS
CLiNICOS.

PATROCINADOR

¢ Protocoloy
documentacion del
Estudio Clinico.

* Presentacion de
Antecedentes

e Acreditado

LUEGO ¢/
Protocolo

utorizado pd \
el Comité de

Etica

Q

Expediente de Desarrollo
SOLICITUD DE LA CLASE | P

AUTORIZACION DE Clinico de Terapia Avanzada EJECUCION
uso DEL

PRODUCTO A SER —

: L PROTOCOLO
EMPLEADO  COMO Expediente Simplificado de
ESTUDIO CLiNICO. CLASE Il Terapia Avanzada

ﬁ ? Figura N°1: Proceso de Autorizacidon de un Ensayo Clinicos.
o




ACCIONES DEL ISP
Propuesta Regulatoria de Terapias Avanzadas Tervadas Ciertiicas

U TITULO IX: DEL REGISTRO SANITARIO.

., Figura N°2:. Figura
Comprension del producto adaptada del Informe
Técnico N°81 PDA;
Estrategia de Control de
Terapia Avanzadas.(5)

Comprension del Proceso

Desarrollo del
perfil objetivo de
calidad del
producto

(QTPP)

Caracterizacion del
Proceso

Establecer una Estrategia de
Desarrollo de los
Métodos Analiticos CO Nt ro I

Variabilidad de las Datos
Fuentes .
Identific?rlos — Control de los Control de los Control de los Control de Clinicos
potenciales Historia del Parametros del | Atributos de los dimi
atributos criticos Producto Proceso Materiales Procedimientos Ensayos
de calidad (CQA)

Andlisis de Riesgo




ACCIONES DEL ISP
Propuesta Regulatoria de Terapias Avanzadas Tervadas Ciertiicas

 TITULO X: DE LA VIGILANCIA SANITARIA.

» Eventos adversos uUnicos o diferidos
» Necesidad de planes de gestidon de riesgos
» Adaptacion de sistemas de notificacion (vigilancia proactiva)
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CONCLUSIONES

Jornadas Cientiﬁcas'

Las terapias avanzadas requieren un marco regulatorio especifico, diferente del aplicable a
productos biolégicos convencionales.

El ISP ha dado pasos clave, como la creacién de una comisién especializada y una
propuesta normativa que integra aspectos técnicos, clinicos y de vigilancia.

Los riesgos inherentes de estas terapias deben abordarse mediante planes de gestion del
riesgo, farmacovigilancia adaptada y evidencia progresiva.

dUna regulacion clara, flexible y basada en el riesgo es esencial para fomentar la innovacion
nacional y garantizar el acceso seguro a estas tecnologias.
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“La regulacion no debe ser una barrera, sino una
plataforma para el desarrollo responsable de las
terapias del futuro.”
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