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Los ensayos clínicos son mecanismos 
de investigación que se utilizan para
determinar la seguridad y eficacia de
los medicamentos

Actualmente, el 94% de las 
enfermedades raras no 
tiene una herramienta 
diagnóstica o tratamiento

*Fuente: Registro Español de Estudios Clínicos (REec - AEMPS), consultada en abril de 2025.
Análisis de datos elaborado por Bioinnova Consulting.
Del análisis se ha excluido el ensayo clínico en fase IV con identificador 2023-506977-36-00 enmarcado en el área terapéutica de enfermedades víricas ya 
que se desvirtuaban los datos por haber incluido 114.011 pacientes.
La mayor parte de los ensayos analizados han sido multicéntricos, contabilizándose cada ensayo individual en varias comunidades autónomas.
Algunos datos del informe varían del informe del 2023 debido a las actualizaciones posteriores a la realización del informe de ese año.
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ENSAYOS CLÍNICOS para EE.RR. 
2020-2024

INFORME SOBRE
ENSAYOS CLÍNICOS
PARA 
ENFERMEDADES RARAS
EN ESPAÑA 

ENSAYOS CLÍNICOS 
AUTORIZADOS (2023-2024)  

Nº de ensayos clínicos

Nº de ensayos clínicos

Ensayos clínicos por promotor

Participantes en los  ensayos clínicos

Ensayos clínicos para EE.RR. por 
promotor (2023-2024)

Fases de los ensayos clínicos para EE.RR.

Participación de las comunidades 
autónomas en los ensayos clínicos para 
EE.RR.

La investigación de las enfermedades 
raras por área terapéutica

Ensayos clínicos con terapias 
avanzadas autorizados en España

Hospitales líderes 
en investigación
clínica para 
enfermedades raras

Cataluña, la Comunidad de Madrid 
y Andalucía son las comunidades 
con mayor participación en ensayos 
clínicos en enfermedades raras

En el último lustro se han 
autorizado en España 4.715 
ensayos clínicos, 1.066 para 
enfermedades raras (23%)

Durante los 5 últimos años,
292.318 personas participaron
en algún ensayo clínico,
 19.972 en ensayos para
enfermedades raras (7%)

De los 207 ensayos clínicos en 
enfermedades raras 
autorizados en 2023, 56 han 
sido del área de oncología, 31 
del sistema inmunitario y 25 
para las enfermedades del 
sistema nervioso, el mismo 
número de ensayos que para 
fenómenos genéticos.

De los ensayos 
clínicos para
enfermedades 
raras son 
promotores
comerciales

Los ensayos clínicos para 
enfermedades raras se han 
concentrado principalmente en 
el área oncológica, seguida por 
las enfermedades raras del 
sistema inmunitario, sistema 
nervioso los fenómenos 
genéticos y el área de 
hematología.

Entre 2020 y 2024, se han 
autorizado un total de 199 
ensayos clínicos con terapias 
avanzadas en España, de los 
cuales 101 (51%) han estado 
dirigidos a enfermedades 
raras

Los ensayos de terapias 
avanzadas para enfermedades 
raras han incluido a 1.408 
personas entre 2020 y 2024, 
el 35% de participantes en 
ensayos clínicos con 
medicamentos de terapias 
avanzadas

Participación de los centros de 
investigación por 
comunidades autónomas

Hospitales líderes en investigación
clínica para enfermedades raras

Ensayos clínicos con terapias 
avanzadas para EE.RR.

Ensayos clínicos por área 
terapéutica

De los ensayos clínicos 
autorizados son para 
enfermedades raras22 %

94 %

De los ensayos 
clínicos para
enfermedades raras
son de promotores
comerciales

94 %

De los ensayos 
clínicos con MTA 
autorizados son para 
enfermedades raras

52 %

De los participantes 
incluidos en EE.CC. con 
MTA han sido para EE.RR.

37 %

95 %


