Fundacion

eber

VOL 7 - NUM 2 - SEPTIEMBRE 2022

News

RARE

Revista de divulgacion cientifica sobre Enfermedades Raras

EDITORIAL

Félix Rubial Berndrdez

Disponibilidad, accesibilidad,
asequibilidad PAG 76

ARTICULO EN PROFUNDIDAD

Carlos Dévora, Fernando Abdalla,

Néboa Zozaya
Modelos innovadores de

financiacion en el campo de las
EERR
PAG 78

BAROMETRO newsRARE
Modelos innovadores de
financiacion en el campo de las
EERR

PAG 91

ENFERMEDADES

RARAS

Modelos innovadores
de financiacion en el

campo de las EERR

REVISION DE ARTICULOS
José Luis Segu Tolsa
Director-Principal Consultant.
PharmalLex

PAG 98

Antoni Gilabert Perramon
Director de Innovaciéon y
Partenariado

Consorci de Salut i Social de
Catalunya

PAG 103
ENTREVISTA

Nieves Martin Sobrino
Directora Técnica de Farmacia de la
Consejeria de Sanidad de Castilla y

Leon PAG 106




EDITOR
Dr. Alvaro Hidalgo Vega

Profesor Titular del Area de Fundamentos de Anélisis Econémico de la UCLM

Presidente de la Fundacion Weber

EDITOR ASOCIADO
Dr. José Luis Poveda Andrés

Jefe de Servicio de Farmacia. Hospital Universitario y Politécnico La Fe. Valencia

CONSEJO DE REDACCION

D?. Alexandra lvanova. Gerente. Weber

D?. Néboa Zozaya. Directora del Area de Economia de la Salud. Weber

CONSEJO EDITORIAL

Dr. Alberto Jiménez Morales. Director de la Unidad de Gestion
Clinica de Farmacia. Hospital Virgen de las Nieves, Granada

Dr. Antoni Gilabert Perramon. Director Area Innovacién y
Partenariado. Consorcio de Salud y Social de Catalufia

D. Antoni Montserrat Moliner. Miembro del consejo de
direccién. ALAN - Maladies Rares Luxembourg

Dr. Antonio Roman Broto. Director Asistencial. Hospital
Universitario Vall d'Hebron

D?. Blanca Segurola Lazaro. Jefa de Servicio Corporativo de
Farmacia. Direccidn de Asistencia Sanitaria. Osakidetza

Dr. Félix Rubial Bernardez. Gerente del Area Sanitaria de
Ourense, Verin e O Barco de Valdeorras. Servicio Gallego de
Salud (SERGAS)

Dra. Gloria Gonzélez Aseguinolaza. Directora. Programa de
Terapia Génica y Regulacion de la Expresién génica del CIMA.
Universidad de Navarra (UNAV)

Dr. Gonzalo Calvo Rojas. Jefe del Servicio de Farmacologia
Clinica. Hospital Clinico de Barcelona

Dra. ltziar Astigarraga Aguirre. Jefa de Servicio de Pediatria.
Hospital Universitario Cruces

Dr. Jordi Gascén-Bayarri. Facultativo Especialista de Neurologia.
Hospital Bellvitge

Dr. Juan Oliva Moreno. Catedratico. Area de Fundamentos de
Anélisis Econémico. Universidad de Castilla — La Mancha (UCLM)

Dr. Julio Lépez Bastida. Profesor Titular. Facultad de Terapia
Ocupacional, Logopedia y Enfermeria de Talavera de la Reina.
Universidad de Castilla — La Mancha (UCLM)

Dr. Manuel Macia Heras. Jefe de Servicio de Nefrologia.
Hospital Universitario Ntra. Sra. de Candelaria. Santa Cruz de
Tenerife

Dra. Maria José Calvo Alcantara. Subdirectora General de
Farmacia y Productos Sanitarios. Consejeria de Sanidad de la
Comunidad de Madrid

Dr. Miguel Angel Calleja Hernandez. Jefe de Servicio de
Farmacia. Hospital Universitario Virgen de la Macarena

Dra. Olga Delgado Sanchez. Presidenta. Sociedad Espafiola de
Farmacia Hospitalaria (SEFH)

Dra. Reyes Abad Sazatornil. Jefa de Servicio de Farmacia.
Hospital Miguel Servet

D. Xavier Badia Llach. CEO & Partner. Omakase Consulting

EDITORIAL: Fundacién Weber
C/ Moreto, 17
28014 Madrid (Espania)

COORDINACION EDITORIAL
Irene Barbero
weber@weber.org.es

DISENO GRAFICO
Luis de Miguel

newsRARE es una publicacion periddica especializada que se distribuye principalmente a personal
de los servicios de salud. newsRARE esta dirigida especialmente a profesionales sanitarios, tanto
a nivel hospitalario, como de atencién primaria y de salud publica, que estén trabajando en algin
campo relacionado con enfermedades raras.

ISSN: 2660-8685 (versidn impresa) 2695-8724 (version digital)
Depésito legal: M-31717-2015
doi: https://doi.org/10.37666/R-vol.7-2



mailto:weber@weber.org.es


newsRARE

VOL7 | NUM2 | SEPTIEMBRE 2022

INDICE

76 | EDITORIAL
Disponibilidad, accesibilidad, asequibilidad

78 | EN PROFUNDIDAD

Modelos innovadores de financiacién en el campo
de las EERRR

91| BAROMETRO newsRARE
98 | REVISION DE ARTICULOS
106 | OPINION
110 | EN PRIMERA PERSONA
117 | HUMANIZACION
121 | SOCIEDADES CIENTIFICAS
124 | COLABORACION PUBLICO-PRIVADA
134 | ACTUALIDAD

144 | OBSERVATORIO

75 VOL 7, NUM 2, SEPTIEMBRE 2022




EDITORIAL

DISPONIBILIDAD, ACCESIBILIDAD, ASEQUIBILIDAD

FELIX RUBIAL BERNARDEZ

Gerente del drea sanitaria de Ourense, Verin e O Barco de Valdeorras
Sistema Publico de Salud de Galicia (SERGAS)

Si usted esta leyendo este editorial, estoy seguro de
gue no necesita que le aporte cifras, ni datos concre-
tos, sobre la magnitud epidemiolégica, clinica, social
o econdmica de las enfermedades minoritarias. Solo
me resta felicitarlo por su condicién de lector habi-
tual de newsRARE. Si por el contrario es usted un
lector ocasional, no puedo mas que invitarle a que se
convierta en un seguidor permanente, porque aqui
encontrara mucha, y muy variada, informacién actua-
lizada sobre la realidad poliédrica de las patologias
poco frecuentes.

Sea cual sea el caso, y partiendo de la base de que el
camino por recorrer, en lo que se refiere a la atencién
integral a las personas con enfermedades raras, es
muy largo y son muchos los problemas a los que en-
contrar soluciones; me gustaria resaltar, como funda-
mento preliminar, el notable impulso que ha cobrado
en las dltimas dos décadas todo lo relativo a estas pa-
tologias y sus circunstancias. Desde la transformacién
de los medios y capacidad diagndstica hasta la apues-
ta por la innovacién terapéutica, son muchos los hitos
que se han alcanzado, favoreciendo la visibilizacién de
un horizonte esperanzador para muchas personas.

Todo ello es fruto de una concatenacién de estrate-
gias, iniciativas y circunstancias que ha propiciado la
toma de conciencia general del ecosistema sanitario
sobre lo que significan y representan las enfermeda-
des poco frecuentes. En esta sensibilizacién esta la
base de todo lo que ha venido después, y lo que esta
por venir dependeré también, y en gran medida, de
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que esa concienciacion se extienda y se consolide en
todos los &mbitos de nuestra sociedad.

Dentro de estas circunstancias favorecedoras, resul-
ta imprescindible destacar el Reglamento (CE) n.°
141/2000 del Parlamento y del Consejo Europeo, de
16 de diciembre de 1999, sobre medicamentos huér-
fanos en relacion a los incentivos para fomentar la in-
vestigacion, el desarrollo y la comercializacion de los
farmacos declarados huérfanos. Este marco, susten-
tado en ayudas publicas, agilidad en la aprobacion y
salida al mercado con dudas razonables sobre el ba-
lance riesgo/beneficio, ha puesto los pilares para dos
décadas de crecimiento sin precedentes en la dispo-
nibilidad de novedades terapéuticas, pero también a
un incremento sostenido del gasto.

Con la mirada puesta en el presente y en el futuro in-
mediato, el marco estratégico comin de las politicas
sanitarias europeas para las enfermedades raras esta
perfectamente recogido en el documento Rare 2030.
Una de las 8 recomendaciones generales que incorpo-
ray argumenta estéa orientada al abordaje terapéutico,
y su enunciado resulta suficientemente explicito: trata-
mientos disponibles, accesibles y asequibles. Desgra-
ciadamente el nivel de detalle en el desarrollo de la
recomendacién es demasiado genérico y no alcanza a
definir acciones concretas para su consecucién.

Desde la perspectiva de un gestor responsable de la
asistencia sanitaria integral a la poblacion de un éarea
sanitaria, la preocupacién por la financiacion de los




medicamentos huérfanos es, Iégicamente, crecien-
te, pero por el momento, discreta. No estando en mi
&nimo resultar indolente ni mucho menos irresponsa-
ble, intentaré sustentar en datos estas opiniones.

Segun la informacién publicada por el Ministerio de
Sanidad en un reciente informe relativo al afio 2020, el
gasto en medicamentos huérfanos representa apenas
un 5,2% del gasto total en medicamentos para el con-
junto del Sistema Nacional de Salud (882,5 millones de
euros). La tendencia es creciente y superior a la media
del resto de medicamentos, proyectdndose este incre-
mento a anualidades futuras, pero la magnitud de las
cifras es, como decia, discreta. Y todo ello teniendo
en cuenta que el precio medio de las presentaciones
de medicamentos huérfanos es mas de 3.000 veces
superior al de los medicamentos no huérfanos.

Se entremezclan, por tanto, la esperanza que aportan
los nuevos abordajes con la intranquilidad por su im-
pacto econémico. Atendiendo a mis funciones y res-
ponsabilidades, debo afirmar, no obstante, que mis
preocupaciones no se centran tanto en el gasto total
ni en el impacto presupuestario, sino mas bien en la
impredecibilidad y la incertidumbre que produce la
incorporacién de nuevos tratamientos o indicaciones,
una vez aprobada la dotacién econémica anual.

Esta realidady las perspectivas futuras hacen necesaria
la aplicacion o la consolidacién de férmulas que apor-
ten certidumbre y que nos permitan ejercer un mayor
control del gasto, haciéndolo sostenible en el tiempo.
Asi, han sido muchas las voces que han propuesto la
creacion de fondos finalistas especificos para medica-
mentos huérfanos. Desde luego este hecho minoraria
la incertidumbre, pero probablemente debilitase el
rigor exigible en su manejo y acentuaria la inequidad
con respecto a otros farmacos con similar impacto y
gue no estan catalogados como huérfanos.

Desde mi perspectiva, la formula de financiacion mas
adecuada en nuestro entorno es la del riesgo com-
partido, ya que permite garantizar un pago de far-

EDITORIAL

macos ajustado a resultados, pero al mismo tiempo
facilita la obtencién de informacién relevante vy sis-
tematica sobre el impacto en salud que realmente
producen; lo que, en el caso de los medicamentos
huérfanos, dada su escasa evidencia preclinica, resul-
ta de enorme relevancia.

Y para ello no podemos ampararnos en problemas
de registro. Los medicamentos huérfanos constitu-
yen un conjunto idéneo para hacer un seguimiento
exhaustivo de sus resultados. La baja o muy baja
prevalencia de las enfermedades minoritarias y el se-
guimiento estricto al que suelen estar sometidos los
pacientes, facilitan la recogida sistematica de datos
que permiten, una vez analizados, su evaluacion cli-
nica y econémica, y todo ello sin necesidad de intro-
ducir cambios que distorsionen la practica asistencial
ordinaria. Es mas, a mi juicio, el nivel de madurez que
hemos alcanzado en nuestro medio en el uso de re-
positorios electrénicos de datos en la practica clinica
habitual debiera permitir dar un paso mas en esta
recomendacién, exigiendo la incorporacién de este
mecanismo de financiacidon de manera sistematica,
en el momento mismo de su aprobacion.

También debiera promoverse la recogida de infor-
macién sobre resultados desde la perspectiva de los
propios pacientes, lo que resulta una exigencia en un
entorno de asistencia sanitaria basada en valor como al
que nos orientamos, con la idea de que estos datos se
incorporen al marco evaluativo de los medicamentos.

Nos queda, por tanto, el reto inmediato de seguir in-
corporando farmacos que aporten valor, que mejoren
la salud de los pacientes y que generen la contrapres-
tacion econdmica en virtud de esos resultados, dentro
de un marco de sostenibilidad y asequibilidad. Ello
exige un acuerdo leal entre Administracién e indus-
tria, en el que los proveedores de asistencia tenemos
el importante rol de garantizar una adecuada pres-
cripcién, pero también la responsabilidad de generar
la evidencia que permita una correcta evaluacién del
medicamento y un pago justo del mismo.
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ARTICULO EN PROFUNDIDAD
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MODELOS DE FINANCIACION EN ENFERMEDADES RARAS:
DE DONDE VENIMOS Y HACIA DONDE VAMOS

CARLOS DEVORA, FERNANDO ABDALLA, NEBOA Z0ZAYA

Departamento de Farmacoeconomia y Acceso al
Mercado y Departamento de Economia de la Salud,
Weber

Los procesos de decisién de finan-
ciacién de tecnologias sanitarias,
en general, y mas especificamente,
de medicamentos dirigidos al trata-
miento de las enfermedades raras
(EERR), conllevan un cierto grado
de riesgo para las autoridades sani-
tarias. Esto se debe a la ausencia
de informacién "perfecta” sobre
diversos aspectos relevantes, como
pueden ser el impacto presupues-
tario final resultante o la efectividad
en vida real, en parte por la mayor
incertidumbre asociada a este tipo
de medicamentos debido a la mayor
dificultad para realizar ensayos clini-
cos y generar evidencia sélida en un
periodo de tiempo estandar'2

Por su parte, el riesgo asociado a la
introduccién de un medicamento
dirigido a una EERR no solo recae
sobre el pagador, sino que la com-
pafia farmacéutica también se
enfrenta a incertidumbres sobre el
reembolso publico, los plazos tem-
porales, el precio fijado y el volumen
de producto demandado’?, de ahi
que ambas partes tengan incentivos
a acordar férmulas de financiacién
que reduzcan riesgos.

Tradicionalmente, la financiacién
de estos medicamentos se basaba
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en el establecimiento de precios
maximos para cada producto,
considerando aspectos como el
beneficio terapéutico, la poblacién
diana, la existencia de alternativas
o el grado de innovacién, entre
otros. Sin embargo, en aras de
hacer frente a las incertidumbres
existentes, en los Ultimos anos
algunos paises han introducido
modelos innovadores de financia-
cién en el campo de las EERR como
mecanismos de vinculacién de la
financiacién de estos medicamen-
tos (sobre todo, los de mayores
costes) a los resultados obtenidos,
ya sean financieros o en términos
de mejoras en salud'3.

El objetivo de este articulo es revi-
sar la implementacién de distintos
esquemas de financiacién para
incorporar la innovacién terapéu-
tica de medicamentos dirigidos a
EERR en el Sistema Nacional de
Salud (SNS). Para ello, describire-
mos los principales tipos de mode-
los existentes en la literatura, con
sus ventajas e inconvenientes, para
luego ejemplificar su utilizacién en
el campo de las EERR en Espafia
y en Europa. Asimismo, daremos
ejemplos de su aplicacion en el
campo de las terapias avanzadas.




Finalmente, analizaremos los
requerimientos para su puesta en
marcha, y sugeriremos algunas
propuestas para reducir las barre-
ras existentes de cara a su imple-
mentacion.

Los modelos innovadores de finan-
ciacién se dividen fundamentalmen-
te en dos grupos: los basados en
resultados financieros y los basados
en resultados en salud. En ambos
casos, el objetivo es la reduccidn
de la incertidumbre intrinseca a los
procesos de financiacién, si bien
cada tipo de modelo esté orientado
a mitigar riesgos de distinta natura-
leza. Asi, mientras que los modelos
basados en resultados financieros
son mecanismos para reducir la
incertidumbre ligada al impacto
presupuestario de la adquisicién
de la innovacién sanitaria, los
modelos basados en resultados en
salud pretenden reducir la incerti-
dumbre acerca de la efectividad y
coste-efectividad de estos medica-
mentos (Figura 1)

Los modelos basados en resul-
tados financieros son contratos
comerciales mediante los cuales
se pretenden reducir incertidum-
bres relacionadas con el impacto
presupuestario. A continuacion, se
describen los principales tipos de
acuerdos de esta categoria'*>.

¢ Precio-volumen: vinculan el pre-
cio y el volumen, generalmente
mediante un menor precio
unitario para un mayor volu-
men de ventas. Estos acuerdos
incentivan a los fabricantes a no
aumentar sus ventas mas alla de
lo razonable, o que el medica-
mento en cuestidn no se prescri-
ba para una indicacion distinta a
la aprobada.

¢ Descuentos: estos acuerdos se
caracterizan por el ofrecimiento
de descuentos por parte del fabri-
cante al pagador sobre el coste
por paciente, o devoluciones de
dinero / entrega de medicamento
de forma gratuita. Estos modelos

FIGURA 1: TIPOS DE MODELOS INNOVADORES DE FINANCIAGION.

contribuyen a la autorizacién de
la financiacién de medicamentos
que de otra manera quedarian
excluidas de la financiacién, por
su elevado coste.

Techos de gasto (“Budget /
cost-capping”) o utilizacién
("Utilization / dose-capping”):
establecen un limite en el coste
total acumulado, o bien, un tope
de utilizacién. Superados dichos
limites, el fabricante asume la
totalidad (o una parte) del coste
del tratamiento. El pagador se
asegura asi de que el impacto pre-
supuestario real no diste demasia-
do del inicialmente previsto.

Acuerdos de iniciacién al tra-
tamiento: el fabricante paga la
totalidad (o una parte) de los
costes correspondientes al ciclo
inicial del tratamiento previa-
mente a la financiacién de este,
a la espera de tener suficiente
evidencia (eficacia o efectividad)
para poder convencer al pagador
de que merece la pena financiar
su producto.

Para manejar el impacto presupuestario

A nivel de paciente

Limite de utilizacion Descuentos

Limite de coste

e . Acuerdo de
Industria financia inicio

tratamient
atamiento mercado

A nivel poblacional

Precio-volumen

participacion en el

Para reportar evidencia sobre la incertidumbre

de la decision

Cobertura condicional

Continuacion
del tratamiento
condicionada

Cobertura bajo
busqueda de
evidencia

elaboracién propia a partir de Garrison (2013)* y Carlson (2010)°

Para manejar la utilizacion
en vida real

Reembolso vinculado a resultados

Pago por Pago vinculado
resultados al proceso de
cuidado
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* Acuerdos de participacién en
el mercado: se definen por el
establecimiento de un precio
reducido cuando el producto se
establece por primera vez en el
mercado. Con ello, el proveedor
tiene como objetivo aumentar su
cuota de mercado.

Los modelos basados en resultados
de salud son aquellos a través de
los cuales el pago del medicamento
se establece en funcion del efecto
producido sobre los resultados cli-
nicos o de coste-efectividad en la
practica clinica real. Los principales
tipos de acuerdos son los que se
detallan a continuacién™*5:

e Pago por resultados: en este
tipo de acuerdo, el fabricante
realiza devoluciones o ajustes
de precio si su medicamento no
satisface los resultados en salud
inicialmente pactados. Estos
resultados se pueden medir en
términos de resultados clinicos
finales (supervivencia global,
reducciéon de mortalidad, etc.),
intermedios (supervivencia libre
de progresion, biomarcadores,
etc.) o de coste-efectividad (cos-
te por afio de vida ajustado por
calidad, etc.).

e Cobertura bajo la bisqueda
de evidencia: el financiador
se responsabiliza del pago del
medicamento condicionado
a que el fabricante realice un
estudio cientifico que permita la
recogida de evidencia adicional
que corrobore sus beneficios en
la practica real. En el caso de la
realizacién de un ensayo clinico,
el pago se realiza a la poblacién
participante del ensayo. Por su
parte, si se realiza un estudio
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observacional a mayor escala, se
realiza el pago a toda la pobla-
cién diana, independientemente
de haber participado o no en
dicho estudio.

¢ Continuacién del tratamiento
condicionada: para cada pacien-
te, el pagador decide mantener
o retirar la cobertura del medi-
camento en funcién del nivel
de consecucion de una serie de
resultados clinicos a corto plazo.
Con ello, se garantiza que solo
los pacientes que realmente se
beneficien del tratamiento segui-
ran recibiendo el mismo.

* Pago vinculado al proceso
del cuidado: bajo este tipo de
acuerdos, se reembolsa el coste
de la tecnologia (p.ej., test diag-
néstico) en funcion del impacto
que éste tenga en el proceso del
cuidado (por ejemplo, si la uti-
lizacion de este test permite la
reduccién de tratamientos que
no son necesarios). Este tipo
de acuerdos se utiliza méas para
tecnologias sanitarias que para
medicamentos.

Los modelos innovadores de
financiacién presentan una serie
de ventajas. Siempre y cuando
estén bien gestionados, pueden
beneficiar a todos los agentes
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implicados: (i) para los financia-
dores: reduccién de la incertidum-
bre, optimizacién de la asignacidn
de recursos, mayor eficiencia en
la practica clinica real; (ii) para
la industria farmacéutica: mayor
acceso a mercado, recuperacion
de la inversidn realizada, mejora
real de la efectividad (incentivos a
mejoras continuas en el producto);
(iii) para los profesionales sanita-
rios: disponibilidad de un acuerdo
protocolizado basado en indi-
cadores clinicos, que permita la
recogida solamente de los datos
relevantes; correcta seleccién de
pacientes que necesitan el medi-
camento; (iv) para los pacientes:
un mayor acceso a tratamientos
de precio elevado, mejor segui-
miento de los resultados clinicos,
rapidez en el acceso™?.

Sin embargo, también existe evi-
dencia sobre los riesgos y limita-
ciones a la hora de implementar
dichos modelos. Por un lado,
estos acuerdos pueden acarrear
una excesiva carga burocratica
y costes administrativos en una
primera fase, asi como elevados
recursos destinados a su super-
vision y evaluacién en una fase
posterior. Ademas, su puesta en
marcha generalmente requiere la
existencia de potentes sistemas
de informacién, que permitan la
realizacion de un seguimiento fia-
ble de los resultados obtenidos.
Asimismo, la empresa comercia-
lizadora de la innovacién podria
ajustar los precios al alza en espe-
ra de suscribir estos acuerdos con
la entidad financiadora, lo cual
restaria atractivo a estos esque-
mas. Finalmente, estos contratos
pueden dar lugar a problemas de
confidencialidad debido a la nece-
sidad de manejar y transferir datos
personales de los pacientes’?.
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Dada la baja frecuencia de las
EERR?, los medicamentos huérfanos
(MMHH) generalmente llegan al
mercado con una escasa evidencia
clinica, debido al bajo nimero de
pacientes, y con precios elevados
bajo los cuales no se cumplen los
criterios estdndar de coste-efecti-
vidad’. Algunos estudios estiman
que en 2024 el coste de los MMHH
podria alcanzar los 242 mil millo-
nes de ddlares, representando
una quinta parte de las ventas de
medicamentos en todo el mundo,
con una tasa de crecimiento anual
del 12,3% entre 2019 y 2024, que es
aproximadamente el doble de la
prevista para el mercado de medi-
camentos no huérfanos®.

En este contexto, los MMHH se con-
sideran unos candidatos idéneos
para aplicar modelos innovadores
de financiacién, permitiendo asi
una mayor eficiencia de los sistemas
sanitarios, especialmente cuando
las negociaciones se producen en
una fase temprana’.

En los dltimos afos, la proporcion
de gasto publico destinada a los
MMHH ha aumentado en la mayor
parte de paises europeos, lo que
ha despertado un gran interés por
acordar nuevos criterios y condi-
ciones de reembolso, basados,
fundamentalmente, en cuestiones
econdémicas y de eficacia™. Una
revision llevada a cabo por Morel
et al en 2013, en la que se iden-
tificaron 42 acuerdos de riesgo
compartido (ARC) para 26 MMHH
implementados entre 2006 y 2012
en cinco paises europeos (Bélgica,
ltalia, Paises Bajos, Suecia y Reino
Unido), encontré que el 55% de
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FIGURA 2. NUMERQ DE ACUERDOS PARA LA FINANCIACION DE MEDICAMENTOS HUERFANGS

EN EL REINO UNIDO HASTA 2021 (N=57).

45

Elaboracién propia a partir de NICE®

Patient Acces Schemes
(descuento simple)

Acuerdos de acceso administrado (MAA)

Acuerdos de acceso comercial (CAA)

estos acuerdos estaban basados en
resultados en salud, en su mayoria,
en forma de cobertura con desarro-
llo de evidencia. Por su parte, entre
los acuerdos basados en resultados
financieros, los mas frecuentemente
utilizados fueron aquellos en forma
de descuentos (aproximadamen-
te, en un 70%). ltalia se posiciond
como el pais con mayor ndmero
de acuerdos de este tipo, seguido
de los Paises Bajos y Reino Unido,
y los medicamentos oncoldgicos
fueron los principales objetivos de
los ARC™.

Sin embargo, hoy en dia, la infor-
macion relativa a estos nuevos enfo-
ques de financiacién en el contexto
de los MMHH es limitada. A efec-
tos de la experiencia acumulada y
la transparencia de los resultados
obtenidos, cabe destacar positiva-
mente la informacién suministrada
en Australia, Inglaterra e Italia'™.

La experiencia del NHS britanico
es quizas una de las mejor docu-
mentadas, con unos esquemas de
financiacién equivalentes a los ARC
que reciben el nombre de Patient
Access Schemes (PAS). Hasta 2021,
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el NHS disponia de 329 acuerdos
de financiacién vigentes para medi-
camentos, en su mayoria oncoldgi-
cos, de entre los cuales al menos
57 se habian suscrito con MMHH, lo
que supone, aproximadamente una
quinta parte del total™® (Figura 2).

La gran mayoria de ellos son acuer-
dos sencillos consistentes en la
aplicacion de un descuento simple
sobre el coste unitario por pacien-
te, favoreciendo asi las recomen-
daciones del National Institute for
Health and Care Excellence (NICE);
de esta manera se han financiado
medicamentos muy recientes,
como fenfluramina (Fintepla®) para
el tratamiento de las convulsiones
asociadas con el sindrome de Dra-
vet en nifios a partir de los 2 afios,
e imlifidasa (Idefirix®) para el trata-
miento de la desensibilizacién antes
del trasplante de rifidn en personas
con enfermedad renal crénica'.

Otros, sin embargo, acceden al NHS
mediante esquemas de financiacién
mas complejos, como los acuerdos
de acceso administrado (MAA,
Managed Access Agreement), que
permiten que un medicamento
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esté disponible por un periodo de
tiempo limitado a un precio con
descuento, mientras se recopilan
maéas datos acerca de su eficacia
en la préactica real; o los acuerdos
de acceso comercial (CAA, Com-
mercial Access Agreement), que
mejoran la propuesta de valor de
un medicamento y pueden ser adi-
cionales a un descuento simple. Un
ejemplo de acuerdo de este tipo es
el de nusinersén (Spinraza®), indica-
do para el tratamiento de la atrofia
muscular 5g, cuyo acuerdo tendra
una duracidn de 5 anos, desde el
24 de julio de 2019 (momento en
que se suscribié el acuerdo) hasta el
23 de julio de 2024, con un periodo
de recopilacién de datos de, como
minimo, 3 afnos'' lo cual permitira
abordar las incertidumbres a largo
plazo™. En todo caso, el NHS indi-
ca que la aplicacion de este tipo
de acuerdos en el ambito de las
MMHH es muy elevada, y que éstos
han supuesto al NHS un ahorro de
casi 196 millones de libras entre
2019 y 2020'.

Otro ejemplo de implementacion
de ARC es ltalia, con un potente
sistema de registros nacionales
administrado por la Agencia lta-
liana de Medicamentos (AIFA)" 18,
En este pais, el primer ARC para
MMHH se firmé en el afio 2006
y en el afio 2012 estaban ya en
marcha 24 acuerdos de este tipo,
en su mayoria, para MMHH en
el 4rea de la oncologia®. A este
respecto, Xoxi et al (2021)" han
llevado a cabo un anélisis de los
registros basados en indicaciones
de la AIFA y la informacién aso-
ciada de la Agencia Europea del
Medicamento (EMA) durante un
periodo de 15 afos (2005-2019),
evaluando sus caracteristicas y
comparando los MMHH frente al
resto de medicamentos, tanto para
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FIGURA 3. EVOLUCION EN LA IMPLEMENTACION DE LOS ACUERDOS DE RIESGO COMPARTIDO

ENITALIA, 2005-2019.
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MMHH: medicamentos huérfanos.

Xoxi (2021)"

las indicaciones oncolégicas como
para las no oncoldgicas.

Segun su anélisis, de los 283 regis-
tros existentes, 182 se correspon-
den con registros de idoneidad (el
35,2% se refieren a MMHH, con un
reparto muy similar entre oncoldgi-
cos y no oncoldgicos), 35 incluyen
acuerdos basados en resultados
financieros (con un 20% referido a
MMHH, 2 no oncoldgicos y 5 onco-
|6gicos) y 60 se refieren a acuerdos
de pago por resultados (el 23,3%
corresponde a MMHH, 4 no oncolé-
gicos y 10 oncoldgicos)” (Figura 3).
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Ademéds, en ltalia existen dos
modalidades de ARC basados en
resultados, el pago por resultados
(Payment BY Results, PbR), que
prevé el reembolso del 100% del
coste del f&rmaco para los pacien-
tes respondedores (lo que en la
practica ha permitido el reembolso
de medicamentos como Adcetris®,
Blincyto® y Holoclar®, entre otros)
y el pago al resultado (Payment AT
Result, PaR), que implica el reem-
bolso sélo cuando el tratamiento es
exitoso, después de empezar con
un suministro gratuito o un pago
por adelantado (al que se han sus-
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crito terapias muy novedosas, como
Kymriah®y Yescarta®'".

En el resto de Europa también se
han venido aplicando enfoques
innovadores de financiacién en
MMHH, aunque la informacién
detallada al respecto es limitada. En
Francia, por ejemplo, desde 2008,
los MMHH estén sujetos a acuerdos
especificos, con mecanismos de
devolucién de las ventas por enci-
ma de los niveles acordados, siendo
los primeros MMHH en beneficiarse
de ello eculizumab (Soliris®) para el
tratamiento de la hemoglobinuria
paroxistica nocturna y galsulfasa
(Naglazyme®) para el tratamiento
de la mucopolisacaridosis de tipo
VI (que, curiosamente, ha perdido
la designacion de MMHH)™.

Pese a la falta de informacion dis-
ponible, parece evidente que la
elevada incertidumbre, unida al
elevado precio de los MMHH, tien-
de a promover el uso de los ARC. El
caso mas reciente lo encontramos
en el tratamiento de la leucodistro-
fia metacromatica, con un medica-
mento en el mercado, Libmeldy®
(atidarsagén autotemcel), con un
precio que ronda los 2,5-3 millones
de euros por paciente, para el que
paises como Alemania, Italia y Rei-
no Unido han suscrito acuerdos de
financiacion, al reconocer la eficacia
real del farmaco. Por ejemplo, en
Alemania se ha negociado un pre-
cio de adquisicién de 2,48 millones
de euros por nifio, segun informa-
ciones del propio laboratorio®.

EL CASO DE LOS
MEDICAMENTOS DE TERAPIA
AVANZADA

Los medicamentos de terapia
avanzada (MTA) sirven como ejem-
plo paradigmatico de cémo los
ARC pueden garantizar el acceso
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a terapias innovadoras de alto
coste y con gran incertidumbre en
torno a su eficacia. Se trata de un
tipo emergente de medicamentos
basados en genes (terapia génica),
tejidos (terapia tisular) o células
(terapia celular) que tienen el
potencial de cambiar radicalmente
el tratamiento de enfermedades
muy graves o cronicas sin alternati-
vas terapéuticas. Hasta la fecha, la
EMA ha aprobado una veintena de
terapias avanzadas, y otras muchas
se encuentran actualmente en fase
de investigacion®.

La elevada incertidumbre,
unida al
elevado precio de los

MMHH, tiende
a promover el uso de
los acuerdos de riesgo
compartido

A este respecto, dos revisiones
publicadas recientemente por Jar-
gensen et al. (2020)?' y Ronco et al.
(2021)?2 mostraron cémo se lleva a
cabo el procedimiento de reem-
bolso de los MTA en 5 paises de
Europa (Italia, Francia, Reino Unido,
Alemania y Espafia), encontrando
que sdlo las terapias con células
T receptoras de antigenos quimé-
ricos (CAR-T) Kymriah® y Yescarta®
se reembolsaron relativamente de
manera homogénea en todos ellos
(Tabla 1). Asi, mientras que en Fran-
cia y Reino Unido el reembolso de
estos medicamentos indicados para
ciertos tipos de tumores esté sujeto
a la recopilacion de datos adiciona-
les y condicionado a futuras reeva-
luaciones; en el resto de los paises,
los reembolsos (Alemania) o los
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pagos escalonados (Italia y Espafia)
estan vinculados a los resultados
obtenidos para cada paciente. La
adquisicion de estas terapias por
parte de los gobiernos estatales
supuso un coste de aproximada-
mente 300.000 euros por paciente
con éxito. Ademés, en Francia, se
afiadié un suplemento de 15.000
euros (fijos) a la tarifa actual del
sistema de costes del grupo relacio-
nado con el diagndstico (GRD)?'2,

Sin embargo, el reembolso de los
MTA a nivel nacional, al igual que
el del resto de medicamentos,
parece muy heterogéneo en toda
Europa, lo que puede explicarse
por la organizacién sanitaria de los
diferentes paises objeto de estudio:

- En ltalia y Espafa se observa
un sistema de financiacién para
los MTA muy parecido, basado,
la mayoria de las veces, en el
pago por resultados, tal y como
comentamos anteriormente. De
esta manera, en ltalia se han
adquirido Holoclar® y Strimve-
lis® por un importe de 95.000
y 594.000€, respectivamente?,
terapias que no llegaron a ser
financiadas en Espafia®. Por el
contrario, Alofisel® si se encuen-
tra financiado en nuestro pafs,
aunque con restricciones a la
indicacion autorizada®; en este
caso, se llegd a un acuerdo de
pago por resultados que alcan-
z6 los 60.000€% y se acordd una
revision anual de las ventas y de
los precios fijados, para asegurar
que se encuentran bajo los para-
metros establecidos legalmente
y, en caso contrario, proceder a
su adecuacion mediante la reba-
ja correspondiente®.

- No muy diferente es la situacién
en el Reino Unido, donde se han
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adquirido los MTA mediante
PAS, en algunas ocasiones, con
descuentos confidenciales.

En el caso de Francia, el reem-
bolso de los MTA se ha reali-
zado a través de la asignacidn
del beneficio terapéutico (SMR,
que consta de 4 niveles y 5 cri-
terios) y valor terapéutico afia-
dido del medicamento (ASMR,
que es un sistema de 5 niveles,
donde el nivel | representa el
de mayor valor afadido). En

este sentido, el reembolso de
Alofisel®fue un 10% mas barato
que en Espana y terapias como
Holoclar® y Spherox® fueron
reembolsadas en su totalidad
por el DRG?%.

Finalmente, en Alemania, se ha
solicitado un reembolso extra-
presupuestario (NUB, Neue
Untersuchungs-und Behand-
lungsmethoden, nuevo método
de examen y tratamiento) para
todos los MTA con acuerdo de

financiacion, siendo esto posi-
ble cuando un medicamento se
utiliza en el entorno hospitalario
y su precio no esta totalmente
cubierto por una tarifa de DRG.

Este ejemplo pone de manifiesto
gue no existe un enfoque Unico
para el reembolso y acceso a los
MTA en el conjunto europeo, lo
que, sin duda, supone un enorme
desafio. Sin embargo, la evidencia
disponible hasta el momento per-
mite concluir que®:

TABLA 1. ACUERDOS DE FINANCIAGION DE LOS MEDICAMENTOS DE TERAPIA AVANZADA EN LA UE-5 (ITALIA, REINO UNIDO, FRANCIA, ALEMANIA Y

ESPANA)

| PAls | ITALIA REINO UNIDO FRANCIA ALEMANIA ESPANA

Holoclar” | Pago por | 95.000€ PAS 88.993€ (sin ASMR IV | Reembolsado | NUB4 Precio No financiado - -
resultados incluir descuen- segun GRD DRG por resoluciéon
to confidencial)
Imlygic’ - - PAS 1858€/vial (sin - - NUBI 1220,52€ | No financiado - -
incluir descuen- (Después | por resolucion
to confidencial) de la nego-
ciacion)
Strimvelis | Pago por | 594.000€ | - 594.000€ - - - - No disponible - -
resultados
Spherox” | - - - 11.124€ (sin - Reembolsado | - - No disponible - -
incluir descuen- segun GRD
to confidencial)
Alofisel’ - - - 60.083€ ASMR IV | 54.000€ NUBI1 60.000€ | Financiado Seguimiento 60.000€
y pago por
resultados
Kymriah® | Pago por |320.000€ | CDF 313.766€ (sin ASMR 297.666€ + NUBI 320.000€ | Financiado con' Seguimiento 320.000€
resultados | (descuento | (MAA, | incluir descuen- | IV para 15.000€ por restricciones |y pago por
para CAA) to confidencial) | LBDCG; encima de para ambas resultados
LBDCG) ASMR Il DRG indicaciones
para LLA (LBDCG y
LLA)
Yescarta” Pago por |327.000€, | CDF Precio confiden- | ASMR Il 327.000€ + | NUBI 327.000€ | Financiado con Seguimiento 327.000€
resultados | descuento | (MAA, | cial + descuento 15.000€ por restricciones |y pago por
CAA) encima de para ambas resultados
DRG indicaciones
(LBDCG y
LBPM)
Luxturna’ - - - 682.673€ ASMR Il - NUBT 345.000€ | Financiado Seguimiento y -

techo de gasto

Abreviaturas: ARC: acuerdo de riesgo compartido; ASMR: Amélioration du Service Médical Rendu; GRD: Grupo Relacionado con el Diagnéstico;
LBDCG: linfoma B difuso de células grandes; LBPM: linfoma B primario mediastinico de células grandes; LLA: leucemia linfobléastica aguda MTA:

medicamento de terapia avanzada; NUB: Neue Untersuchungs-und Behandlungsmethoden, nuevo método de examen y tratamiento; PAS: Patient

Access Scheme.

Fuente: elaboracién propia a partir de Jergensen (2020)?' y Ronco (2021)%
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Los MTA pueden ser rentables a
los altos precios establecidos por
los fabricantes.

- El'marco de evaluaciéon econdmi-
ca adoptado por muchos paga-
dores infravalora estas terapias,
lo cual repercute negativamente
en el acceso al paciente.

- Los MTA pueden ser asequibles
y es posible que no requieran
pagos diferidos.

- Los ARC basados en resultados
pueden ser dificiles de imple-
mentar en la practica real.

- La rentabilidad de los MTA
depende del tipo de acuerdo y
del enfoque de pago.

- Una mayor colaboracién entre
los diferentes paises permitiria
una mejor gestion del reembolso
y acceso a los MTA.

EJEMPLOS DE MODELOS
INNOVADORES DE
FINANCIACION EN EERR EN
ESPANA

En Espafia, la preocupacién por la
sostenibilidad del sistema sanitario
también ha promovido la adopcion
de distintos esquemas para la finan-
ciacién de los MMHH, si bien su
caracter confidencial impide un ana-
lisis pormenorizado de los mismos,
teniéndonos por tanto que limitar a
la informacién recopilada en la biblio-
grafia disponible y a la divulgada por
las autoridades sanitarias, los medios
de comunicacién y otros agentes.

A nivel nacional, el Ministerio de
Sanidad se ha hecho eco en dis-
tintas ocasiones de la importancia
de aplicar acuerdos de pago por
resultados para disminuir la incer-
tidumbre en el impacto clinico

y presupuestario, midiendo los
resultados en la préactica clinica y
evaluando el cumplimiento en cada
paciente para que el SNS solo abo-
ne el precio completo del medica-
mento en aquellos pacientes donde
el tratamiento alcanza el objetivo
terapéutico esperado??’.

El Ministerio de Sanidad
se ha hecho eco en
distintas ocasiones de la
importancia de aplicar

acuerdos de pago por
resultados para disminuir
la incertidumbre en el
impacto clinico
y presupuestario

En 2019, creé VALTERMED, un sis-
tema de informaciéon compartida
dentro del SNS que permite medir
los resultados en salud obtenidos por
los medicamentos de Ultima genera-
cién financiados publicamente, con
el fin de compartir informacion real y
mejorar la eficiencia del sistema. Los
medicamentos incluidos en VALTER-
MED son farmacos de alto coste a
los que generalmente se les aplican
acuerdos de pago por resultado. El
primero fue el CAR-T tisagenlecleu-
cel (con designacion de MMHH), al
que se aplicd un acuerdo de finan-
ciacion innovador? por un total de
327.000 euros, con un primer pago
del 50% una vez finalizada la infusién
del medicamento y un segundo pago
a los 18 meses de tratamiento en
funcién de la respuesta obtenida en
términos de supervivencia global???.

Actualmente, el 79% de los farma-
cos incluidos en VALTERMED (11
de los 14 totales) son MMHH, para
los cuales se elabora un protocolo
farmacoclinico y se realiza un segui-
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miento a través del sistema. 8 de
ellos estan financiados mediante
un ARC basado en resultados en
salud y 3 mediante un ARC basado
estrictamente en resultados finan-
cieros (suministro a coste inferior,
coste méaximo por paciente, techo
de gasto)® (Tabla 2).

Las autoridades sanitarias regiona-
les también han sido proactivas en
la realizacion de acuerdos innova-
dores de financiacién de MMHH.
Catalufia ha sido una de las Comu-
nidades Auténomas mas activas
este sentido. De hecho, durante
el periodo 2016-2019, el Servicio
Catalén de Salud (CatSalud) puso
en marcha 3 ARC (alin vigentes) que
involucran a MMHH, lo que supone
el 20% (3/15) de todos los acuerdos
firmados durante dicho periodo®.
Estos medicamentos estarian des-
tinados a cubrir necesidades tera-
péuticas en el &mbito respiratorio,
de la gastroenterologia y la nefrolo-
gia (no ha trascendido la enferme-
dad para la cual estarian indicados,
a fin de evitar la identificacién del
medicamento) y fueron financia-
dos, a nivel autonémico, mediante
acuerdos basados en resultados
financieros (concretamente, acuer-
dos de precio-volumen y limite
presupuestario por afo)®, aunque
no ha sido posible obtener més
informacion al respecto.

Sin embargo, en Espafia la mayor
parte de los ARC se suscribe en el
admbito hospitalario. A este respecto,
una encuesta realizada a 80 miem-
bros de la Sociedad Espafiola de Far-
macia Hospitalaria (SEFH) arrojé que
el nivel de aplicacion de los ARC en
los hospitales espafoles es alto, ya
que mas del 90% declara estar actual-
mente vinculado a este tipo de con-
tratos con la industria farmacéuticay
expresa su intencién de renovarlos o

VOL 7, NUM 2, SEPTIEMBRE 2022



- ARTICULO EN PROFUNDIDAD

TABLA 2. RELACION DE MMHH INCLUIDOS EN VALTERMED Y FINANGIADOS EN ESPANA MEDIANTE ACUERDOS DE RIESGO COMPARTIDO.

PRINCIPIO ACTIVO MEDICAMENTO® | PRESENTACION | INDICACION ABREVIADA | CONDICIONES ESPECIALES DE FINANCIACION

Tisagenlecleucel Kymriah 1,2x10%-6,0x108 Leucemia linfoblastica - Grupos de riesgo
células dispersion | aguda (LLA) de células B | . pratocolo farmacoclinico
para perfusion refractaria o en recaida ) ) ) )
- Registro de pacientes: riesgo compartido/pago
Axicabtagén ciloleucel | Yescarta 0,4-2x10° células | Linfoma B difuso de por rc‘asgltados
dispersion para células grandes (LBDCG) | - Seguimiento
perfusion refractario o en recaida - Suministro a determinados pacientes sin coste
Inotuzumab onoga- Besponsa 1 mg polvo para Leucemia linfoblas- - Protocolo farmacoclinico
micina concgntrado para | tica aguda (LLA) de . - Registro de pacientes: riesgo compartido/pago
solucioén para precursores de linfocitos por resultados
perfusion B positivos para CD22 Sequimient
recidivante o refractaria eguimiento
- Suministro a determinados pacientes sin coste
Darvadstrocel Alofisel 5 millones de célu- | Fistulas perianales com- - Protocolo farmacoclinico
las/ml suspension | plejas en pacientes con - Riesgo compartido/pago por resultados
inyectable enfermedad de Crohn L
- Seguimiento
Tezacaftor/ivacaftor Symkevi 100/150 mg - Protocolo farmacoclinico
comp_nmldos Fibrosis quistica - Seguimiento
recubiertos - ) )
- Suministro a coste inferior
Burosumab Crysvita 10,20 y 30 mg Raquitismo hipofosfaté- - Coste maximo por paciente
solucién inyec- mico ligado al cromoso- . Protocolo farmacoclinico
table ma X ) )
- Riesgo compartido/pago por resultados
- Seguimiento
Voretigén neparvovec | Luxturna 5x10 genomas Distrofia retiniana - Protocolo
vectoriales /ml asociada a la mutacion - Seguimiento
concentrado y RPE65 Techo d t
disolvente para echo de gasto
solucién inyec-
table
Vestronidasa alfa Mepsevii 2 mg/ml Manifestaciones no - Coste maximo por paciente
concentrado para | neuroldgicas de la - Protocolo
solucion para mucopolisacaridosis VII Sequimient
perfusion (sindrome de Sly) eguimiento
Polatuzumab vedotina | Polivy 30/140 mg polvo LBDCG en recaida o - Protocolo farmacoclinico
para concentrado | refractario y en combina- | . Riesgo compartido/pago por resultados
para solucién para | ciéon con bendamustina y Sequimient
perfusion rituximab eguimiento
Onasemnogén Zolgensma 2x10™ genomas Atrofia muscular espinal - Acuerdo precio/volumen
abeparvovec vectoriales /ml - Protocolo farmacoclinico
solucién para Ri tido/ ltad
perfusion iesgo compartido/pago por resultados
- Seguimiento
Volanesorsén Waylivra 250 mg solucion Sindrome de quilomicro- | - Coste maximo por paciente

inyectable en
jeringa precargada

nemia familiar

- Protocolo farmacoclinico

- Riesgo compartido/pago por resultados

Fuente: elaboracién propia a partir de VALTERMED?

newsRARE

86



firmar otros nuevos®'. Ademas, méas
del 60% de los encuestados prioriza
los modelos innovadores basados
en pago por eficacia/eficiencia en el
caso de que se suscriban para EERR
o con MMHH?",

En concreto, Edo-Solsona et al.
(2020)*2 compartieron reciente-
mente la primera experiencia de
pago por resultados en salud en
un hospital espafol de referencia
(el Hospital La Fe de Valencia) que
involucra a MMHH para metabolo-
patias congénitas, a través de un
programa de riesgo compartido
para terapias de sustitucion enzi-
matica (TSE) en enfermedades
de depdsito lisosomal (EDL)%?
que tienen como consecuencia
el deterioro fisico, la disminucién
de las capacidades funcionales vy,
potencialmente, la muerte®. En
este programa se incluyeron a 8
pacientes (3 de ellos mujeres y
5 hombres) con diferentes EDL:
4 pacientes con enfermedad de
Hurler (mucopolisacaridosis) que
fueron tratados con laronidasa,
2 pacientes con enfermedad de
Pompe (glucogenosis) a los que
se les administré alglucosidasa y
2 pacientes con enfermedad de
Gaucher (esfingolipidosis) que
fueron tratados con imiglucerasa®.

A la hora de establecer el acuerdo,
se definieron para cada TSE las
variables y los criterios de respues-
ta al tratamiento (Tabla 3) selec-
cionados segln la experiencia de
los facultativos y de la evidencia
disponible®. Asi, por ejemplo, la
efectividad de laronidasa se eva-
lud a través de la reduccion en la
excrecién de glucosaminogluca-
nos en orina, de la mejora de las
capacidades pulmonar, hepatica y
esplénica, y en funcién de cuanto
disminuyd la progresién natural de

la enfermedad, a uno y dos afios del
tratamiento®2.

Hay que comentar que, hasta el
momento, los autores sefialan que
el impacto econémico de la implan-
tacion del programa de ARC en los
pacientes ha sido muy limitado,
pues los tratamientos han mostrado
una efectividad plena tras dos o tres
afios del seguimiento y, en este caso,
el hospital procedié al pago integro
de todas las terapias administra-
das®. Este ejemplo, el Unico publi-
cado hasta el momento de manera
detallada para una enfermedad rara
en Espania, resalta la necesidad de
aumentar la evaluacién y transparen-
cia de los acuerdos realizados.

Los acuerdos de financiacién de las
innovaciones farmacéuticas se han
convertido en una pauta habitual
de los sistemas sanitarios cuando el
precio del medicamento es elevado y
existe incertidumbre sobre sus resul-
tados clinicos y/o financieros, lo que
aplica a una gran parte de los MMHH.
Estos acuerdos permiten compartir
riesgos y acelerar el acceso de los
pacientes a los tratamientos, si bien
su implementacion también supone
ciertos costes y carga administrativa
que pueden limitar su utilizacién.
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En todo caso, la decisién de intro-
duccién de un modelo innovador
de financiacion deberia tener en
cuenta diversos aspectos, como
el nivel de riesgo asumido, quién
lo soporta, qué efectos pueden
tener a largo plazo, cémo se pue-
de medir y cuantificar el grado de
consecucidon de los resultados,
quién analizara los mismos y quién
los gestionara.

Por su parte, para maximizar las ven-
tajas potenciales de estos modelos
de cara al futuro, seria importante
tener en cuenta las siguientes con-
sideraciones. En primer lugar, se
deben definir claramente los obje-
tivos del acuerdo, detallando los
deberes y obligaciones de las par-
tes implicadas. A este respecto, se
recomienda el desarrollo conjunto
del acuerdo entre el financiadory la
empresa farmacéutica, incluyendo
un proceso deliberativo sobre cémo
se vincularan las decisiones a los
resultados obtenidos. En segundo
lugar, es imperativo orientar estos
modelos hacia el paciente, defi-
niendo ademés qué se entiende por
éxito terapéutico y cudles serian las
variables de medicion (intermedias
y finales) mas adecuadas. Por su par-
te, se deberia simplificar el proceso,
gestionando los modelos correcta-
mente para evitar que supongan
una elevada carga administrativa.
En tercer lugar, es recomendable
analizar su impacto a largo plazo,
creando registros y sistemas de
monitorizacién de los resultados
que permitan su seguimiento en
tiempo real. Finalmente, para que
estos modelos sean exitosos, se
requiere dotar al SNS de medios
materiales y humanos adecuados
para su correcta gestién, asi como
incidir en la concienciacion sobre
la importancia de contar con una
cultura evaluadora de la innovacion.
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TABLA 3. CRITERIOS DE EFICACIA Y RESPUESTA EN EL PROGRAMA DE RIESGO COMPARTIDO PARA TERAPIAS DE SUSTITUGION ENZIMATICA
DE LAS ENFERMEDADES DE DEPOSITO LISOSOMAL.

Enfermedad de Hurler
Tratamiento con laronidasa (n=4)
Primer afio de tratamiento
Criterios de eficacia Primario:
» Disminucion en la excrecion urinaria de GAG
Secundarios:
» Mejora de las pruebas respiratorias (polisomnografia y CVF)
» Aumento del volumen hepdtico y esplénico segun la edad
« Interrupcion de la progresion natural de la enfermedad

Tipos de repuesta « Total: excrecion de GAG >40%
* Moderada: excrecion de GAG entre 25-40%
* Leve: excrecion de GAG <25%

Segundo afio de tratamiento

Criterios de eficacia « Estabilizacion o aumento <5% de los GAG urinarios
* Mejora 0 no progresion en las pruebas respiratorias
* Aumento del volumen hepatico y esplénico
« Interrupcion de la progresion natural de la enfermedad

Tipos de repuesta * Total: el paciente cumple los 4 criterios anteriores
* Moderada: el paciente no cumple ninguno de los criterios anteriores

Enfermedad de Pompe
Tratamiento con alglucerasa (n=2)

Criterios de eficacia * Medida de la fuerza muscular
* Prueba de marcha de 6 minutos
» CVF en sedestacion y decubito

Tipos de repuesta « Total: Deterioro anual <10% en los 3 criterios
» Moderada: Deterioro anual entre el 10-20% en algunos criterios
« Leve: Deterioro anual entre el 10-20% en 2 0 mas criterios
« Sin respuesta: deterioro anual >20% en algunos criterios

Enfermedad de Gaucher
Tratamiento con imiglucerasa (n=2)

Paciente adulto
Segundo afio de tratamiento

Criterios de eficacia » Normalizacion de los niveles plasmaticos de hemoglobina
* Normalizacion de los niveles plasmaticos de plaquetas
* Normalizacion del volumen hepatico y esplénico
* Reduccioén o remision del dolor 6seo
* Mantenimiento de una densidad mineral ¢sea normal
» Ausencia de progresion de la lesion ésea presente

Tipos de respuesta » Completa: el paciente alcanza =4 criterios anteriores
* Moderada: el paciente alcanza 3 de los criterios anteriores
« Sin respuesta: el paciente alcanza <2 criterios anteriores

Paciente pedidtrico
Primer y segundo afio de tratamiento

Criterios de eficacia Primarios:

* Aumento de los niveles plasmaticos de hemoglobina hasta los valores normales para la edad

* Aumento de los niveles plasmaticos de plaguetas hasta cifras normales para la edad

« Evitar la esplenectomia (extirpacion del bazo)

» Reduccioén de la hepatoesplenomegalia para evitar la sintomatologia de la enfermedad

Secundarios:

» Crecimiento adecuado siguiendo su curva de crecimiento

» Ausencia de dolor u osteonecrosis

* Reduccion de los niveles de la enzima quitotriosidasa y/o la citoquina CCLI8/PARC en un 10%
Tipos de respuesta « Total: el paciente alcanza 3 de los criterios primarios anteriores.

* Moderada: el paciente alcanza 2 de los criterios primarios y 2 de los criterios secundarios anteriores

« Leve: el paciente alcanza 1 de los criterios primarios y <3 de los criterios secundarios anteriores

Abreviaturas: CVF: capacidad vital forzada; GAG: glucosaminoglucanos
Fuente: Edo-Solsona (2020)%*
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BAROMETRO

MODELOS INNOVADORES DE FINANCIACION EN

El objetivo de este barémetro es
conocer la opinién de los distintos
agentes del sistema sanitario res-
pecto a los modelos innovadores
de financiacion en el campo de las
enfermedades raras (EERR). Con
este fin, el consejo de redaccién
de newsRARE disefid una encuesta
electrénica ad hoc, que fue enviada
a una base de datos de personas
relacionadas con las EERR. El cues-
tionario estuvo disponible del 24 de
junio hasta el 14 de julio de 2022.

Un total de 64 personas completaron
el barémetro, de las cuales 18 (28%)
eran pacientes o asociaciones de
pacientes, 13 (20%) personal clinico
y de enfermeria, 10 (16%) miembros
de laindustria farmacéutica, 10 (16%)
académicos y consultores, 9 (14%)
profesionales relacionados con acti-
vidades de gestién, administracién
plblica y farmacia hospitalaria y 4
(6%) provenian de otros &mbitos.

En el barometro de este nimero se
analizé la experiencia directa de los
encuestados con modelos innova-
dores de financiacién en EERR, su
percepcién acerca de quién debe
iniciar los procesos de implemen-
tacion de estos modelos y a qué
nivel deberian cerrarse este tipo
de acuerdos. Ademds, se exami-

EL CAMPO DE LAS EERR

Consejo de redaccién de newsRARE

Gestion,
Administracion Publica
y farmacia hospitalaria

o 4
\\ __________ . 6
\6 6%
14%
o
\
Academia ‘\0 16%

y consultoria

Industria farmacéutica

naron sus valoraciones respecto a
qué tipos de modelos son los mas
indicados para la financiacién de
los farmacos dirigidos a EERR, y
cudles son sus ventajas e inconve-
nientes. Finalmente, se pidié a los
encuestados que valoraran el nivel
de utilizacién actual y futuro de
estos modelos, y su opinidn acerca
de los sistemas de informacion para
dar seguimiento a estos procesos.

EXPERIENCIA DIRECTA

Solo una de cada tres personas
encuestadas ha tenido experiencia

91

Pacientes y
asociaciones

Clinicos y enfermeria

directa con modelos innovadores
de financiacion de farmacos dirigi-
dos a EERR. Los dos subgrupos con
mayor experiencia son los miembros
de la industria farmacéutica (70%) y
gestores, administracion publica y
farmacéuticos hospitalarios (67%).

Parte de esta experiencia se explica
a través de la participacién de estos
grupos en el equipo técnico de eva-
luacion de precio y financiacién, en
la Comisidn Interministerial de Pre-
cios de Medicamentos y Productos
Sanitarios (CIPM) o en las comisio-
nes de farmacia de los hospitales.
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FIGURA 1. EXPERIENCIA DIRECTA DE LOS ENCUESTADOS EN MODELOS INNOVADGRES DE
FINANGIACION EN EL CAMPO DE LAS EERR, %
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FIGURA 2. INSTITUCION DE LA QUE CREE QUE DEBE PARTIR LA INICIATIVA DE IMPLEMENTACION
DE LOS MODELOS INNOVADORES DE FINANGIACION EN EERR Y NIVEL EN EL QUE DEBEN
IMPLEMENTARSE, %

Institucion

Proveedores de
servicios sanitarios

4

Servivios regionales Q 7
.

de salud

Gobierno o agencia
estatal

Industria /
farmacéutica -

Pacientes

Otros

Clinico y enfermeria

Global

Industria farmacéutica

Gestion y farmacia hospitalaria

Academia y consultoria

0% 20% 40% 60% 80%

Local Regional Il Nacional

newsRARE 92

Por su parte, los miembros de la
industria farmacéutica suelen ser
los negociadores de este tipo de
contratos por parte de la industria.

Los principales tipos de acuerdos
mencionados como parte de la
experiencia de los encuestados
incluyen techo de gastos y pago
por resultados, seguidos de acuer-
dos de riesgo compartido y pagos
por paciente (FIGURA 1).

LIDERAZGO DE LOS PROCESOS

En linea con la experiencia directa
observada anteriormente (gestores
e industria farmacéutica son los que
mas experiencia tienen con este
tipo de contratos), el 45% de los
encuestados cree que la iniciativa
de implementacion de los modelos
innovadores de financiacion en EERR
debe partir del gobierno o de una
agencia estatal, mientras que el 34%
piensa que debe venir de la indus-
tria farmacéutica. La Unica excepcion
radica en lo que opina el subgrupo
de gestores, miembros de la Admi-
nistracion Pdblica y farmacéuticos
hospitalarios. Mientras que el 50%
de estos encuestados coincide con
la opinién global (de que la imple-
mentacion debe partir del gobierno
o agencia estatal), el 28% cree que
estos acuerdos deben ser realizados
por los servicios regionales de salud.
Por su parte, una inmensa mayoria
de los encuestados (92%) aboga por
una implementacion centralizada de
este tipo de acuerdos a nivel nacio-
nal, mientras que solo el 5% cree que
deberia realizarse a nivel regional, y
el 3% a nivel local (FIGURA 2).

TIPOS DE ACUERDOS MAS
INDICADOS

Nueve de cada diez encuestados
(92%, rangos por subgrupo: 75%-



100%) creen que los modelos inno-
vadores basados en resultados en
salud son los més indicados para los
farmacos dirigidos a EERR, frente a
solamente el 8% (rangos por sub-
grupos: 0%-25%) que opina que los
mas recomendables son aquellos
contratos basados en resultados
financieros (FIGURA 3).

Por su parte, no existe un consenso
acerca de qué tipo de contrato es
el més indicado en cada categoria.
Dentro de los acuerdos basados en
resultados en salud, el 31% opina
que el tipo més indicado es el de
acuerdos basados en resultados

FIGURA 3. TIPOS DE MODELOS INNOVADORES
MAS INDICADOS PARA LA FINANCIACION EN
EL CAMPO DE LAS EERR

Modelos basados en
resultados en salud

Modelos basados en
resultados financieros

_——

8%

clinicos finales, mientras que el
26% cree que son los contratos de
cobertura bajo busqueda de evi-
dencia, seguidos por el 23% que
aboga por los acuerdos basados
en resultados clinicos intermedios,
y el 20%, en acuerdos basados en
coste-efectividad. Por su parte, en
la categoria de acuerdos basados
en resultados financieros, el més
indicado, segun la opinién del 33%
de los encuestados, seria el acuer-

do de techo de gastos, seguido por
precio-volumen (25%), descuentos
(23%) o acuerdos de participacién
en el mercado. Esta falta de con-
senso se observa entre todos los
subgrupos y en ambas categorias
(FIGURA 4).

VENTAJAS E INCONVENIENTES

La principal ventaja de los modelos
innovadores, segun la opinién del
33% de los encuestados, indepen-
dientemente del subgrupo analiza-

BAROMETRO newsRARE [0

do (22%-40%) es que pueden facili-
tar y acelerar el acceso al mercado
de medicamentos. A esto le sigue,
en la opinién global, el hecho de
que estos acuerdos permiten redu-
cir la incertidumbre inherente a la
introduccién de nuevos medica-
mentos (15%), pueden incrementar
la sostenibilidad del sistema (13%),
favorecen la correcta seleccion de
los pacientes que verdaderamente
pueden beneficiarse del tratamien-
to (11%), ademés de poder traducir-
se en una mejora real de la eficien-

FIGURA 4. PREFERENCIAS POR TIPOS DE ACUERDOS EN CADA CATEGORIA
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cia del sistema (10%), y fomentar
un nuevo tipo de relaciones entre
la administracion y la industria far-
macéutica (10%). La dltima ventaja
mencionada fue la de permitir la
recogida de datos relevantes de la
practica clinica habitual de manera
continuada (8%).

Para el 20%-25% de los gestores,
miembros de la Administracion
Publica e Industria farmacéutica, la
segunda principal ventaja coincide
con la global, que es la de permitir la
reduccién de la incertidumbre. Por su
parte, para el 17%-19% de los clini-
cos / enfermeria y para los pacientes
y asociaciones, la segunda principal
ventaja radica en que estos tipos de
acuerdos fomentan un nuevo tipo de

relaciones entre la administraciony la
industria (TABLA 1).

Por su parte, el principal inconve-
niente de estos modelos, segun
el 29% de los encuestados, y la
gran mayoria de los subgrupos
analizados es el de que no todos

los tratamientos van a disponer de
una medida de resultado especifi-
ca, objetiva y relevante. El segun-
do principal inconveniente oscila
segun el subgrupo observado. En el
resultado global, destaca el hecho
de que la descentralizacion en la

La principal ventaja de
los modelos innovadores
de financiacion es que

pueden facilitar y acelerar
el acceso al mercado de
medicamentos

toma de decisiones hace que sur-
jan dudas acerca de quién deberia
encargarse de negociar, gestionar,
monitorizar y costear estos acuer-
dos (18%). Los clinicos / enfermeria
y los pacientes y asociaciones estan
de acuerdo en situar este inconve-

niente en segunda posicién. Por su
parte, para los entrevistados del
&dmbito de la gestion y farmacia, el
segundo principal inconveniente
es el hecho de que la puesta en
marcha de los acuerdos requiere
la existencia de potentes sistemas
de informacién. Para la industria
farmacéutica, destaca la importan-
te carga burocrética que conllevan
(TABLA 2).

Los encuestados comentan que
algunas medidas para reducir
estos inconvenientes pasarian por
la implementacién de potentes sis-
temas de informacién, una mayor
colaboracién entre las partes
implicadas, que incluya una toma
de decisiones compartidas con los
pacientes, un didlogo temprano y
un feedback a los profesionales de
los resultados obtenidos. Ademas,
afaden la necesidad de una mayor
voluntad politica para establecer
marcos globales en los cuales se
puedan basar estos acuerdos. Asi-
mismo, mencionan que, para evitar

TABLA 1: VENTAJAS DE LOS MODELOS DE FINANCIACION DE MEDICAMENTOS DIRIGIDOS A LAS EERR, %

VENTAJAS / (%), ORDENADAS POR GLOBAL CLIiNICO Y GESTION Y PACIENTES Y ACADEMIA'Y INDUSTRIA OTROS

GLOBAL / MAYOR A MENOR ENFERMERIA FARMACIA ASOCIACIONES CONSULTORIA FARMACEUTICA
HOSPITALARIA

Pueden facilitar y acelerar el acceso al 328 346 222 30,6 40,0 40,0 250

mercado de medicamentos

Permiten reducir la incertidumbre

inherente a la introduccion de nuevos 14,8 77 22,2 n,1 25,0 20,0 0,0

medicamentos

Puedgn incrementar la sostenibilidad 133 ns 1 13.9 150 150 125

del sistema

Favorecen la correcta seleccion de

los pacientes que verdaderamente 10,9 77 16,7 13,9 5,0 50 25,0

pueden beneficiarse del tratamiento

Pueden.t!'adu'cwse er\ una mejora real 10.2 ns 167 56 10,0 50 250

de la eficiencia del sistema

Fomentan uh r)uevo.t,|po de_relauo_nes 10,2 19.2 56 16,7 0.0 50 0.0

entre la administracion y la industria

Permiten la recogida de datos

relevantes de la practica clinica 7.8 77 5,6 8,3 5,0 10,0 12,5

habitual de manera continuada

Total 100,0 100,0 100,0 100,0 100,0 100,0 100,0
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la excesiva carga burocrética, se
deben utilizar variables sencillas de
medicidn, de manera centralizada, y
priorizando los resultados en salud,
ademés de estandarizar los proce-
sos en la medida de lo posible.
Finalmente, comentan la necesi-
dad de dotacién de recursos para

la implementacion y seguimiento
de estos modelos, sobre todo en
personal cualificado ello.

USO ACTUAL Y FUTURO

El 95% de los encuestados cree que
el uso actual de los modelos innova-

BAROMETRO newsRARE [0

dores de financiacién en el campo de
las EERR es menor de lo deseable.
Solo el 3% cree que su uso es el
adecuado, mientras que el 2% cree
que el uso es mayor de lo deseable.
Por su parte, la gran mayoria esta
de acuerdo en que en el futuro (en
los préoximos 5 afios) el uso de estos

TABLA 2: INCONVENIENTES DE LOS MODELOS DE FINANGIACION DE MEDICAMENTOS DIRIGIDOS A LAS EERR, %

INCONVENIENTES / (%), ORDENADAS GLOBAL CLINICO Y

POR GLOBAL / MAYOR A MENOR

No todos los tratamientos van a 28,9
disponer de una medida de resultado
especifica, objetiva y relevante

La descentralizacién en la toma 18,0
de decisiones sanitarias hace que

surjan dudas acerca de quién deberia
encargarse de negociar, gestionar,

monitorizar y costear estos acuerdos

Se deben realizar complejas negocia- 17,2
ciones entre el pagador y la industria
farmacéutica

Su puesta en marcha requiere la 16,4
existencia de potentes sistemas de
informacién

Conllevan una importante carga 12,5

burocratica

Conllevan significativos costes admi- 7,0
nistrativos, estructurales y financieros

Total 100,0

GESTION Y
ENFERMERIA FARMACIA
HOSPITALARIA

30,8 33,3 278
26,9 5,6 278
15,4 1 19,4
15,4 278 5,6
77 16,7 83
3,8 5,6 ni
100,0 100,0 100,0

PACIENTES Y
ASOCIACIONES CONSULTORIA FARMACEUTICA

ACADEMIAY INDUSTRIA OTROS

30,0 30,0 12,5
50 15,0 12,5
25,0 15,0 12,5
25,0 15,0 25,0
10,0 20,0 250
50 50 12,5
100,0 100,0 100,0

FIGURA 5. PERCEPCION ACERCA DEL USO ACTUAL Y FUTURO (5 ANOS) DE LOS MODELOS INNOVADGRES DE FINANCIACION EN EERR

USO ACTUAL

USO FUTURO

B Menor de lo desable Il Adecuado B Mayor de lo deseable

95

B Menor que actualmente M Igual que actualmente
B Mayor que actualmente
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FIGURA 6. NECESIDAD DE SISTEMAS DE INFORMACION PARA LA IMPLEMENTACION DE MODELOS INNOVADORES EN EERR

Getidén y farmacia Otros Industria Global Pacientes y Academiay Clinicoy
hospitalaria farmacéutica asociaciones consultoria enfermeria
—e— Son imprescindibles para poder llevarlo a cabo —e— Son deseables, pero no imprescindibles

FIGURA 7. OPINION ACERGA DE LOS SISTEMAS DE INFORMACION DISPONIBLES PARA HAGER EL SEGUIMIENTO DE ACUERDOS DE FINANGIACION INNOVADORES

100%

17—
90%
80%
70%
60%
50%
40%
30%
20%
10%
0%
Otros Industria Clinicoy Global Pacientes y Academia y Gestion y farmacia
farmacéutica enfermeria asociaciones consultoria hospitalaria
B Son los adecuados
Deberian desarrollarse sistemas de informaciéon mejorados, a nivel regional
B Deberian desarrollarse sistemas de informacién mejorados, a nivel hospitalario
B Deberian desarrollarse sistemas de informacién mejorados, a nivel nacional
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acuerdos en EERR serd mayor que el
actual, mientras que el 28% cree que
permanecera igual que actualmente.

EL IMPERATIVO DE LOS
SISTEMAS DE INFORMACION

Ocho de cada diez encuestados
(81%) cree que los sistemas de
informacién o aplicaciones de
seguimiento son imprescindibles
para poder llevar a cabo la imple-
mentacién de modelos innovadores
de financiacién de medicamentos
dirigidos a las EERR, mientras que
el restante 19% cree que son desea-
bles. Los tres subgrupos que més
ven la necesidad de los sistemas
de informacidén para una correcta

El 73% de los encuestados
opina que deberian

desarrollarse sistemas de
informacion mejorados,
a nivel nacional

implementacién de estos modelos
son los de gestién, administracién
y farmacia hospitalaria, la industria
farmacéuticay el subgrupo "otros”.
Uno de cada tres miembros del sub-
grupo clinicos / enfermeria cree que

J.—_MENSAJES CLAVE
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estos sistemas son deseables, pero
no imprescindibles (FIGURA 6).

Por su parte, el 73% de los
encuestados opina que deberian
desarrollarse sistemas de infor-
maciéon mejorados, a nivel nacio-
nal (vs 22% a nivel hospitalario).
Solo el 2% cree que los sistemas
de informacién actuales son los
adecuados. El 56% del subgrupo
gestién, administracion publica
y farmacia hospitalaria opina
que el desarrollo de sistemas de
informacién mejorados deberia
llevarse a cabo a nivel hospita-
lario (frente al 33% que creen
que deberia ser a nivel nacional)
(FIGURA 7).

Los encuestados opinan que el liderazgo de la negociacion de los modelos
innovadores de financiacion en el campo de las EERR debe partir del gobierno
/ agencia estatal (45%) y de la industria farmacéutica (34%), y que su

newsRARE

implementacion se debe realizar a nivel nacional (92%).
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Los modelos basados en resultados en salud son los mas indicados para los
medicamentos dirigidos a EERR, seglin 9 de cada 10 encuestados. No existe
consenso acerca del tipo de acuerdos mas indicados dentro de cada categoria.

La principal ventaja de estos modelos es que pueden facilitar y acelerar el acceso
a los medicamentos dirigidos a EERR (33%). Para gestion y farmacia, ademas de
esta ser la principal ventaja (22%), la reduccion de la incertidumbre también es

una ventaja importante (22%).

El principal inconveniente de estos modelos es que no todos los tratamientos van
a disponer de una medida de resultado especifica, objetiva y relevante (29%).
Cada subgrupo tiene un “segundo principal inconveniente” distinto.

El actual uso de los modelos innovadores de financiacion es menor de lo deseable
para el 95% de los encuestados, aunque un 69% cree que sera mayor en los
proximos 5 anos.

La implementacion de sistemas de informacion es imprescindible para llevar a
cabo estos acuerdos, segtin 8 de cada 10 encuestados. El 73% cree que deberian
disenarse sistemas de informaciéon mejorados a nivel nacional.
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RESUMEN

El objetivo de esta investigacion
fue revisar el uso y la implemen-
tacién operativa de Acuerdos de
Acceso Basados en Resultados
(OBMEA, por sus siglas en inglés)
en el &mbito de la innovacién far-
macoterapéutica dirigida a pato-
logias huérfanas y ultra-huérfanas.
El anélisis se realizd para dos casos
(nusinersen y tisagenlecleucel) en
paises de la Unién Europea, Espa-
cio Econdémico Europeo, Australia,
Nueva Zelanda y Canada. Los
autores justifican el anélisis por la
necesidad de explorar formulas
que faciliten el desarrollo operativo
de este tipo de acuerdos.

Segun los autores, buena parte
de la innovacidn terapéutica en
estas areas dispone de desarrollos
clinicos que aportan una evidencia
limitada en relacion a su efectividad
y eficiencia. No obstante, dado que
van dirigidos a patologias con una
gran necesidad insatisfecha, las
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autoridades regulatorias tienden
a autorizar su comercializacién
de forma condicionada. En estas
circunstancias, los OBMEA, ya sea
a nivel individual (Pago por Resul-
tados) o poblacional (Cobertura o
financiacién condicionada al desa-
rrollo de evidencia), pueden ayudar
alaincorporacion de una terapéuti-
ca potencialmente valiosa, a la vez
que se genera informacién sobre
su valor.

Los dos tratamientos de los casos
seleccionados proporcionan pers-
pectivas terapéuticas claramente
diferentes (cancer vs degenerativa,
tratamiento potencialmente croni-
co vs una sola vez y poblaciones
diferenciales).

La metodologia utilizada en este
estudio es fundamentalmente
cualitativa. El estudio integré el
envio de un cuestionario estructu-
rado que permitiera la obtencion
de informacidon relevante sobre



OBMEA en diferentes entornos
nacionales de decisién. En febrero
de 2020, este cuestionario se envid
a expertos (evaluadores, pagadores
y/0 académicos) de cada uno de
los paises incluidos, solicitdndoles
la cumplimentacién del mismo
utilizando informacién disponible
publicamente.

Uno de los autores reviso los cues-
tionarios completos recibidos para
registrar y tabular las respuestas. El
conjunto de los autores del articulo
realizé dos talleres virtuales para
discutir los resultados obtenidos,
analizar las diferencias en los proce-
sos de cada entorno, identificar las
nuevas iniciativas implementadas
y proponer lineas de colaboraciéon
futura en relacion con OBMEA para
tratamientos de enfermedades raras.

En relacion a los resultados, un
numero importante de los entornos
encuestados no se integraron en la
evaluacién porque o bien no res-
pondieron, o bien en ese momento
los productos analizados no eran
financiados, o los financiaban sin
utilizar un OBMEA.

Las Tablas 1, 2 y 3 del articulo
resumen de forma estructurada
los resultados obtenidos para
cada dimensiéon sobre la que se
preguntaba: indicacién financiada,
fecha de la decisién, condiciones
de acceso, poblacién incluida en
el acuerdo, duracién del acuerdo,
objetivos del acuerdo, condicio-
nes de reevaluacién incluidas en
el acuerdo, agentes implicados
en el proceso de desarrollo del
acuerdo, criterios de retirada del
tratamiento, fuentes de informa-
cién, informacién registrada para el
seguimiento del acuerdo, frecuen-
cia de recogida de informacién y
existencia de un plan de anélisis.

No necesariamente para todos los
paises se dispone de la totalidad
de la informacién requerida.

Para nusinersen (tabla 1) se inte-
gran en el anélisis 3 paises (Bél-
gica, Inglaterra y Holanda) en los
cuales el producto es incorporado
mediante una Cobertura Condicio-
nada a la Generacion de Evidencia
(CCGE). Para este mismo produc-
to, en la tabla 2 se describen las
caracteristicas de OBMEA identifi-
cados de tipo individual (Pago por
Resultados) en 6 paises (Bulgaria,
Irlanda, ltalia, Letonia, Lituaniay
Polonia). En la tabla 3 se identifi-
can los resultados obtenidos para
tisagenlecleucel para 6 paises.
En 4 de ellos (Australia, Bélgica,
Inglaterra y Francia) el OBMEA es
poblacional del tipo CCGE y en
los otros dos (ltalia y Espana) el
OBMEA es individual de pago por
resultados.

El primer elemento a destacar es
que fue complicado obtener la
informacién. Solo estuvo disponi-
ble tras una estrecha interaccion
con expertos (coautores de este
articulo) que sabian dénde encon-
trarla en sus sitios web nacionales y
que podian ayudar a traducir infor-
macion clave.

A modo de resumen, los elementos
mas remarcables del anélisis son los
siguientes:

Los OBMEA se acuerdan, como
minimo, en negociacién con
el titular de la autorizacién de
comercializacién y el pagador,
aunqgue en varios paises se inclu-
yen en el proceso a médicos y
grupos de investigacién. Solo
Inglaterra y los Paises Bajos
mencionaron la participacion de
grupos de pacientes.
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La poblacién y los resultados
incorporados en los OBMEA se
basaron en las mediciones utili-
zadas en los ensayos clinicos.

El disefio de los OBMEA identifi-
cando claramente las incertidum-
bres a resolver y como resolverlas
(tamano de la muestra, la infor-
macion a registrar, las variables de
resultado, los procesos de regis-
tro y gestién de datos, las fuentes
y el plan de anélisis estadistico)
no fueron claros para todos los
ejemplos de CCGE analizados.

En muy pocos casos (Bélgica e
Inglaterra) el OBMEA incorpora el
seguimiento y valoracién de resul-
tados de pacientes no incluidos
(a modo de cohorte comparativa
con ajuste de riesgo de control).

Los datos que se recolectaron
fueron similares en los diferentes
paises, pero la duracién de los
acuerdos diferia sin una justifica-
cién clara.

No todos los paises parecen
haber implementado procesos
de monitorizacién que garanticen
el cumplimiento del protocolo
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establecido y la integridad de la
informacion.

Ninguno de los OBMEA se refirid
a los requisitos regulatorios de
datos posteriores a la licenciay a
cémo eso puede reforzar la evi-
dencia en el futuro y usarse junto

con los datos que surgen del pro-
pio OBMEA.

El estudio ha permitido desarrollar
una lista de verificacién para deter-
minar la viabilidad de realizar un
OBMEA para el tratamiento de una
enfermedad rara.

Destacaria las siguientes conclusio-
nes como las mas relevantes de los
autores:

Los OBMEA se estédn implemen-
tando en diferentes paises para
gestionar las incertidumbres rela-
cionadas con la eficacia clinica de
la innovacién a largo plazo.

Los OBMEA no deben convertirse
en una practica rutinaria, ya que
su implementacién es costosa
para todas las partes.

Los costes y la viabilidad de
recopilar datos suficientes para
informar las decisiones deben
analizarse desde el principio y
tomar medidas para garantizar su
calidad e integridad.

Es esencial fomentar la transpa-
rencia en la presentacion de infor-
mes sobre los planes de analisis,
actualizaciones sobre el estado y
resultados de los OBMEA.

La informacién deberia estar dis-
ponible publicamente vy, tal vez,
integrada en una base de datos
conjunta de las diferentes jurisdic-
ciones.
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El intercambio de informacion
entre paises podria reducir esfuer-
zos y permitir el aprendizaje, lo
cual es particularmente impor-
tante para los tratamientos de
enfermedades raras.

Se necesita trabajar para unir a las
comunidades clinicas y evaluado-
res/pagadores y conseguir que los
registros clinicos estén alineados
con las necesidades de todas las
partes.

Evaluadores/pagadores de dife-
rentes paises deberian colaborar
para alinear sus evaluaciones,
acordar las incertidumbres rele-
vantes para la toma de decisiones
y definir un conjunto de datos
comun. Esto podria mejorar la
eficiencia de la recopilacién de
datos y optimizar la reevaluacion.

La generacién de evidencia
posterior al reembolso no solo
debe buscar resolver las incerti-
dumbres, sino también capturar
nuevos conocimientos sobre la
enfermedad y la optimizacién del
tratamiento en la vida real. Para
ello, la implicacién de los pacien-
tes y sus cuidadores informales
pareceria fundamental.

Financiacién: Este estudio se
enmarca en un proyecto financiado
por la Comisién Europea (H2020
IMPACT HTA) para desarrollar un
marco de evaluacién adecuado
para tratamientos de enfermedades
raras.

El articulo (Facey K, Espin J et al
2021) aborda la problematica que
condiciona la incorporacion de la
innovacién terapéutica en los siste-
mas de salud, enfocando el anélisis
en los medicamentos huérfanos y
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en los mecanismos de acceso vin-
culados a resultados (OBMEA).

Si bien el articulo es fundamental-
mente cualitativo, analiza en pro-
fundidad dos casos y las experien-
cias de desarrollo de los OBMEA en
diferentes entornos reguladores, a
fin de obtener informacion Util para
optimizar la aplicacién de estos
modelos.

Las Agencias Reguladoras (Europa
es un ejemplo) han potenciado
desde los afios 1990 el desarrollo
de innovaciones dirigidas a tratar
patologias huérfanas y ultra-huér-
fanas y a facilitar su incorporacién
a los mercados. Se han desarrolla-
do metodologias e incentivos que
limitaran la expectativa de escasa
rentabilidad que estos productos
pueden tener para la industria inno-
vadora. El objetivo de estas politicas
regulatorias es que los pacientes con
patologias raras y poco prevalentes
pudieran disponer de soluciones
adecuadas y, por tanto, mejorar la
equidad de acceso a terapias efec-
tivas en el sistema.

Estas politicas han tenido éxito y el
desarrollo de productos dirigidos a
patologfas huérfanas y ultra huérfa-
nas ha tenido un crecimiento expo-
nencial en los Gltimos 20 afios. El
problema es que, una vez estan en
el mercado, hay que instrumentar
las condiciones para hacerlas acce-
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sibles a los pacientes y, entre otros
aspectos, eso significa financiar esta
innovacion. Los pagadores publicos
se enfrentan, por tanto, con la difi-
cultad de articular el acceso a una
innovacion terapéutica marcada por
un precio elevado y por un nivel de
incertidumbre en relacién al valor
aportado que, en muchas ocasio-
nes es elevado.

La situacién puede no parecer nue-
va, pero lo es anto a efectos de los
productos como del mercado que
debe incorporarlos. Las formulas
tradicionales de financiacién no
dan respuesta a las incertidumbres
potenciales (econémicas o sanita-
rias) de las soluciones innovadoras
actuales. Entre las potenciales solu-
ciones se identifican los Modelos
de Acceso Innovadores (MAI), como
los OBMEA tratados en este articu-
lo, que acaban condicionando la
financiacién al resultado obtenido,
ya sea a nivel individual (Pagos por
Resultado) o poblacional (CCGE)
(Vreman et al 2020, EFPIA 2020).

Un reciente estudio de la OECD
(OECD 2019), citado en el articulo,
identifica que el 60% de los paises
que integran esta organizacién han
utilizado los MAI para la incorpo-
racién de innovacion. El objetivo
bésico declarado por los pagado-
res a la hora de decidir utilizarlos
es limitar el impacto econémico y
dar respuesta a la incertidumbre en
eficiencia de las nuevas tecnologias
terapéuticas (OECD 2019).

El SNS espafol no es una excep-
cién. Hay activos actualmente mas
de 21 MAI, de los cuales méas de
50% estan vinculados a resultados.
El modelo (VALTERMED), aln con
carencias derivadas del sistema de
registro, ha producido ya 4 infor-
mes de resultados de productos

con OBMEA. Nuestro sistema es
mejorable, con certeza, pero el rit-
mo de incorporacién de modelos
vinculados a resultados es creciente
y supone una oportunidad clara de
mejora si se sabe aprovechar.

Obtener informacién de los MAI
aplicados y, especialmente de los
vinculados a resultados (OBMEA),
no es facil. Ya en el informe de la
OECD se destaca la escasa o nula
evaluacién disponible debido a la
confidencialidad de los acuerdos.
Ademés, se identifica la casi inexis-
tencia de intercambio de informa-
cién entre pagadores publicos, no
ya del impacto econdmico, sino de
la evidencia generada en relacién a
las incertidumbres.

Estas carencias merman las eco-
nomias de escala de los OBMEA
e impiden que se genere conoci-
miento y aprendizaje, ya no tanto
de aspectos econdmicos, sino en
aquellos que les pueden interesar
a pacientes, profesionales y paga-
dores, como es la efectividad de las
terapias, las subpoblaciones mas
beneficiadas, las pautas de manejo
o el conocimiento ganado en la
gestién de la enfermedad.

El articulo aporta conocimiento
operativo de cémo los OBMEA
pueden ser mas facilmente y mas
eficientemente utilizados, destacan-
do la importancia de su disefio, de
la informacién que debe registrarse
y analizarse y de la necesidad de
garantizar un volumen poblacional
adecuado para sacar conclusio-
nes. Los autores no identifican los
OBMEA como un mero mecanismo
de acceso desde la perspectiva
econdmica, sino como una forma
que puede permitir obtener datos
relevantes para mejorar el conoci-
miento, la gestién de una enferme-
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dad y reevaluar la innovacién de
forma dindmica.

Apuntan también a la necesidad de
seleccionar donde aplicamos estos
modelos. Tienen un coste elevado
de implementacién y los beneficios
de su uso deben ser claros. Reco-
miendan, ademas, implicar a los
pacientes y evaluar comparativamen-
te la evolucién y resultados de aque-
llos grupos de enfermos a los que no
damos acceso a la innovacién.

En este punto, creo que podriamos
afiadir a las recomendaciones de los
autores, la necesidad de anticipar y
prever los cambios en el mercado
a la hora de disefar y aplicar los
OBMEA. Por ejemplo, nusinersen
fue el primer farmaco modificador
de la atrofia muscular espinal, pero
hoy en dia ya disponemos de otras
alternativas (terapia génica) comer-
cializadas y algunas préximas a ser
comercializadas. El ritmo de incorpo-
racién de la innovacion es frenético y,
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necesariamente los OBMEA, deben
preverlo e incluso ser utilizados para
poder generar conocimiento com-
parativo derivado de la aplicacién
de las terapias alternativas a pobla-
ciones similares y mediante medidas
de resultado similares.

Los autores hacen recomen-
daciones y proponen acciones
que podrian permitir obtener
conocimiento real sobre la inno-
vacién y la enfermedad a través
de la aplicaciéon de los OBMEA.
También destacan la oportunidad
qgue supone generar una modelo
de evaluacién de la innovacién
compartida entre diferentes
entornos decisores (por ejemplo,
Unién Europea) que permitiera
una valoracién estandarizada de
las expectativas de la innovacion,
identificar claramente sus incer-
tidumbres, definir el paquete
bésico de informacién necesaria a
registrar y generar criterios homo-
géneos de analisis y seleccién
de pacientes a incorporar en los
OBMEA. Podriamos afadir a las
utilidades de este modelo, el anti-
cipar en los disefios los cambios
en la oferta terapéutica y construir
modelos evaluativos vinculados a
una patologia y no a un producto.

Si no somos capaces de generar
marcos colaborativos, los OBMEA
acaban teniendo un valor limitado,
centrado béasicamente en intentar
neutralizar las incertidumbres en
el precio del producto, lo cual en
enfermedades ultra huérfanas para
una sola jurisdiccién y consideran-
do el coste de desarrollo e imple-
mentacion de estos modelos, es un
premio escaso.

Pero, en mi opinién, quedan aspec-

tos por resolver que van mas alla de
concertar capacidades de evalua-
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cién y andlisis. El esfuerzo realizado
por las autoridades regulatorias
para incentivar la generacion de
innovacion dirigida a patologias
huérfanas y ultra huérfanas, no se
ve reflejado finalmente en el acce-
so efectivo de los pacientes. Por
ejemplo, en el espacio de la Unidn
Europea con una sola Agencia
Reguladora, pero 27 estados con
prioridades, capacidades y meca-
nismos de decisién diferentes, el
acceso dista de ser equitativo. El
propio articulo identifica bastan-
tes paises del espacio econdmico
europeo donde los casos analiza-
dos no son financiados.

No se trata de promover que todo
el mundo lo financie todo, pero es
obvio que, por poner un ejemplo,
las capacidades econdmicas de los
paises son diferentes. Sin ir més
lejos, Alemania tiene un PIB per
cépita que es casi el doble que el
espanol y, el espafiol no es el mas
bajo de la UE. ;Es esperable que
Espafia tenga la misma capacidad
de incorporar la innovacién que
Alemania? ; Como podemos garan-
tizar esa equidad buscada desde
los afios 90 en la Unidn Europea?

La Federacion Europea de Indus-
trias y Asociaciones Farmacéuti-
cas (EFPIA) ha propuesto precios
escalonados basados en la equi-
dad (EBTP), donde los precios
de los medicamentos estarian
determinados por la capacidad
de pago de un pais. No obstan-
te, mi opinién personal es que
seguramente no es suficiente. Los
precios son muy altos y los paises
con cierta capacidad de mercado
ya negocian descuentos (aunque
no los publicitan).

Quizés pueda ser el momento de
plantearse si la concentracién de
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capacidad de andlisis y evaluacion
deberia ir acompariada, en algunos
casos (ultra huérfanos, por ejemplo)
de fondos europeos finalistas capa-
ces de hacer operativa la equidad en
su territorio. Lo hemos hecho con el
COVID-19. jPor qué no ampliar las
economias de escala que supone
pertenecer a la Unién Europea y
garantizar el acceso a la innovacién
efectiva y necesaria (que aporta
valor) a todos los miembros, gene-
rando a la vez conocimiento sobre el
valor de la misma y de la patologia?
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IMPLEMENTING
RISK-SHARING
ARRANGEMENTS FOR
INNOVATIVE MEDICINES:
THE EXPERIENCE IN
CATALONIA (SPAIN)

Laura Guarga, Montse Gasol,
Anna Reyes, Marta Roig, Enric
Alonso, Ana Clopés, Joaquim
Delgadillo, Value in Health (2022);
25(5):803-809

Director de Innovacién y
Partenariado

Consorci de Salut i Social de
Catalunya

El objetivo de este estudio fue
describir los diferentes tipos de
acuerdos de riesgo compartido
implementados en Catalufa y
detallar los resultados econdmi-
cos y sanitarios obtenidos de los
mismos.

Para ello, se revisaron los acuer-
dos firmados por el Catsalut o los
hospitales del sistema catalan de
salud con los laboratorios farma-
céuticos entre enero de 2016 y
diciembre de 2019, haciendo un
analisis retrospectivo de la infor-
macién contenida en el registro
de pacientes y tratamientos de
medicacién hospitalaria de dis-
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pensacién ambulatoria. En con-
creto, se examind el ndmero de
acuerdos implementados, su dura-
cién, el nimero de medicamentos
y enfermedades involucradas y las
razones para su finalizacién.

Los acuerdos se diferenciaron
en funcién del riesgo que per-
seguian mitigar, pudiendo ser
acuerdos relacionados con los
resultados en salud (performan-
ce-based risk-sharing agree-
ments, PBRSA) o acuerdos de
reparto de costes (cost-sharing
agreements, CSA).

Durante el periodo analizado, el
Catsalut implementé un total de 15
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acuerdos, de los cuales 10 seguian
en marcha en el momento del ana-
lisis (2020). El primer acuerdo se
firmo en 2016, mientras que cinco
se formalizaron en 2017, cinco en
2018 y cuatro en 2019. Los acuer-
dos implementados involucraron a
14 tratamientos distintos. La mayor
parte (n=11) se realizaron para
enfermedades oncohematolégi-
cas, seguidas de enfermedades
raras (n=3) y neuroldgicas (n=1). Las
negociaciones se produjeron con
11 empresas farmacéuticas distin-
tas. Ocho de los acuerdos estaban
basados en resultados en salud y
siete eran acuerdos de reparto de
costes.

A continuacién, se resumen los
principales resultados alcanzados:

PBRSA:
En todos ellos, el Catsalut pagd

por adelantado el precio de
reembolso del tratamiento, acor-
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dando que el laboratorio pagaria
todo el coste en aquellos pacien-
tes que no alcanzaran los objeti-
vos clinicos intermedios definidos
en el acuerdo.

Las evaluaciones se realizaron a
las 2 y 24 semanas.

8 de los 65 hospitales del sistema
catalan de salud participaron en
alguno de estos acuerdos.

El 73% de los 951 pacientes parti-
cipantes alcanzaron los objetivos
fijados, si bien los porcentajes
oscilan entre el 13% en céancer
urotelial y el 94% en céncer de
mama.

El coste total de los farmacos
incluidos en estos acuerdos
durante el periodo analizado fue
de 9.295.755 euros, de los cuales
el 11% (1,03 millones de euros)
fue reembolsado al Catsalut.

CSA:

Entre estos acuerdos de resul-
tados econdmicos, se realizaron
2 acuerdos de descuentos, 3
acuerdos de techo de gasto y 2
acuerdos de precio-volumen.

Con ellos se trataron a 2.066
pacientes en 26 de los 65 hospi-
tales del sistema publico cataléan.
El 42% fueron tratados de céncer
de pulmodn, el 42% de mieloma
multiple, el 6% de enfermedades
renales raras, el 5% de enferme-
dades respiratorias raras, el 4%
de enfermedades gastrointesti-
nales raras y el 1% de melanoma.

La edad media de los pacientes
incluidos en estos acuerdos fue
de 67 afios (rango entre 14y 93
afos). El 37% eran mujeres.
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El coste total de los farmacos
incluidos en estos acuerdos
durante el periodo analizado fue
de 51.689.728 euros, de los cuales
el 2,61% (1,35 millones de euros)
fue reembolsado al Catsalut.

Este es uno de los pocos estudios
publicados en Espafa con datos
reales sobre los acuerdos de ries-
go compartido implementados
en la practica. Como sefialan los
propios autores del trabajo, todos
ellos pertenecientes al sistema
publico catalan, existe una lite-
ratura relativamente abundante
sobre este tipo de acuerdos desde
un punto de vista conceptual o
terminoldgico, pero existen muy
pocas publicaciones que evalten
los resultados logrados, lo que es
necesario para entender mejor su
necesidad y poder mejorar su dise-
fio en el futuro.

Los acuerdos de riesgo compartido
se establecen principalmente para
medicamentos con una elevada
incertidumbre y alto potencial de
tener implicaciones clinicas /o eco-
némicas. Por ello, se aplican espe-
cialmente en terapias oncohema-
tolégicas y en enfermedades raras
(EERR) o minoritarias.

De hecho, segln este estudio, 3
de los 15 acuerdos implementados
en Catalufa estaban focalizados
en EERR (en gastroenterologia,
nefrologia y respiratorio), y todos
ellos eran acuerdos basados en
resultados econdmicos. Asi, el 20%
de los RSA implementados eran
en EERR. En los 3 casos, la incer-
tidumbre estaba relacionada con
el nimero de pacientes a tratar o
con el impacto presupuestario final,
aplicandose en dos casos un techo
de gasto y en otro un acuerdo de



precio-volumen. Los resultados
agregados del informe impiden
tener mas detalle sobre su coste

concreto.

En todo caso, lo que si se sabe
es que los 15 acuerdos llevados a
cabo durante los cuatro afios del
anélisis en Catalufia permitieron al
sistema recuperar casi 2,5 millones
de euros, equivalentes a un 0,21%
del gasto farmacéutico hospitalario
anual de Catalufa.

Las enfermedades minoritarias
se asocian generalmente a una
elevada incertidumbre inicial
sobre sus resultados clinicos
y econdmicos, especialmente
cuando todavia no se dispone de
evidencia en vida real. Sin embar-
go, dado el problema ético de
la falta de alternativas, para no
bloquear la decisién de acceso a
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los tratamientos disponibles, los
acuerdos de riesgo compartido
pueden ser una estrategia acer-
tada para los agentes implicados,
con un pagador al que se le cubre
parcialmente el riesgo de finan-
ciar un farmaco menos efectivo
de lo que pensaba, un fabricante
que puede recuperar, aunque
sea parcialmente, su inversién en
investigacién y desarrollo, y un
paciente al que se le da acceso al
tratamiento que necesita.

En mi opinidn, en estas enferme-
dades seria importante aplicar una
estrategia de decision de finan-
ciacién top-down que permitiera
recentralizar el riesgo catastréfico
de estas patologias. Una linea a
seguir a corto plazo es pagar por
ellas tarifas por patologia, en vez de
precios por productos. A largo pla-
zo, se deberia avanzar hacia pagar
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Segun este estudio,

3 de los 15 acuerdos
implementados en
Cataluia estaban
focalizados en EERR
(en gastroenterologia,
nefrologia y
respiratorio), y todos
ellos eran acuerdos
basados en
resultados econémicos

por la salud efectivamente lograda,
con una evaluacién expost impera-
tiva que permita tomar decisiones
de precio y financiacion (incluyendo
la desinversién) a medida que se
cuente con evidencia real. Acuer-
dos de riesgo compartido basados
en resultados en salud son también
una alternativa.

Para poder pagar por resultados,
es clave poder medirlos adecua-
damente. Por ello, un elemento
fundamental para el adecuado
seguimiento y evaluacién de
resultados de los acuerdos de
riesgo compartido son los regis-
tros, que deben ser operativos,
interoperables e, idealmente,
cumplimentados de forma auto-
mética o sin que le suponga al
profesional sanitario un tiempo
excesivo, por ejemplo, contando
con un gestor de datos.
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FINANGIACION Y AGCESO A LAS TERAPIAS
DIRIGIDAS A LAS ENFERMEDADES RARAS:
LA VISION DESDE LA ADMINISTRACION

NIEVES Recientemente fueron presentados los resultados del proyecto
FINEERR. Ud. formé parte del mismo como experta del Comité CORE.
MARTiN SUBRINO ¢Nos podria comentar el planteamiento de este proyecto? ;Cuél fue

su principal objetivo?

NM: El principal objetivo de este proyecto ha sido realizar un anélisis de
situaciéon de las enfermedades raras y los medicamentos huérfanos ligados
a ellas en el Sistema Nacional de Saludy, junto con un grupo de expertos,
plantear una serie de recomendaciones y conclusiones. Sobre todo en el
campo de las actuaciones de las administraciones publicas.

Directora Técnica de Farmacia
de la Consejeria de Sanidad de
Castilla y Ledn

A pesar del interés que tiene el propio proyecto, incide de forma muy ligera
sobre un actor muy importante en toda esta cadena de agentes que
participan en ella, que es el de las compafiias farmacéuticas
que condicionan en gran medida el acceso a los medicamen-
tos huérfanos y no son un agente inocuo en cuanto a los temas
de accesibilidad que estéan tratados de forma relativamente
amplia en todo el proyecto.

PROYECTo

¢ Coémo valoraria la actual situacion de acceso de los pacientes
con EERR a los tratamientos disponibles en Espafia? ;En qué
sentido cree que FINEERR puede contribuir a mejorar su
situacion?
NM: Creo que el acceso de los pacientes a los tratamientos
disponibles en Espafia es similar al del resto de los paises de
nuestro entorno, y lo que existe puede ser variabilidad con
respecto a estos paises en funcién de la enfermedad o del tipo
de tratamiento que estemos abordando. Esto también esta con-
dicionado por el grado de incertidumbre en cuanto a eficacia y
seguridad que tienen estos productos y por los elevados pre-
cios propuestos por las compafias farmacéuticas. Se habla de
los incentivos que tienen los laboratorios para investigar en este
ambito, pero creo que uno de los incentivos méas importantes son
los elevados precios que luego obtienen en los distintos paises,

Weber
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porque incluso aunque haya diferencias en los pre-
cios, los rangos son similares.

El informe es muy interesante, especialmente las reco-
mendaciones y las conclusiones. Sin embargo, aunque
parece que hasta el momento no se ha hecho casi nada,
hay muchas cuestiones que se plantean en las reco-
mendaciones y en las conclusiones del estudio para las
cuales si se ha efectuado un recorrido importante en el
ultimo periodo de tiempo. Relacionado con esto citaria
la importancia que tiene en este momento Valtermed
para registrar los resultados en salud de determinados
medicamentos, muchos de ellos indicados en enferme-
dades raras. Estos registros permiten conocer mejor la
efectividad en la préctica clinica real y, ademaés aplicar
de forma homogénea en todo el Sistema Nacional de
Salud unos protocolos farmaco-clini-
cos que contribuyen a la equidad en
el acceso.

Existen otro tipo de aspectos o de
actuaciones que se estan realizando
dentro del propio Sistema Nacional
de Salud, como es la colaboracién
entre la agencia, la Direccién Gene-
ral de Cartera Comun de Servicios
del SNS y Farmacia y las Comuni-
dades Autonomas en la utilizacién
de medicamentos en situaciones
especiales. Creo que ha mejorado y
cada vez es mas homogénea por este tipo de colabora-
cién que se establece. Sin embargo, no he visto que se
recojan en el documento de una forma muy relevante
estas cuestiones.

Finalmente, otro aspecto que creo que tiene que con-
tribuir a la mejora en el acceso, la equidad y la homo-
geneidad de la utilizacién de los medicamentos, que es
un objetivo que tenemos todos, es la nueva modalidad
para la elaboracién de los IPTs. Pienso que se ha avan-
zado de forma muy importante, pero es un camino que
hay que recorrer conjuntamente entre las administra-
ciones publicas y las propias compafias farmacéuticas
de forma que mejore el trabajo conjunto para facilitar el
acceso del paciente y la utilizacion de los medicamentos
dentro del SNS.

El tercer bloque de recomendaciones del proyecto
FINEERR se centra en la mejora del acceso. ;Qué
acciones se proponen? ; Cual cree que es su nivel de

Otro aspecto que creo
que tiene que contribuir
a la mejora en el acceso,

la equidad y la homo-

geneidad de la utilizacion
de los medicamentos es
la nueva modalidad para
la elaboracion de los IPT
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viabilidad para su implementacién real?

NM: Se proponen muchas recomendaciones, algunas
son de caracter internacional, por lo que por parte de
las Comunidades Auténomas a veces tenemos muy
poca posibilidad de actuacién, como puede ser la cola-
boracién entre la EMA y la FDA o las compras conjuntas
europeas. Con respecto a esta modalidad de compras,
hay diversas opiniones y el grupo de expertos no tiene
una posicioén Unica con respecto a ello. Yo tampoco, ya
que dependiendo del tipo de producto seria deseable
una compra europea, pero en otros casos, desde luego
no es as.

Los acuerdos politicos nacionales los veo de dificil facti-
bilidad. Creo que hay que centrarse mucho mas en los
aspectos mas técnicos y dejar lo politico a declaraciones
de caracter mas general.

En cuanto a actuaciones comunes de
las CCAA, hay que tener en cuenta
las particularidades que tienen que
aplicar los Servicios de Salud, pero
hay un sistema que es un claro ejem-
plo de homogeneidad y equidad
en el acceso, que es el tema de las
CAR-T, para el que recientemente se
ha modificado el nimero de centros
acreditados para la utilizacién de
estas terapias. En este caso, todos
los pacientes podian acceder a las
terapias CAR-T, con independencia
de su lugar de residencia, pues se cuenta con protoco-
los comunes y un comité de expertos responsable de la
valoracion de las propuestas de tratamientos ajustadas
a los mismos. De hecho, aunque en una Comunidad
Autdnoma no hubiera un centro acreditado, debido a
las estructuras y circuitos que se crearon, los resultados
que se han ido publicando indican que practicamente
todos los pacientes podian tener la posibilidad de ser
tratados con estos medicamentos en condiciones de
igualdad.

Los temas de la diferenciacion entre Comunidades Auto-
nomas no son tan relevantes a efectos de la equidad y la
homogeneidad en el acceso ante la existencia cada vez
maés frecuente de protocolos de tratamiento unificados
para el SNS en el caso de medicamentos huérfanos.
Estas iniciativas responden a la aplicacién efectiva del
articulo 91 de la Ley de Garantias y uso racional de los
medicamentos y productos sanitarios, que establece la
equidad en el acceso a los medicamentos.
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Con respecto a los tiempos méximos establecidos para
el acceso, pueden ser una iniciativa interesante, pero
para ello hay que reforzar los recursos humanos con
perfiles técnicos especificos y mejorar los niveles de
colaboracién de todos esos profesionales en los dife-
rentes ambitos de actuacién de las Administraciones
Publicas Sanitarias. Por ello, es importante ampliar las
estructuras con las que contamos con el fin de mejorar,
en los casos que corresponda, el acceso a medicamen-
tos en situaciones especiales. En cuanto a crear para
estas actuaciones comités especificos, podria ser més
operativo y mas eficiente utilizar los
comités que ya existen porque ade-
mas permiten dar continuidad a las
distintas fases de la valoracion de los
medicamentos (medicamentos en
situaciones especiales, elaboracién
de IPTs, Comisién Interministerial
de Precios de los Medicamentos,
Comisiones de Farmacia de Comu-
nidades Auténomas...) .

Ahora mismo para la elaboracién
de los IPTs existen nodos de eva-
luacién que ya estén focalizados en
determinadas areas terapéuticas, por lo que se podrian
utilizar esos nodos para apoyar la mejora del acceso a
medicamentos en situaciones especiales.

Por otra parte, la implantacion de algunas de las medi-
das que se proponen ya se han iniciado, como la elabo-
racién de protocolos farmacoclinicos para trabajar con
criterios conjuntos de uso, la publicacién de los IPTs o
bien el registro de resultados en Valtermed.

En cuanto a los tiempos para el acceso, la nueva forma
de valorary comparar los medicamentos y las terapias a
través de los IPT requiere un recorrido, pero conseguira
el objetivo. Un aspecto importante es que muchas de
las propuestas estén ya iniciadas o se estan abordando
en la actualidad.

¢;Qué opina sobre los esquemas innovadores de
financiacién (por ejemplo, acuerdo de pago por
resultados, acuerdo de riesgo compartido, pago
diferido, etc.)? ;En qué casos y de qué manera cree
que seria adecuado aplicarlos a los medicamentos
huérfanos?

NM: Los procedimientos innovadores de financiacion
son muy adecuados para los medicamentos huérfanos,

Los esquemas innovadores
de financiacion se adaptan
perfectamente a los

medicamentos huérfanos,

pero hay que valorar cudl

es la mejor estrategia en
cada caso

lo que ocurre es que en cada tipo de medicamento o
cada tipo de patologia, o en funcién de las variables a
medir o de los resultados esperables o evitar algin efec-
to adverso, habra que considerar las distintas modalida-
des de formas de financiaciéon para estos medicamentos
y a veces aplicar varias conjuntamente, que también se
ha hecho para determinados productos. Estos esque-
mas son muy interesantes y se adaptan perfectamente a
estos medicamentos, pero en cada caso hay que valorar
cuél es la mejor estrategia segun el producto, y la tera-
pia de que se trate.

De hecho, se pueden aplicar techos
de gasto y se pueden aplicar de
forma conjunta varios formatos
diferentes. También es bastante
importante la recogida de resulta-
dos porque beneficia al conjunto de
los pacientes y al conocimiento que
se obtiene de estos medicamentos
en la préactica asistencial real, lo que
permite unas revisiones dindmicas de
la situacién de esos medicamentos
en cuanto a condiciones econdmicas
o de condiciones de uso de los pro-
ductos. Estos esquemas también aportan informacién
a la propia compafiia farmacéutica y esta informacion
deberia considerarse de una forma mas favorable en
cuanto a la posible minoracién de los costes de esos
medicamentos para el SNS.

¢Considera alguna desventaja en estos modelos
innovadores de financiacién?

NM: En realidad, la desventaja consiste en una limita-
cion, que es el esfuerzo que hay que realizar por parte
de los profesionales para recoger los datos de una
forma homogénea y de acuerdo al protocolo farmaco-
clinico establecido. Y, otro tema que supone también
un coste y un esfuerzo adicional, es la gestion de todas
esas condiciones tanto por parte fundamentalmen-
te de los servicios de farmacia de hospital como por
parte de los servicios centrales de las Consejerias de
Sanidad. Hay que hacer una revisién muy estricta de
que protocolos y los formularios estén correctamente
cumplimentados, que son coherentes, que se recoge la
informacién tanto en las fases iniciales como las inter-
medias y las finales de los tratamientos, ya que todo
ello conlleva unas compensaciones o la aplicacién de
condiciones econémicas especificas. Todo ello requiere
muchisimo trabajo, un gran esfuerzo y un nivel de dedi-
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cacidon muy importante de personas con conocimiento
de esos temas y del entorno asistencial. Aunque todo
esto puede considerarse que no es una desventaja en
si mismo, sino una necesidad de esfuerzo adicional por
parte de muchos profesionales. Por ello, hay que valorar
desde el principio cuéles son esos esfuerzos y si merece
la pena realizarlos.

¢;Qué papel cree que debe jugar la reevaluacién
de las innovaciones en un é@mbito de elevada
incertidumbre, como son las terapias dirigidas a
enfermedades raras?

NM: Cuando estamos obteniendo y registrando resul-
tados en la practica clinica, ello tiene que conllevar una
revision de las condiciones econémicas establecidas o
acordadas entre las administraciones publicas y las compa-
fifas farmacéuticas, y también tener en cuenta el papel de
estas companias y sus expectativas de retorno econémico.

Considero muy interesantes todas las recomendaciones
y las conclusiones obtenidas en el informe, pero sobre
todo, las relacionadas con la evaluacién de la innovacion
y la utilizacién de la terapéutica en
todo este tipo de pacientes. También
es importante el papel de las compa-
fifas farmacéuticas innovadoras, pues
hay que tener en cuenta que muchas
veces estan financiando a las asocia-
ciones de pacientes de forma muy
relevante, por lo que hay que conju-
gary equilibrar los posibles conflictos
de intereses de todas las partes.

Por supuesto, las administraciones
sanitarias tienen interés en financiar

Hay MMHH en el top-10
de ventas de los servicios
de farmacia de hospital,
lo que podria hacer

pensar que esos retornos
econdmicos van mas
alla de lo razonable para
seguir manteniendo su
calificacion de huérfano
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los medicamentos y que haya acceso a los mismos,
pero también en que las condiciones econdmicas
permitan la sostenibilidad del sistema sanitario. Esa
sostenibilidad hay que valorarla de forma razonada y
en funcién también de muchas expectativas.

En cuanto a la reevaluacidon de la innovacidn, existen
medicamentos huérfanos que se encuentran en un
nivel de ventas entre los diez primeros de todos a los
que se accede a través de los servicios de farmacia de
hospital, lo que podria hacer pensar que esos retor-
nos econémicos van més allé de lo razonable para que
un medicamento siga manteniendo su calificacion de
huérfano. Realmente hay que trabajar de forma muy
intensa en todos estos condicionantes y en considerar
cdmo se recoge la incertidumbre y cémo se valora la
informacién que aportan las administraciones sanitarias
para la mejora o la reduccion de la incertidumbre con
estos esquemas de pago por resultados.

Hay mucho camino por recorrer, hay muchas mejoras
que se pueden aplicar, pero todas ellas implican el
refuerzo de las estructuras con las
que se cuenta actualmente para
avanzar. El informe aporta un punto
de partida muy importante para toda
la visién de las enfermedades raras
y de los medicamentos huérfanos,
pero cada vez se estd dedicando més
esfuerzo centrado en este grupo de
patologias y en este grupo de pro-
ductos, por lo que hay que poner en
valor todos los avances que se han
producido en los ultimos afios con
respecto a ello.
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JORDI
CRUZ VILLALBA

Fundador de la Asociacién de

Hemoglobinuria Paroxistica
Nocturna (HPN) y de la Casa de
Sofia
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DE LA ASOCIACION HPN A LA CASA DE SOFIA, EL PRIMER
CENTRO INNOVADOR QUE ACTUA COMO CONDUCTO
INTERMEDIO ENTRE UN HOGAR Y EL HOSPITAL

¢Nos puede comentar algunos
datos de interés sobre la Asocia-
cién de Pacientes con Hemoglo-
binuria Paroxistica Nocturna?
JC: La asociacién nacié en el 2008
de la necesidad de una familia
diagnosticada con esta enferme-
dad que se dirigié a mi para poner
en marcha un movimiento asocia-
tivo. Junto a esta familia y otros
pacientes, pusimos en marcha la
asociacién HPN en la que empecé
como presidente. Actualmente,
soy el fundador y coordinador de
la entidad y contamos con una junta
directiva muy activa.

La asociacion tiene como objetivo
acompafiar y dar informacion a las
familias y afectados, asi como pro-
mover el conocimiento, entre otras
cuestiones. La sede representa a
toda Espafia y se encuentra en Igua-
lada, Barcelona. Ademas, formamos
parte de la Alianza Internacional en
HPN.

Debido al COVID-19, las actividades
de la asociacion han sido mayor-
mente webinars y reuniones virtua-
les, aunque ya estamos poniendo
en marcha de nuevo las actividades
presenciales. Por ejemplo, estamos
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preparando el Congreso Nacional
HPN que seré el dia 29 de octubre y
en el que participaran profesionales
de alto nivel en el conocimiento de
la HPN y enfermedades relaciona-
das.

Es importante destacar el soporte
que damos a los pacientes y a sus
familias, sobre todo, el apoyo psi-
colégico tan necesario, como la
asesoria en sexologia o el gabinete
juridico, entre otros.

¢Puede describirnos brevemente
qué es la HPN? ; Qué significa
vivir con una patologia como

la Hemoglobinuria Paroxistica
Nocturna?

JC: La HPN es una enfermedad
minoritaria que hace que los globu-
los rojos se descompongan antes
de lo normal. Las personas con esta
enfermedad tienen células sangui-
neas a las que les falta el gen lla-
mado PIG-A. Este gen permite que
una sustancia, llamada glicosil-fos-
fatidilinositol (GPI, por sus siglas en
inglés) ayude a que ciertas proteinas
se fijen a las células.

Sin este PIG-A, importantes pro-
teinas no pueden conectarse a
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Hace falta equidad en el seguimiento, apoyo y tratamiento a este tipo
de pacientes, no solo para la HPN, sino para todas las enfermedades
raras. Lo que debe viajar es el conocimiento y no el paciente

la superficie de la célula y prote-
gerla de sustancias en la sangre
llamadas “complemento”. Como
resultado, los glébulos rojos se
descomponen demasiado tem-
prano. Los glébulos rojos secre-
tan hemoglobina hacia la sangre,
la cual puede pasar a la orina,
convirtiéndose en oscura como la
Coca-Cola. Esto puede suceder en
cualquier momento, pero es mas
probable que ocurra en la noche
o temprano en la mafiana. Por eso
el nombre de Hemoglobinuria
Paroxistica Nocturna.

La enfermedad puede afectar a per-
sonas de cualquier edad y puede
estar asociada a la anemia aplasica,
sindrome mielodisplasico o leuce-
mia mieldgena aguda.

Los sintomas de este tipo de enfer-
medad pueden verse reflejados en
un dolor estomacal, abdominal o
de espalday, en algunas personas,
se pueden formar codgulos de san-
gre. La orina es oscura intermitente
y con tendencia al sagrado y a la
formacién de hematomas. Ademas,
produce mucho dolor de cabe-
za, dificultad para respirar, fatiga,
debilidad, palidez, dolor toracico y
dificultad para tragar.

¢Cémo afecta a la calidad de
vida de los pacientes y de sus
familiares?

JC: Vivir con este tipo de patologia
significa estar ligado a comprender
a tu cuerpo. Ademas, este tipo de
pacientes no deben forzarse.

Hoy en dia hay alternativas tera-
péuticas, lo cual hace que la vida
sea méas normalizada dentro de
una situaciéon con un diagndstico
de una enfermedad minoritaria
como la HPN. En los Ultimos afios
ha ido cambiando su seguimiento
y atencion. Antes era muy dificil y
podia haber situaciones de alto
riesgo complicadas de controlar
por la necesidad de transfusiones
de sangre muy a menudo, o bien
por el cansancio y malestar, que se
hacian insoportables. Un pacien-
te bien controlado y con un buen
seguimiento por parte de un espe-
cialista puede conseguir normalizar
la situacion y aqui juega un gran
papel el apoyo de la familia y el de
la asociacion de pacientes.

¢Existen necesidades que atin

no estan cubiertas para estos
pacientes? ;Y en las enfermeda-
des raras en general?

JC: En este pais es muy dificil encon-
trar equidad en todo el territorio.
Hace falta equidad en el seguimien-
to, apoyo y tratamiento a este tipo
de pacientes, no solo para la HPN,
sino para todas las enfermedades
raras. Cada Comunidad Auténoma
actla de manera diferente y eso no
es bueno para el beneficio de los
pacientes y sus familias. Tenemos
casos en los que la familia debe via-
jar a otro lugar para tener un buen
seguimiento y conseguir tratamien-
to. Eso debe terminar. Debe viajar
el conocimiento y no el paciente.
Debe actuarse con criterio uniforme
y equitativo.

m

Eso haréd que la vida de los pacien-
tes con enfermedades raras pueda
dar pasos hacia un camino de avan-
ce y mejora. Otra cuestién que seria
necesaria seria dar mayor poder a
las asociaciones de pacientes para
que puedan cubrir las necesidades
de los pacientes y sus familias que
el propio sistema no puede facilitar.
Somos grandes gestores de servi-
cios y ayudamos a la mejora de cali-
dad de vida de los pacientes y sus
familias. Considero que se deberia
tener en cuenta esto desde la admi-
nistracion.

La Casa de Sofia combina de una
forma muy innovadora la huma-
nizacién y el acceso a cuidados
sociosanitarios. ;Cree que este
modelo seria aplicable mas alla
de Barcelona?

JC: La Casa de Sofia es un centro
innovador, Unico y con un modelo
necesario para atender las enfer-
medades crénicas avanzadas
complejas y de caracter pediatrico
que esta siendo todo un éxito de
funcionamiento. Lo que nos hace
falta es que se implante en todos
sitios, ya que hay una gran demanda
y, de esta manera, podemos ayudar
a que sea posible una mayor y mejor
atencion.

Cada vez es mayor la necesidad
por parte de las familias, en estas
situaciones, de no acudir a un hos-
pital como tal porque el dia a dia
de los hospitales es complicado,
con mucha gente y, por otro lado,
en nuestra casa tampoco se puede
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La Casa de Sofia es un lugar de paz, acompafiamiento y
buenas practicas que apoya a los pacientes y a sus familias

QUIENES SOMOS HPN

ENLACES NOTICIAS SERVICIOS

Mi HISTORIA

REVISTAS HPN COLABORA

dar la mejor atencién ya que no esta
acondicionada para atender a tu
hijo, ni tampoco se cuenta alli con el
conocimiento de profesionales. Este
Centro es un conducto intermedio
que da valor y apoya a que los
pacientes y sus familias se sientan
mucho mejory en buena compafiia.
Es un lugar de paz, de acompafia-
miento y buenas précticas.

¢ Cémo se podrian impulsar
estos modelos desde las admi-
nistraciones publicas? ;Y desde
las asociaciones de pacientes?
JC: Desde las administraciones
publicas se puede impulsar y, ade-
mas, es necesario que se entienda
el importante ahorro en el manejo
y atencién de estas enfermedades
con un modelo ejemplo, como lo es
La Casa de Sofia. Este Centro es una
apuesta de éxito garantizada.

Desde las asociaciones de pacientes
que, como decia antes, juegan un
papel importantisimo de empuje, se
deben reclamar este tipo de modelos
y mostrar que existe esta necesidady
que los pacientes lo requieren para su
mejora de calidad de vida. Conside-
ro que, trabajando en equipo, todos
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juntos, somos més capaces de realizar
este tipo de proyectos. Un ejemplo
es el Centro La Casa de Sofia de
Esplugues de Llobregat (Barcelona),
ya que la administracion, equipos
profesionales, médicos, pacientes y
asociaciones de pacientes apoyaron
este proyecto y, entre todos, pode-
mos tener la oportunidad de avanzar
y de emprender més proyectos como
este.

¢ Qué alternativas innovadoras
de financiacién cree que podrian
ponerse en marcha para lograr
que los pacientes tengan un
mayor acceso a los tratamientos
disponibles?

JC: La pregunta es facil de contestar
si la alternativa la pensamos desde
la perspectiva de los pacientes o
desde la perspectiva de la adminis-
tracién pensando en los pacientes.
Deberia existir un acuerdo comin
de actuacién, con criterios claros y
accesibles. Un mal uso lo pagamos
todosy, un buen uso de tratamiento
aprobado y financiado, lo aplaudi-
mos todos.

Si realmente hay una aprobacién del
farmaco en Europa, jpor qué hay
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comunidades que lo desaprueban?
iPor qué en ciertas comunidades
existen criterios diferentes para tra-
tar a un paciente? Considero que
debe haber una respuesta por igual
en toda Espafa. En enfermedades
raras debemos ir hacia un modelo
de acceso al tratamiento por igual
para todos, una partida comdn y
centralizada.

En primer lugar, debe haber un
interés por hacer cambios. VY, en
segundo lugar, buenas intencio-
nes por parte de todas las partes:
administracion, industria y represen-
tantes de los pacientes. Esto hara
posible que demos pasos hacia una
respuesta mas razonable y equitati-
va. Es posible hacerlo y considero
que podemos trabajar todos juntos
para poder dar la mejor respuesta al
tratamiento de estas enfermedades,
ya que es muy importante que en
una enfermedad minoritaria haya
una oportunidad terapéutica.

Hagamos lo posible para trabajar
todos juntos y, asi, conseguiremos
que ese acceso sea mas regulado,
equitativo y facil en toda Espania
para los pacientes.



SANTIAGO
DE LA RIVA

Vicepresidente de la Federacion

Espafiola de Enfermedades Raras
(FEDER)

FINANCIACION Y ACCESO A LAS TERAPIAS DIRIGIDAS

A ENFERMEDADES RARAS:

LA VISION DE LOS PACIENTES

¢ Cémo valoraria la actual situa-
cién de financiacién y acceso a
las terapias dirigidas a enferme-
dades minoritarias en Espafna?
¢ Qué dificultades se encuentran
hoy en dia los pacientes con
alguna enfermedad rara en este
sentido?

SR: Desde la Federacién Espariola
de Enfermedades Raras (FEDER)
creemos que este reto es el mas
complejo al que nos hemos enfren-
tado desde su existencia, hace
mas de 20 afios. Los pacientes con
enfermedades raras tenemos un
gran abanico de problemas que
tenemos que trabajar y tratar, pero
este, relacionado con los medi-
camentos y en el cual intervienen
muchos factores y organizaciones,
es de una complejidad extrema.
Creemos que no hay voluntad de
llegar a un acuerdo de manera
holistica, lo cual seria la Unica for-
ma que, bajo mi punto de vista,
solucionaria este problema.

Recientemente se ha aprobado
un medicamento muy prometedor
para los pacientes que tienen una
enfermedad pulmonar. Esto es una
noticia maravillosa, pero la letra
pequenfa dice que llevamos mas de
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dos afios luchando con las admi-
nistraciones para que se apruebe,
hasta el punto de que incluso lo
eliminaron del Sistema Nacional de
Salud y los pacientes teniamos que
movernos, ir al Congreso, al Sena-
do y estar todo el dia llamando la
atencién de las administraciones.
Gracias a este movimiento, hemos
conseguido su reincorporacién en
el Sistema Nacional de Salud y que
esto ayude a salvar muchisimas
vidas. Estamos cansados de mendi-
gar para que nos den la medicacién
que ya esté ahi, preparada para los
pacientes.

Recientemente se presentaron
los resultados del proyecto
FINEERR: una reflexién estraté-
gica multidisciplinar por parte de
mas de 40 expertos para analizar
el acceso y la financiacién a tera-
pias dirigidas a enfermedades
raras. Como representante de
FEDER, ;cémo valora el hecho
de que los pacientes hayan
estado integrados en todos los
grupos de trabajo de este pro-
yecto? ;Qué cree que pueden
aportar al respecto?

SR: Es muy bueno e imprescindi-
ble. El paciente tiene que estar en
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La inmensa mayoria de los proyectos de investigacion
privados que hay en Espafa estan financiados por los
propios pacientes o las familias de los nifios que tienen una

enfermedad rara

la toma de decisiones y no porque
sea ningln experto, sino porque
hablamos de enfermedades mino-
ritarias con 5, 10 o 20 casos en
Espafay, los padres de los pacien-
tes, por pura necesidad, sabemos
tanto o més que la inmensa mayo-
ria de los médicos que no pueden
saber de todas las enfermedades
raras que hay.

Eso de trabajar para el paciente,
sin contar con el paciente, ocurria
mucho antes. Por suerte, esto esta
cambiando y, ademas, tengo que
reconocer que la Fundacion Weber
siempre ha contado con nosotros.
La idea de que los pacientes este-
mos en todos los grupos de trabajo
me parece formidable y felicito a los
responsables porque hay que estar
ahi para contarles nuestro punto de
vista, para que el enfoque sea de
una manera global y no solo un gru-
po de expertos que, a veces, niven
a los pacientes ni interaccionan con
ellos. No siempre los investigadores
y los médicos tienen empatia hacia
el paciente y se enfocan mas en los
resultados.

Yo llegué a este mundo de las
enfermedades raras cuando des-
cubrimos que dos de mis hijos
tenian una enfermedad rara, hace
18 afios. Tengo que reconocer que
las cosas han cambiado muchisimo
porgue antes éramos unos perfec-
tos desconocidos. La Federacién
Espafiola de Enfermedades Raras,
con su presidente a la cabeza, ha
hecho un trabajo tremendo para
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dar visibilidad a las enfermedades
raras en Esparfia. Es verdad que por
el camino hemos perdido a mucha
gente, adultos y nifios, pero somos
conscientes de que hay que traba-
jar y que ha cambiado mucho la
sensibilidad de la poblacién y de
los médicos hacia nosotros porque
como es una enfermedad rara, nos
veian como unos pesados por estar
encima todo el dia.

Hay que dar visibilidad a la sensi-
bilidad en los investigadores y en
la industria farmacéutica que esta
trabajando mucho por nosotros.
Donde mas ha cambiado ha sido
en los pacientes porque hemos
descubierto que no podemos
dejar que el Estado se encargue
de todo. Los pacientes estamos
haciendo un ejercicio absoluto de
empoderamiento, de trabajo y de
desembolso econdmico, ya que
se investiga con nuestro dinero. La
inmensa mayoria de los proyectos
de investigacién privados que hay
en Espafa estan financiados por
los propios pacientes o las familias
de los nifios que tienen una enfer-
medad rara. Eso demuestra que
estamos cambiando de una mane-
ra radical la situacién que habia de
hace unos afos a ahora.

Uno de los retos detectados en
el proyecto FINEERR es la falta
de equidad en el acceso a los
tratamientos entre Comunidades
Auténomas. ; Qué medidas se
podrian poner en marcha para
abordar esta situacién?
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SR: El problema esté en la globa-
lizacion. Este reto es global y lo
tenemos que manejar de manera
conjunta. Por una parte, tenemos a
la industria farmacéutica que esta
investigando y trabajando para
conseguir medicamentos para
mejorar la calidad de vida de los
pacientes. Por otra parte, tenemos
a la Administracién que hace lo
que puede para proteger los inte-
reses de todos los ciudadanos sin
malgastar el dinero. Ademés, tene-
mos a los hospitales que tienen un
papel decisivo en las Comunidades
Auténomas, a los hospitales y a los
directores de farmacia de los hos-
pitales.

Voy a poner un ejemplo mucho
mas ilustrativo. Primero, se aprue-
ba el medicamento en la Agencia
Europea del Medicamento, lo que
cuesta mucho trabajo y la industria
farmacéutica tiene que demostrar
que ese medicamento es vélido vy,
finalmente, se aprueba. Sorpren-
dentemente, solo el 50% de los
medicamentos que estén aproba-
dos en Europa los aprueba la Agen-
cia Espafiola del Medicamento. Es
absurdo que, si un organismo como
la Agencia Europea del Medica-
mento dice que un medicamento
es bueno para los pacientes, tengan
que pasar 2 anos de peregrinacién
para que la Agencia Espafiola del
Medicamento lo apruebe.

Un ejemplo es la vacuna para el
COVID-19 que fue aprobada por la
Agencia Europea del Medicamen-
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Tenemos un problema muy serio en el colectivo de las
enfermedades raras por culpa de las derivaciones

to. Imaginate qué locura seria si
llega a Espafa y aqui requiere de 2
afos de ensayos antes de ponerla
a disposicién de la poblacién. Eso
es lo que se esté haciendo con los
medicamentos huérfanos. Europa
dice que si, pero ahora nosotros
vamos a hacer nuestros ensayos,
los cuales muchas veces se alargan
porque se complican. La segunda
dificultad surge cuando el Siste-
ma Nacional de Salud, a pesar de
que la Agencia Europea lo pueda
aprobar, no lo financia porque es
muy caro. La industria farmacéutica
pone la mayoria de los medica-
mentos a un precio muy alto en el
sentido estricto del término porque
en el sentido real, un medicamento
que salva vidas evita un monton de
ingresos y de problemas al Sistema
Nacional de Salud.

También es verdad que éticamente
suena mal que un medicamento
cueste 1 millon de euros por pacien-
tey afio y ahi la industria se equivoca
porgue no todos los medicamentos
tienen ese precio, pero hay algunos
que lo rozan. Por este motivo, los
pacientes piensan que no tienen
ninguna empatia hacia ellos y que
solo estan buscando dinero. Que
busquen dinero es muy noble, pero
también tienen que intentar, como
industria farmacéutica, compensar
estos problemas y llegar a acuerdos
con la administracién.

A pesar de que estén aprobados,
algunos medicamentos son finan-
ciados por el Sistema Nacional

de Salud y otros no. Como han
derivado las competencias, algu-
nas comunidades deciden que siy
otras que no. Y vamos mas all3, a
pesar de que la Comunidad Auté-
noma diga que siy caiga en manos
del hospital, éste puede decir que
no financia el medicamento porque
no tiene dinero para pagarlo. Los
directores de farmacia de los hos-
pitales no pueden pagar 1 millén
de euros por un medicamento
cuando el presupuesto integro
para todos los medicamentos del
hospital es ese.

¢ Qué medidas considera mas
factibles de implementar para
mejorar el acceso de los pacien-
tes?

SR: La mejor forma de abordar el
acceso es sentarnos en una mesa
de trabajo la industria, las admi-
nistraciones, las Comunidades
Autdénomas, los hospitales, los cli-
nicos y los pacientes. Por supuesto,
nosotros somos conscientes de que
no podemos financiar todos los
medicamentos a un precio absolu-
tamente estrambodtico de 1 millon
de euros, pero si vamos a pedir
que se busquen férmulas como el
pago por resultado para que no se
dupliquen medicamentos. Estamos
dispuestos a todo, pero tiene que
ser de una forma global.

Por otro lado, sabemos que
FEDER trabaja de la mano de
la Alianza Europea de Enferme-
dades Raras (EURORDIS). En
este sentido, ;en qué medida
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estan alineadas las conclusiones
de FINEERR con las recomen-
daciones de EURORDIS a nivel
europeo?

SR: Como miembros activos de
EURORDIS, estamos en linea con
lo que esta pasando en Europa e
incluso hemos aportado al proyecto
FINEERR todas nuestras impresio-
nes con respecto a lo que se esta
haciendo en Europa. Considero que
el hecho de que se haya escogido a
40 profesionales de primera linea es
un paso importantisimo y decisivo
porque hace falta que este acuer-
do global se plasme y este tipo de
fundaciones y organizaciones nos
ayudan mucho.

Obviamente, las medidas estan
alineadas. Lo que se esté hacien-
do en Europa es lo que pedimos
aquiy lo que creo que se va a tra-
bajar en el futuro. Es verdad que
no todos los paises de Europa
funcionan igual y aqui no estamos
haciéndolo muy bien, aunque
tampoco somos de los peores.
Reconozco que hay paises como
Francia que son mucho mas pun-
teros, que tienen un sistema en el
que practicamente financian todo.
Si funciona, lo pagan y si no fun-
ciona, no lo pagan.

No hay un conjunto de medidas
determinantes en Europa que
englobe a todos los paises. Si que
es verdad que EURORDIS quiere
que todas estas medidas se den de
manera conjunta y, aunque se esté
trabajando en ello, no es facil.
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Estamos consiguiendo por primera vez en la historia de
las enfermedades raras que la informacion viaje y que no
tengan que viajar los pacientes

El tema de los CSUR es fundamen-
tal porque estamos consiguiendo
por primera vez en la historia de
las enfermedades raras, que la
informacién viaje y que no tengan
que viajar los pacientes. A través
de los CSUR se esté pasando toda
la informacion de todos los paises
que participamos en ello. Por lo
tanto, ya no solo tenemos infor-
macién de nuestro pais, sino de
pacientes de toda Europa. Esto
en Espafia no estd funcionando
bien porque las CCAA tienen dife-
rentes sistemas informéticos que
no son compatibles entre ellos.
Nosotros somos conscientes de
las dificultades que hay, pero lo
que no toleramos es la falta de
sentido comun, que no se trabaje
de una forma coordinada ni con
el mismo sistema pragmatico, lo
cual supone que no haya relacién
entre las historias clinicas en las
Comunidades Auténomas. De
forma que si yo, que soy de Ledn,
me voy a Valencia, alli no saben
nada de mi historial y tienen que
volver a empezar.

Tenemos un problema muy serio en
el colectivo de las enfermedades
raras por culpa de las derivaciones.
Las derivaciones significan que un
paciente que no tiene un médico
especializado en su enfermedad
en su Comunidad Auténoma puede
ir a cualquier otra y ser atendido.
Esto era asi antes porque existian
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los Fondos de Cohesién que garan-
tizaban que cualquier paciente que
se moviera de comunidad pudiera
ser atendido porque esa hucha que
todo el mundo estaba dejando ahi
aportando dinero, se hacia cargo
de esos gastos.

¢ Cémo esta la situacion a dia de
hoy en Espana con respecto a las
enfermedades raras?

SR: Estamos hablando de més
de 6000 enfermedades raras ya
catalogadas en Espafia y mas
de 3 millones de personas afec-
tadas. En FEDER representamos
practicamente a la mitad de ellas
porque las 400 asociaciones que
forman parte de la Federacién tie-
nen méas de 1 millén y medio de
personas. Por lo tanto, el 50% de
los pacientes estédn involucrados
con FEDER. Gracias a esta fede-
racién estamos dando visibilidad
y consiguiendo avanzar un poco.
Yo soy un ferviente defensor de la
Federacién porque es muy dificil
que alguien atienda a un colecti-
vo tan atomizado. También tengo
que reconocer que las cosas estéan
mejorando, pero para nosotros el
tiempo lo miramos de una forma
diferente a como lo miden algu-
nos gestores porgue nosotros
estamos dejando por el cami-
no mucha gente que no puede
beneficiarse de nada y estamos
trabajando para otras personas
que tal vez en el futuro si que
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puedan hacerlo. Tener paciencia
cuando se mueren nuestros hijos
no es facil.

Me gustaria reconocer el trabajo
de organismos como la Funda-
cion Weber, que estédn de una
manera absolutamente altruista
intentando poner orden en todo
esto para que la industria vea que
las administraciones, pacientes,
Comunidades Autébnomas, inves-
tigadores y clinicos estan traba-
jando de una manera unida. Y,
por Ultimo, agradecer el trabajo
enorme que estan haciendo los
pacientes para que esto salga
adelante porque hay un trabajo
ahi escondido que no vemos de
papés y de mamés peledndose
con los hospitales por una deri-
vacion justa, por un medicamento
justo, por algin reconocimiento a
nivel econémico, etc.

Como anécdota, un representan-
te y paciente de la Federacién
Espafiola de Enfermedades Raras,
esté trabajando como miembro
de la Agencia Europea del Medi-
camento. Eso quiere decir que ha
tenido la sensibilidad de querer
saber la opinién de los pacientes
también, lo cual era impensable
hace 20 afos. Quisiera dar un men-
saje esperanzador de que las cosas
estén bastante mejor que estaban y
que esperemos que con el tiempo
también mejoren todavia mas.



HACIA UN MODELO
MAS HUMANIZADO:
LA VISION DESDE LOS
SISTEMAS REGIONALES
DE SALUD

MARIA TERESA
MARIN RUBIO

Directora General de
Humanizacién y Atencidn
Sociosanitaria de Castilla-La
Mancha

La humanizacién de la salud es
uno de los principales objetivos
de nuestro actual sistema sanita-
rio. ;Considera que se estan con-
siguiendo implementar politicas
de humanizacion de forma efec-
tiva en Espafia? ;Cual considera
que es el grado de avance en la
materia?

MTM: La humanizacién es parte
fundamental de cualquiera de los
servicios publicos que se prestan a
los ciudadanos, pero en el &mbito
sanitario y sociosanitario adquiere
mayor importancia debido a que
la enfermedad y los procesos de
dependencia hacen que las per-
sonas se sientan mas vulnerables
y fragiles. El cuidado, la empatia,
la escucha y la cercania son tareas
ineludiblemente humanas y nuestra
actitud debe basarse siempre en el
respeto a la persona y a su digni-
dad.

El concepto de humanizacion no
solo hace referencia a la persona
enferma, sino también a los familia-
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res, cuidadores y profesionales sani-
tarios y, ademas, tiene en cuenta las
dimensiones bioldgicas, psicologi-
cas, sociales y conductuales.

Este concepto de humanizacion ha
calado mucho en los distintos ser-
vicios de salud y en las diferentes
Comunidades Auténomas. Es cierto
que en los Ultimos afios se observa
en el discurso, en las estrategias y
en las politicas mucha més sensibi-
lidad y mayor enfoque e interés por
la humanizacién y se trabaja para
trasladar esto a la realidad cotidiana
de los servicios de salud.

En Castilla-La Mancha hemos avan-
zado mucho en la implementacién
de politicas de humanizaciéon de la
asistencia sanitaria y sociosanitaria
y existen también proyectos intere-
santisimos en otras Comunidades
Auténomas. Bajo mi punto de vista,
se esté trabajando con mucha sen-
sibilidad respecto a la humanizacién
del sistema sanitario en casi todas
ellas.

La Comunidad de Castilla-La Man-
cha ha sido una de las regiones
pioneras en Espafia en promover
formalmente la humanizacién de
la asistencia sanitaria en sus cen-
tros y servicios. ;Podria hacernos
un balance general de su Plan de
Humanizacion de la Asistencia
Sanitaria hasta la fecha?

MTM: La humanizacién de la asis-
tencia sanitaria para la Consejeria
de Sanidad de Castilla-La Mancha
es un valor transversal que hemos
incorporado en las diferentes estra-
tegias politicas, programas y planes
que se han desplegado en los lti-
mos afios. El Plan de Salud 2019-
2025 refleja que la humanizacién es
una cuestién prioritaria para esta
Consejeria y para el Sistema Sani-
tario Publico de Castilla-La Mancha.

newsRARE

El Plan de Humanizacién, dentro
de este Plan de Salud que estamos
trabajando actualmente, es un paso
mas en este firme compromiso para
asegurar que las personas tengan
garantizada una atenciéon persona-
lizada en base a sus necesidades y
expectativas en el marco de un pro-
ceso de toma de decisiones com-
partidas. El objetivo de la humani-
zacion, para nosotros, es conseguir
que se viva la salud y la sanidad de
una forma mas integradora, més
cercana y positiva para todos. Pero
esto se tiene que traducir en reali-
dades concretas.

Tenemos el firme
compromiso de asegurar
que las personas tengan
garantizada una atencion

personalizada en base a sus
necesidades y expectativas,
en el marco de un proceso
de toma de decisiones
compartidas

El Plan es una hoja de ruta que
nos va a guiar en los proximos
afos en el desarrollo de las estra-
tegias para lograr una sanidad
méas humanizada, desarrollar un
marco y un enfoque comun para
asegurar esta mejora de la aten-
cion y aumentar la corresponsa-
bilidad y participacién de todos
los agentes implicados, de forma
gue aumente su compromiso en
pro de construir una sanidad més
humanizada.

Este plan incorpora acciones que
deben potenciarse, desarrollarse
y evaluarse para seguir creciendo
y poder ofrecer una asistencia
méas adecuada. La dignidad de
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la persona y sus derechos es lo
que realmente tiene valor para
los ciudadanos. Esto incluye el
fomento del respeto, la escuchay
la participacién en un marco ético
de equidad y de excelencia en la
atencion.

La humanizacién de la asistencia
sanitaria constituye uno de los
cuatro pilares béasicos de la politica
sanitaria en Castilla-La Mancha que
estan recogidos en nuestro Plan de
Salud “Horizonte 25". Este plan
dara las pautas en toda la estrate-
gia de humanizacién. Hemos dado
pasos muy importantes a lo largo
de estas dos ultimas legislaturas.
En el 2017 pusimos en marcha el
primer Plan de Humanizacién a
través de la creacién de las Redes
de expertos y profesionales y la
Escuela de Salud y Cuidados. Esto
fue un gran hito en el camino hacia
la humanizacién de la sanidad en
esta region.

Actualmente, teniendo en cuenta la
crisis sanitaria de los Gltimos afos,
estdbamos obligados a reforzar
nuestro compromiso con la huma-
nizaciény, en junio del afio pasado,
dimos el mayor paso de nuestra
historia aprobando un decreto
que sienta las bases legales de la
humanizacion. Este decreto dota de
contenido y recursos a las estructu-
ras organizativas implicadas en el
Plan de Humanizacién y establece
la coordinacién de las actuaciones
de humanizacién de la asistencia
sanitaria y sociosanitaria en Casti-
lla-La Mancha.

¢Cudles cree que han sido las
principales barreras y claves del
éxito?

MTM: Una de las claves del éxito
es precisamente la amplia trayec-
toriay el trabajo desarrollado des-



de hace afios porque ya teniamos
mucha experiencia en programas
de humanizacién. Habia mucha
sed de humanizacién, pero era
necesario ponernos de acuerdo y
definir entre todos lo que enten-
diamos por humanizacién y lo
que buscdbamos. Por lo tanto,
ya existia una cultura de huma-
nizacién y teniamos que trabajar
en un proceso para elaborar el
préximo plan de humanizacion
de forma més participativa. Para
generar un cambio de cultura,
teniamos que contar con toda la
organizacién: pacientes, profe-
sionales y ciudadanos. Para esto,
necesitdbamos dotarnos de una
metodologia diferente, apostando
por la inteligencia colectiva que
permita recoger el valor y todas
las aportaciones.

Tenfamos ahora una oportunidad
para reflexionar e identificar res-
puestas a los desafios a los que nos
vamos a enfrentar en los préximos
afos y recoger la contribucion de
todos los agentes implicados que
forman parte del sistema.

iComo podriamos generar un
Plan de Humanizacién en el que
todas las partes interesadas se
sientan incluidas, escuchadas,
valoradas y, por tanto, involucra-
das? Para ello, hemos desarro-
llado el Proyecto Horizonte de
Humanizacion H2H, en colabora-
cién con el Servicio de Salud de
Castilla-La Mancha.

El Proyecto H2H es una metodolo-
gia de participacién que consiste en
varios procesos de encuesta y con-
sulta a la ciudadania y a los profe-
sionales que estamos desarrollando
a través del Portal de Transparencia
de la Junta de Comunidades y han
concluido con un considerable éxi-

to de participacion y también pro-
cesos de trabajo con focus group,
abiertos en el momento actual en
las distintas provincias y gerencias.
Las encuestas tienen también un
formulario de recogida de todas
las iniciativas que se estaban desa-
rrollando en las distintas gerencias
sobre la humanizacion de la asisten-
cia sanitaria.

Por un lado, estamos dando
esa via de participacion
con una metodologia muy
completa. Y, por otro lado,

estamos desarrollando una

normativa que nos permita

afianzar y dar entidad a las
estructuras que necesitamos

¢;Destacaria alguin proyecto en
especial?

MTM: Ademés de este proceso
de escucha y cocreaciéon, es muy
importante el compromiso y las
realidades concretas a corto plazo.
Para ello, la estructura legislativa
que hemos creado garantiza una
base y un desarrollo de este com-
promiso con la humanizacién. En
junio del 2021 se publicé un decre-
to que recoge la composicion y las
funciones de las estructuras y érga-
nos que se ocuparian de la elabo-
racién y de la puesta en marcha de
las acciones y estrategias del Plan
de Humanizacién de la Asistencia
Sanitaria y Sociosanitaria en Casti-
lla-La Mancha. Por un lado, estamos
dando esa via de participacién con
una metodologia muy completa. Y,
por otro lado, estamos desarrollan-
do una normativa que nos permita
afianzar y dar entidad a las estruc-
turas que necesitamos.
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Dentro de las estructuras y su des-
pliegue en cada gerencia, contamos
con la nueva figura del responsable
de humanizacién que ya han sido
contratados/as. Este responsable
forma parte del equipo directivo y
se encargaré de disefar los planes
anuales de humanizacién en los que
se van a involucrar personas clave
de su gerencia y el conjunto del
ecosistema sanitario, proveedores,
asociaciones y entidades de carac-
ter mas local. También hemos ini-
ciado con ellos un amplio proceso
de formacién y trabajo en equipo.
En cada hospital se encargaréan del
desarrollo de todos los proyectos
de humanizacién a nivel gerencial
dentro de un marco més general.

La principal dificultad que hemos
tenido ha sido la exigencia de una
metodologia muy sélida y un com-
promiso muy férreo de todos los
niveles de la organizacién, que se ha
visto ralentizado por los tiempos que
hemos vivido. En 2020y 2021 la situa-
cién de la pandemia hizo que tuvié-
ramos que poner el foco en otras
cuestiones y hasta 2021, no pudimos
ponernos a trabajar de una manera
répida, sistematica y con un impulso
fuerte en el plan de humanizacion.

¢ Qué importancia cree que tiene
la humanizacién en el ambito de
las EERR?

MTM: La Consejeria de Sanidad
puso en marcha en 2017 una oficina
de enfermedades raras con la finali-
dad de informar y acompanar indivi-
dualmente a pacientes con alguna
de estas patologias, a sus familiares,
cuidadores y profesionales, siendo
conscientes de que estas personas
se enfrentan a una situacién de
excepcional fragilidad y vulnerabili-
dad debido al desconocimiento que
muchas veces se tiene sobre el abor-
daje de estas enfermedades, incluso
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por las dificultades del diagnéstico y
por la disponibilidad de medicamen-
tos o tratamientos eficaces.

En esta oficina hay un equipo de
profesionales que trabaja con una
vision holistica de cémo una enfer-
medad afecta a la persona que la
padece, pero también a todo su
entorno porque marca su vida pre-
sente y futura, sus posibilidades de
trabajar y de tener una vida activa.

Este proyecto de la Oficina de
Atencién y Formacién en Enferme-
dades Raras era inicialmente una
manera de ponernos a disposicion
de estas personas para ver con
ellas las dificultades del proceso
de diagndstico. No es una oficina
con un enfoque de gestién, sino de
acompanfar y detectar cuél era la
realidad de las enfermedades raras
de Castilla-La Mancha.

A principios del 2021, desde la
Direccion General y a través de esta
Unidad de Informacién y Apoyo a
Enfermedades Raras, decidimos
poner en marcha un proceso de
formacién y articulacién de las per-
sonas y asociaciones de personas
afectadas por una enfermedad rara
en Castilla-La Mancha. Este proceso
buscaba el fortalecimiento de sus
dinamicas de trabajo colaborativo
y la construccién de una red que la
dote de una mayor capacidad de
actuacién ante los retos sociosani-
tarios a los que se enfrentan.

En su opinion, ¢la equidad en la
financiacién y en el acceso a los
tratamientos destinados a las
EERR, a lo largo del territorio
espafiol, se podria considerar un
elemento de “humanizacién”?

newsRARE

MTM: Si. No podemos hablar de
humanizacion sin tener en cuenta
la eficiencia en lo que hacemos y
la sostenibilidad. Estamos haciendo
referencia a un concepto de soste-
nibilidad, de contar con los medios
y los profesionales que tenemos,
de sostenibilidad medioambiental,
de sostenibilidad en los procesos,
en la participacién y en la corres-
ponsabilidad de todos los agentes
implicados.

La rapidez con la que se
suceden los
acontecimientos es un

reto para los sistemas de

salud y para el mundo de
la humanizaciony de la
atencién sociosanitaria

La equidad no solo esta en la base
de la humanizacidon, también en
la base de los derechos que nos
asisten como ciudadanos y como
pacientes. Considero que tenemos
que hacer un esfuerzo en todo el
Sistema Nacional de Salud y en los
distintos sistemas regionales de las
distintas Comunidades Auténomas
para que esto sea una garantia en
enfermedades raras y en cualquier
otro tipo de patologia. La equidad
del sistema tiene que ser un objeti-
vo de derecho fundamental de los
pacientes.

¢Cuéles son los retos de futuro a
los que nos enfrentamos?

MTM: Hablar de retos a futuro en
general, sin centrar mas la cues-
tién, es muy complicado. En todos
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los afios que llevo trabajando en el
sistema sanitario, siempre hemos
tenido en mente la necesidad de
anticiparnos a los problemas de
salud y demandas de los ciudada-
nos. En este momento, en Casti-
lla-La Mancha el reto de futuro esta
perfectamente definido en el Plan
de Salud “Horizonte 25". Este plan
es una hoja de ruta para todos, que
nos va a permitir incorporar cual-
quier otra cuestion, innovacién y
retos posibles en nuestro sistema
sanitario.

Los desafios actuales no son tan
diferentes de los que hemos teni-
do en los Ultimos afios. Lo que
ha cambiado, desde mi punto
de vista, es la complejidad y la
rapidez con la que se suceden los
cambios. Cada vez disponemos
de menos tiempo para orientar
nuestras estrategias a la rapidez
con la que cambian las demandas
de nuestros ciudadanos y pacien-
tesy alarapidez ala que cambian
los escenarios de innovacion tec-
nolégica farmacolégica. Esto nos
obliga a tener un sistema mucho
mas agil y menos burocratizado.

Bajo mi punto de vista, el mayor
reto es que nos vemos obligados
a tomar decisiones con un mayor
grado de incertidumbre. No pode-
mos dejar de tomar decisiones ni
dejar de atender a nuestros ciuda-
danos, pero antes teniamos mas
espacio para evaluar, reflexionar o
aplazar algunas de estas decisio-
nes. En este momento, la rapidez
con la que se suceden los aconte-
cimientos es un reto para los siste-
mas de salud y para el mundo de
la humanizacién y de la atencién
sociosanitaria.



Presidente de la Sociedad

Espanola de Directivos de la
Salud (SEDISA) y Director Gerente
en el Hospital Clinico San Carlos

de Madrid

LA MISION DE SEDISA, CLAVE PARA IMPULSAR LA
TRANSFORMACION DEL MODELO SANITARIO

JS: Actualmente, a la misidon y vision
la llamamos “propdsito”, la nueva
palabra de moda. Los directivos
tenemos una misién importante,
que es la de estar preparados para
dominar todas las competencias
que son necesarias para cumplir con
nuestro compromiso de mejorar la
salud. Y ese compromiso consiste
en dirigir los servicios sanitarios en
sus diferentes escalas. Esta misién
se consigue a través de profesio-
nalizarnos cada vez més. Es decir,
formarnos, experimentar y aplicar
investigaciones en la linea de la
direccion y de la gestién. También,
el acceso a los puestos directivos,
puesto que somos capaces de
demostrar que vamos a dominar
sus exigencias. En definitiva, SEDI-
SA nace con una mision importante
que es la profesionalizacién de los
directivos espanoles.

Lo que nos ha movido a nacer
como organizacién y, sobre todo, a
mantenernos ahi, es que el sistema
sanitario podria conseguir un mejor
resultado en salud en cuanto a can-
tidad y calidad. Muchas veces nos
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preguntamos por qué no consegui-
mos ser mas influyentes en el bien-
estar de la sociedad. Para nosotros
esa es la visidon. Tendriamos que
conseguir un sistema sanitario mas
efectivo a la hora de mejorar la
salud de los ciudadanos.

JS: SEDISA no esta liderando nin-
guna iniciativa en enfermedades
raras, pero si colaborando con las
asociaciones de pacientes, con los
investigadores y con la industria
farmacéutica y tecnoldgica. Esta-
mos presentes en varios grupos
de trabajo y de posicionamiento
debido a que las enfermedades
raras cada vez son mas conocidas
e investigadas y exigen de mayor
conocimiento también por parte
de los directivos. También tene-
mos convenios de trabajo conjun-
to con las mayores organizaciones
de pacientes y plataformas, con
las que colaboramos para lanzar
debates y buscar un mayor posi-
cionamiento.

SEDISA pone en marcha un son-
deo para conocer la percepcién
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Quitnes somos

de los Directivos de la Salud sobre
la implementacion de la gestion
basada en valor, sus retos y medidas
necesarias. ;Qué objetivos tiene
este sondeo? De entre las medidas
necesarias, jincluye el acceso a los
medicamentos?

Los resultados de este sondeo los
vamos a contar en nuestras Jorna-
das Nacionales de SEDISA que van
a tener lugar en Bilbao los dias 29
y 30 de septiembre y 1 de octubre.
Es un sondeo en el que estamos
preguntando sobre el resultado
de la actividad sanitaria para saber
qué valor se espera conseguir y qué
indicadores van a reflejar esa ganan-
cia en valor. Por lo tanto, nosotros
como directivos vamos a gestionar
ese aumento de valor a través de
la medicién de estos indicadores
para posteriormente compararlos y
conseguir mejorar esos indicadores
con estrategias.

Hemos lanzado el sondeo a nues-
tros socios y estamos recibiendo
un buen indice de respuestas. En
este sondeo se contempla, evi-
dentemente, el acceso a los medi-
camentos porque son una de las
tecnologias mas importantes en el
abordaje de las enfermedades. No
podemos dejar de lado ese mun-
do de los medicamentos, que es
donde mas aplicamos nuestra acti-
vidad asistencial, cuantitativamente
hablando.

newsRARE
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JS: Los acuerdos de riesgo compar-
tido en medicamentos innovadores
empezaron a darse hace pocos
anos a cuentagotas. Hoy en dia ya
se estan generalizando porque hay
experiencias positivas al respecto
que buscan acuerdos para compar-
tir riesgos para la introduccién de
farmacos en cualquier enfermedad,
y también en enfermedades raras.

En enfermedades raras existe una
menor investigacién y aplicacién
porgue preocupa a un menor nime-
ro de personas que las patologias
mas generalizadas. No obstante,
por eso mismo se estan buscando
y aplicando acuerdos que requieren
de una mayor imaginacién, que sea
mas innovadores para estas terapias
con grupos especificos.

El riesgo compartido ha ayudado
a la mentalizacién de los deci-
sores, de los directivos de los
centros de las redes sanitarias y
de los directivos de los servicios
de salud y de las consejerias.
Ademas, ha aportado una mayor
concienciacién y un compromiso
con la eficiencia en la gestidn, es
decir, la parte compradora y la
parte vendedora se comprometen
a que esos resultados se midan, se
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les dé seguimiento y una posterior
evaluacién. Cuando mejoremos
estos indicadores, pagaremos el
farmaco. Si no lo conseguimos,
no lo pagaremos.

Este es un tipo de riesgo comparti-
do con el que bastantes hospitales
y servicios de salud estan alcan-
zando acuerdos. Considero que,
si le echamos imaginacion, habria
mas tipos de acuerdos de riesgo
compartido. Lo que no podemos
hacer es escaparnos de la Ley de
Contratos del Sector Publico por-
que es una norma que nos obliga a
todos y que muchas veces permite
la negociacion. Depende de las
ofertas que haya.

Habitualmente, no hay mucha
competencia entre los farmacos
que van a riesgo compartido en
una EERR, lo cual abre posibilida-
des para negociar cualquier tipo
de acuerdo mientras no arruine a
ninguna de las dos partes y conlle-
ve una mejora en el tratamiento de
estas enfermedades.

JS: Lo més importante es alcan-
zar un mayor valor en nuestras
actuaciones. Lo dificil es cuando
basamos los acuerdos de riesgo
compartido en aumento de valor,



es decir, en curacién o en mejora
de la salud. Tenemos que conside-
rar la opinion, la experiencia y el
resultado en los pacientes vy, por
tanto, individualizar nuestros obje-
tivos. Por ejemplo, para algunos
pacientes, los objetivos de mejora
consisten en la eliminacién del
numero de dias con dolor articular.
Entonces, tendriamos que pregun-
tarle al paciente cuantos dias ha
sufrido dolor articular y hacer un
seguimiento de estos indicadores.
Este seguimiento no es facil por-
que muchas veces los pacientes
no se adhieren al seguimiento de
su salud y hay que convencerlos,
sabiendo que en muchas ocasio-
nes depende de sus familiares y
allegados.

También hay que reconocer que
tenemos carencia de sistemas de
evaluacién de estos indicadores vy,
por tanto, de sistemas de medida
y seguimiento de los indicadores.
Es un reto de gestidon. Tendriamos
que conseguir que esto exista y que
se configuren bases de datos cada
vez méas amplias para una menor
dependencia de la voluntad indi-
vidual y asi tener la posibilidad de
tener célculos de mejora del valor
y de estimaciones a largo plazo de
los riesgos en los que se incurre con
determinados farmacos con los que
hemos aplicado acuerdos de riesgo
compartido.

JS: Cualquier alternativa que
suponga que los pacientes tengan
mayor acceso a los tratamientos
disponibles. Suelen ser tratamien-
tos que entran al mercado con un

precio alto y se entiende que la
industria busca poder recuperar
las inversiones en el tiempo en que
los reguladores le den la opcidn de
exclusividad, es decir, les autorice a
comercializar un farmaco a un pre-
cio maximo con una patente que le
dure X anos. Entonces, tendriamos
que pensar si queremos desarrollar
acuerdos de acceso para esos far-
macos y acuerdos de seguimiento
de los pacientes. ;Qué hacemos si
el precio que resulta es inaborda-
ble? Existen acuerdos de resulta-
dos en los que, si se consiguen los
resultados esperados, se paga y, si
no se consiguen, no, pero también
existen acuerdos para compartir las
ganancias en vez de los riesgos. Es
decir, una vez se han conseguido
medir los beneficios establecidos,
vamos a repartir el resultado eco-
némico.

Tendriamos que pensar también
en subvenciones a los precios en
algunas enfermedades de especial
relevancia. Esto no son acuerdos
de ganancias compartidas, sino
subvenciones de las administra-
ciones a los precios en forma de
ajuste a la baja del IVA o subven-
ciones econdmicas a la produccién
de estos farmacos después de ser
autorizados, por ejemplo. Este tipo
de situaciones deberian abrirnos
la imaginacién para buscar alter-
nativas para que, ademas de los
acuerdos de riesgo compartido,
buscasemos también otro tipo de
acuerdos que no hemos sondeado
hasta ahora.

JS: Los retos a medio plazo son los
retos del presente. El futuro empie-
za ya y tendriamos que lograr que
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no haya ningln medicamento des-
tinado a curar o a mejorar la salud
de los afectados por enfermedades
raras que no pueda acceder al mer-
cado porque no se pueda autorizar
un precio que compense los costes
de produccién. Y si ha de ser asi,
que no se complete ese precio con
una subvencién que justifique la
presencia en el mercado.

Siempre que esa presencia en el
mercado demuestre su utilidad y
su valor, es decir, que el resultado
conseguido, dividido por los costes
necesarios aplicados, sea positivo,
no deberia haber ningln proble-
ma para que ese farmaco tuviera
acceso al mercado a un precio que
le compense al productor por su
investigacion.

No deberiamos encontrarnos nin-
gun problema para la financiaciéon
de los farmacos, la tecnologia
médica o el diagndstico de las
enfermedades. Tampoco para la
evaluacién del seguimiento, los
tipos de tecnologia de la ima-
gen, la aplicacién de la inteligen-
cia artificial a la tecnologia de la
imagen o a la tecnologia de las
analiticas, etc.

A mi me parece que hay mucha
gente trabajando intensamente
en las enfermedades raras, tanto
investigadores como asistenciales
y hay un impulso de las autorida-
des autondémicas en determinados
tratamientos para EERR. En muchas
ocasiones, las Comunidades Auté-
nomas proponen al Ministerio un
CSUR porgue son un impulso para
esto. Hay que reconocer que son
muchas las personas involucradas
que merecen un reconocimiento y
un agradecimiento de todo el siste-
ma, en concreto de los directivos de
la salud espafioles.
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RETOS EN EL ACGESO REAL A LAS
INNOVACIONES TERAPEUTICAS: ACUERDOS
OE RIESGO COMPARTIDO Y PAGO POR

RESULTADOS

A qué se dedica la compania UCB?
. Cémo refuerza la adquisicién de
Zogenix el compromiso de UCB
con las personas que viven con
epilepsia?

PR: UCB es una compahia con un
liderazgo histérico muy sélido en
neurologia y, particularmente, en el
ambito de la epilepsia. La adquisi-
cién de Zogenix es un claro ejemplo
y un perfecto complemento para la
estrategia de la compaiiia.

UCB tiene un legado muy impor-
tante desde hace mas de 30 afios:
aportar soluciones a los pacientes
con diferentes tipos de epilepsia.
Empezd en su momento con leve-
tiracetam y luego con lacosamiday
brivaracetam, pero aldn nos faltaba
encontrar soluciones para determi-
nadas encefalopatias consideradas
epilepsias del ambito de las enfer-
medades raras. Y es que existe una
clara urgencia en la identificacién
de nuevas soluciones para las per-
sonas que viven con formas raras de
epilepsia para garantizar que tanto
ellos como sus familias tengan acce-
so a la atencidn que necesitan.

En UCB y Zogenix compartimos esta
ambicion de aportar un valor ain

124

mayor para las personas que viven
con diferentes formas de epilepsia.
Hemos proporcionado soluciones
que han mejorado la vida de millo-
nes de personas y transformado el
panorama de la epilepsia, no solo
en el ambito del tratamiento, sino
también en otros entornos como el
emocional, laboral, educativo, social
y digital.

Con la adquisicién de Zogenix, que
complementa la oferta terapéutica
actual de UCB, aparece un medi-
camento que puede suponer una
nueva alternativa para pacientes
que conviven con el sindrome de
Dravet.

Gracias a esta transaccion, UCB
complementa los tratamientos
sintomaticos existentes y optimiza
la disponibilidad de estos nuevos
tratamientos a mas pacientes. Asi-
mismo, refuerza su liderazgo en
poblaciones especificas a corto y
largo plazo y proporciona aprendi-
zajes esenciales en los ecosistemas
de salud de enfermedades raras.

¢ Qué subpoblaciones de pacien-
tes se beneficiaran de estas nue-
vas opciones terapéuticas? ;Nos
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Hasta ahora hemos estado mas focalizados en farmacos para
tratar de reducir la parte sintomatica. El siguiente paso es
trabajar en farmacos modificadores de la enfermedad

puede contar algo mas sobre el
impacto que tienen estas enfer-
medades en los pacientes?

PR: De la mano de Zogenix tene-
mos ahora un farmaco que es
fenfluramina. Este ya dispone de
autorizacién de comercializacién
por parte de la Agencia Europea
del Medicamento para el Sindro-
me de Dravet, una enfermedad
minoritaria considerada una gra-
ve encefalopatia epiléptica. La
enfermedad se caracteriza princi-
palmente por una alta frecuencia
de crisis epilépticas de multiples
tipos, resistencia al tratamiento,
retraso cognitivo y un trazado
electrocardiogréfico caracteristico.

Es una cepa alopética epiléptica que
afecta especialmente en la infancia
y, sobre todo, en el primer afio de
vida. Esta cepa tiene un pobre pro-
ndstico, una comorbilidad asociada y
una tasa de mortalidad del 15-20%.
Las causas méas comunes de muerte
son la muerte subita inesperada en
epilepsia (SUDEP) y el EE (Estatus
epiléptico).

Esto nos permite ver la urgencia y
necesidad de contar con moléculas
que traten de ayudar a paliar esos
sintomas. También se esta traba-
jando para la indicacion en otro
sindrome, que es el sindrome de
Lennox-Gastaut, del que pronto
tendremos noticias en Europa vy,
también se esta trabajando en el

desarrollo de la molécula del Sin-
drome por Deficiencia CDKL5. Con
esta molécula creemos que pode-
mos aportar un valor diferencial a
esta poblacién, especialmente muy
dirigido a la infancia.

¢Hay alguna iniciativa de
investigacion en la que colaboréis
actualmente?

PR: UCB Pharma firmé dos acuer-
dos destinados a desarrollar su
cartera de terapias génicas, Hand|
Therapeutics, con sede en Bélgica
y, ademés, una colaboracion con
Lacerta Therapeutics, empresa
derivada de la Universidad de Flo-
rida. El objetivo es tratar trastor-
nos neuroldgicos utilizando genes
correctivos administrados por vec-
tores de virus adeno-asociados o
AAV vectors.

Hasta ahora hemos estado mas
focalizados en farmacos para tratar
de reducir la parte sintomatica. El
siguiente paso es trabajar en far-
macos modificadores de la enfer-
medad y acabar en la Ultima parte
de esta década con mucho foco en
el desarrollo de terapias génicas.

También hemos llegado a un acuer-
do con Microsoft para poder utilizar
su plataforma, permitiéndonos ace-
lerar mucho la deteccién e identi-
ficacién de determinados targets
para poder acelerar todo el proceso
de desarrollo y de identificacion de
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nuevas moléculas que puedan ser
eficaces y, a su vez, acelerar el pro-
ceso de fabricacion.

¢Como se compromete UCB con
el acceso de los farmacos a todo
tipo de poblaciones?

PR: La sostenibilidad en UCB es el
eje vertebrador de toda su estra-
tegia y, dentro de las prioridades
fundamentales, se encuentra el
conseguir el mejor acceso posible
a los farmacos desarrollados por
parte de los pacientes que los
necesiten. Al mismo tiempo, somos
conscientes de la necesidad de
garantizar la sostenibilidad de los
sistemas sanitarios en los paises en
los que operamos. Por ello, UCB tie-
ne una larga trayectoria de acuerdos
innovadores como, por ejemplo,
acuerdos de riesgo compartido y de
pago por resultados. Adicionalmen-
te, también estamos desarrollando
esquemas de acceso en poblacio-
nes especiales que garantizan el
acceso a nuestros farmacos de los
grupos de pacientes que mas pue-
den beneficiarse de ellos.

A principios de 2019, en UCB hici-
mos un assessment para tratar de
ver codmo podiamos maximizar
nuestro impacto a todos los niveles
de la sociedad. Entonces, se identi-
ficaron seis prioridades muy claras
y una de ellas es el como garantizar
un acceso a la innovacién lo més
sostenible y equitativamente posi-
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ble. No solo desde el punto de vista
de la financiacién, sino también para
intentar llegar a todos los diferentes
colectivos, independientemente del
estrato social y ubicacién.

Desde hace tiempo estamos tra-
bajando en diferentes modelos
de financiacién para garantizar
esa sostenibilidad, con acuerdos
financieros y con modelos de ries-
go compartido clinico basados en
resultados en salud. Y, Gltimamente,
estamos trabajando en acuerdos
de riesgo compartido clinico que
incluyen también la perspectiva del
paciente. Si el paciente no tiene
una buena percepcién, el farmaco
no estd funcionando. VY, por otro
lado, también estamos desarro-
llando determinados acuerdos de
financiacién también basados en
resultados clinicos para poblaciones
especiales.
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El acceso real a las innovaciones
terapéuticas esta ligado a los
modelos de financiacién, ;qué
retos destacaria?

PR: Efectivamente, son muchos los
retos, pero también las oportunida-
des. Como comentibamos, la acce-
sibilidad a nuestros medicamentos
y la sostenibilidad son dos de nues-
tros objetivos y la financiacién juega
un papel importante en ambos.

Tenemos amplia experiencia tanto
en acuerdos financieros como en
acuerdos basados en resultados
clinicos. Esta experiencia nos dice
que debemos seguir trabajando en
esta linea.

Existen dificultades, como la poten-
cial duplicidad a la hora de registrar
los resultados en salud, el proceso
de discusion y la definicidén de las
condiciones de los acuerdos o los
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muchos sistemas de informacién
diferentes existentes en nuestro
pais. Aunque también es cierto que
estos acuerdos reducen la incerti-
dumbre clinica y/o econdémica,
generan datos en practica clinica
habitual y fomentan la cultura de
medir resultados en salud, que en
Gltima instancia deben ayudar a la
toma de decisiones. Por todo ello,
aunque no son pocos los retos
asociados, también son muchas las
oportunidades.

Uno de los retos con los que nos
encontramos a la hora de la imple-
mentacion de estos acuerdos es
seguir trabajando en armonizar
los sistemas de gestion de datos.
Seria ideal que se pudiese trabajar
con una Unica plataforma donde
estuviesen todos los datos y, de
esta manera, se podrian medir més
facilmente los resultados en salud.
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MEDICAMENTOS HEMODERIVADOS:

RETOS Y SOLUCIONES

¢Nos puede comentar algunos
datos de interés sobre CSL
Behring: objetivos, implantacion,
historia, actividades, etc.?

JG: CSL Behring es una empresa
biotecnoldgica global con mas de
100 afios de historia que se estable-
cié en Australia y que actualmente
tiene su sede central europea en
Alemania. Tiene presencia en cuatro
continentes con centros de investi-
gacién y de produccidn, concreta-
mente en Berna (Suiza), en Marburg
(Alemania), en Broadmeadows
(Australia), en Kankakee (Estados
Unidos) y en China.

El objetivo de CSL Behring es cum-
plir con la promesa de hacer llegar
a los pacientes los medicamentos
més innovadores para tratar enfer-
medades que ponen en peligro
sus vidas. Con el fin de buscar
distintas soluciones terapéuticas
para enfermedades, de las cuales
una gran mayoria son raras y con
pocas alternativas de tratamiento,
tenemos un gran compromiso con
la innovacién. Las éreas terapéuticas
de la empresa son los desérdenes
hemorragicos, la inmunologia, el
angioedema hereditario y el déficit
de Alfa 1 antitripsina.
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Aparte de investigar, desarrollar y
proporcionar estas soluciones tera-
péuticas para los pacientes, nuestro
compromiso se centra en el entorno
y la comunidad donde nos ubicamos
desde un punto de vista econémico,
social y medioambiental.

¢Por qué los hemoderivados son
diferentes de los medicamentos
de sintesis quimica e incluso a
otros biolégicos?

JG: La principal diferencia de los
medicamentos hemoderivados
(como se conocen en Espafa) o
derivados del plasma y los medica-
mentos de sintesis quimica o incluso
otros biolégicos es su materia pri-
ma. La fuente de los medicamentos
hemoderivados es el plasma obteni-
do a partir de la sangre de las dona-
ciones. En el plasma humano hay un
gran nimero de proteinas plasméti-
cas y muchas de ellas con funciones
terapéuticas. Lo que hacemos es
identificar, fraccionar y separar estas
proteinas de uso terapéutico para
convertirlas en medicamentos. Por
eso se llaman medicamentos hemo-
derivados. La principal diferencia y
la més importante es que su mate-
ria prima es finita y depende de las
donaciones.
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¢ En qué consiste el fraccionamien-
to del plasma y qué implicaciones
tiene en términos de coste?

JG: El proceso de fraccionamiento
es un proceso de produccién com-
plejo que separa el plasma de la
sangre. Hay dos grandes procesos:
por plasmaféresis, el plasma que se
conoce como plasma origen, que
es un procedimiento que separa el
plasma del donante y le devuelve
los componentes de la sangre in
situ; o por el plasma recuperado, a
través del cual se recolecta la sangre
total del donante y luego se sepa-
ra posteriormente el plasma de la
misma.

Un 80% aproximadamente de las
proteinas plasmaticas se obtienen
a través de la plasmaféresis, que
es un procedimiento con cierta
complejidad. En cuanto al proceso
de fraccionamiento, basicamente
es un proceso quimico de separa-
cién de estas proteinas del plasma
exponiendo el plasma a una serie
de condiciones (temperatura y
concentraciones de etanol). Es un
procedimiento bastante lento que
lleva integrado una serie de test de
inactivacién viral procedente de san-
gre humana, por lo que es necesario
estar completamente seguro de que
no se transmita ningun tipo de virus
a la proteina que finalmente se va a
obtener como medicamento. Parece
facil, pero es muy complejo porque
desde que se obtiene una donacién
de plasma hasta que se tiene el
producto final pueden pasar hasta
12 meses. El proceso de fracciona-
miento aqui es muy importante por-
que se obtienen distintas moléculas
que se van fraccionando y no todas
las proteinas estan en la misma pro-
porcién en el plasma humano. En el
caso de la inmunoglobulina esto es
muy relevante porque en el plasma
humano existe una cantidad relativa
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de un 12%, mientras que la demanda
de inmunoglobulinas es de més del
50%.

Todo esto tiene una serie de reper-
cusiones a la hora de buscar un
equilibrio en las moléculas que se
van a obtener a través del fraccio-
namiento del plasma. El coste de
produccion de un hemoderivado,
que conlleva la extraccion, la reco-
leccion del plasma en centros de
donaciones con unas normativas y
protocolos de seguridad y el pro-
ceso de produccion, es mayor que
el de un medicamento de sintesis
quimica. El coste de produccién de
un medicamento hemoderivado es
casi un 60% del coste total, mientras
que en un medicamento de sintesis
quimica el coste de produccién no
llega al 15%.

(A qué nos referimos con
plasmaeconomics? ;Por qué el
desequilibrio entre la demanda
de inmunoglobulina y albimina es
tan importante para una empresa
fraccionadora?

JG: El concepto de plasmaeco-
nomics consiste en que, desde un
punto de vista de viabilidad, nece-
sitamos tener un equilibrio en las
proteinas que se obtienen del Ulti-
mo litro de plasma y que luego se
convierten en medicamentos. En los
primeros litros, cuando estés fraccio-
nando, obtienes distintas moléculas
con gran demanda y esto influye
directamente en la viabilidad.

Debido a que la necesidad de IG es
mucho mayor que la de otras protei-
nas plasmaticas, se produce un des-
equilibrio y acabamos fraccionando
el plasma solo para la obtencién de
IG, lo que conlleva un altisimo cos-
te de produccién por gr de IG. Es
lo que llamamos la “economia del
altimo litro™.

128

Esto hace que sea muy importante
coordinar, establecer y planificar
muy bien la demanday tener esto en
cuenta en los costes de produccién
del medicamento. A diferencia de
lo que ocurre con los medicamen-
tos de sintesis quimica, aqui no hay
economias de escala. Un aumento
en la demanda de medicamentos
hemoderivados se traduce en un
aumento en los costes de produc-
ciéon, que es justo lo contrario de lo
que ocurriria en un medicamento de
sintesis quimica por las economias
de escala.

¢Esta en entredicho el acceso de
los pacientes a las inmunoglobu-
linas?

JG: Claro. La pandemia del
COVID-19 ha llevado al extremo
toda esta situacion. Este proble-
ma viene de 10 o 15 afios atras,
pero con la pandemia las dona-
ciones de plasma disminuyeron
en todo el mundo. Al disminuir
las donaciones, compafias como
CSL Behring y otros productores
intentan incentivar esas donacio-
nes para que se mantengan o,
incluso, aumenten. En Europa,
(excepto en algunos paises como
Alemania, Austria y alguno mas)
las donaciones no se incentivan
econémicamente, mientras que,
en Estados Unidos, principal fuen-
te de plasma mundial, si.

Uno de los costes més importan-
tes de un medicamento hemode-
rivado es la recoleccién, todo lo
relacionado con la donacién. Un
aumento de estos costes se tra-
duce en un aumento en los costes
de produccién. Estamos hablando
de un aumento de mas del 50% de
los costes de recoleccién desde la
pandemia. Afortunadamente, se
estan empezando a recuperar esas
donaciones, pero se mantiene el
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CSL Behring

Biotherapies for Life™

problema estructural de concepto
de los medicamentos hemoderiva-
dosy las implicaciones que tiene el
plasmaeconomics en los costes de
produccion.

En su opinién, ;qué criterios
deben tenerse en cuenta a la hora
de fijar el precio y reembolso de
un medicamento huérfano? ;Cree
que deberian ser diferentes a los
de un medicamento no huérfano?

JG: CSL Behring forma parte de
AELMHU, que es la asociacién
espafola de laboratorios de medi-
camentos huérfanos y ultra-huér-
fanos y trabajamos activamente
en grupos de trabajo, por lo que
conocemos bien los medicamen-
tos huérfanos y su problematica en
Espafia.

Los medicamentos huérfanos no
pueden ser tratados igual que otros
tipos de medicamentos en cuanto a
sus procesos de fijacion de precios
y financiacién. Por ejemplo, en el
tema de la relacion coste-efectivi-
dad es dificil muchas veces encon-
trar un comparador y, en muchas
ocasiones, no hay alternativas, con
lo cual, establecer criterios de cos-
te-efectividad o de coste-utilidad
es muy dificil. Ademas, debido a
los costes de 1+D vy las dificultades
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de investigar en estas areas, supone
que los costes de estos tratamientos
sean altos.

Considero que son necesarios otros
modelos. De hecho, Espafia ha sido
pionera en establecer modelos de
riesgo compartido, lo que podria
ser una manera de intentar solu-
cionar este problema. En cualquier
caso, ademés de valorar el beneficio
clinico adicional, deberiamos apo-
yarnos mas en la calidad de vida del
paciente. En mi opinidén, no se pue-
den aplicar los mismos criterios que
para otro tipo de medicamentos.

Por ejemplo, el tratamiento que
hace Alemania a la innovacion me
parece mucho més equilibrado y
respeta el valor terapéutico y afadi-
do que pueda tener un producto, asi
como la inversién en investigaciony
desarrollo. En Alemania, el precio es
libre al principio y lo fija la empresa
en funcién de sus gastos. Al cabo de
un afio, se evalla y se evalla si esa
promesa de efectividad se cumple y
se renegocia.

De todas maneras, Espafia esta
siendo pionera y se estan poniendo
en marcha acuerdos de riesgo com-
partido para intentar no retrasar el
acceso a los medicamentos huérfa-
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nos. Desafortunadamente, no esta
siendo efectivo y quizas se necesita
mas transparencia en tiempos y
formas. Hay muchos farmacos para
enfermedades huérfanas que estan
esperando a ser financiados. Hay que
buscar de forma urgente modelos
alternativos para conseguir el acceso
a los medicamentos huérfanos.

En cuanto a la financiacién de los
medicamentos huérfanos y ultra-
huérfanos, ;qué esquemas cree
que son los mas adecuados para
facilitar el acceso a los mismos?
(A qué retos se enfrentan los
sistemas de salud?

JG: Espafia parece que no solo ha
apostado por los medicamentos
huérfanos, sino también por medi-
camentos donde puede haber
una cierta incertidumbre desde el
punto de vista clinico y econémico.
Ademas, parece que se esta apos-
tando por los acuerdos de riesgo
compartido y aqui el reto es ver
quién quiere asumir mas riesgo.
Lo que no es dptimo es que este
riesgo lo asuma mayoritariamente
el productor. Puede ser un ele-
mento que resuelva y que facilite
la disponibilidad del medicamento
a los pacientes, pero tenemos que
saber como se hace este equilibrio
de compartir riesgos.

Respecto a la evaluacién y a los
problemas que conlleva, si se quie-
ren aplicar los modelos que ahora
mismo existen de coste-efectivi-
dad, va a ser un retraso porque en
muchos medicamentos huérfanos
no se va a poder aplicar o si se
aplica se pueden cometer errores
o tener efectos colaterales impor-
tantes, por ejemplo, por la desig-
nacion de un comparador que no
sea adecuado, pero que desde el
punto de vista de contencién del
gasto sea atractivo.
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Para mi, los retos son los tiempos
en acceso porgue nos podemos
complicar mucho intentando aplicar
modelos que pueden ser interesan-
tes desde un punto de vista general,
pero que en el caso de los huérfanos
va a ser muy complicado. El reto estéd
en equilibrar donde esté siendo mas
activa la innovaciéon y la 1+D en medi-
camentos y que eso se traduzca en
que los pacientes tengan acceso a
los mismos encontrando un proceso
que optimice esto. El foco no puede
ser la contencién del gasto de for-
ma individual y centrada en el coste
por paciente porque en estos casos
siempre va a ser un coste mayor del

Behring Global ~
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que posiblemente se espere.

¢;Cémo deberian ser las politicas
farmacéuticas en el caso de los
medicamentos hemoderivados?
JG: En Espafa tenemos una pecu-
liaridad que no es muy comdn con
otros paises y es que todos los
medicamentos, independientemen-
te de si son hemoderivados de ori-
gen o no, una vez pasan diez afios
de su comercializacidn, entran en lo
que se conoce como el sistema de
precios de referencia.

Desde mi punto de vista y por las
diferencias en los costes y en la

PACIENTES 1+D PRODUCTOS

Nuestra promesa nos
impulsa hacia ti. Conel
nuevo video corpoative
Prormises, CSLcomparte la
historia de su mision.

Nuestro enfoque en
enfermedades rarasy
graves

Muestra cartera de medicamentos innovadores incluye un

amplio portfolio de productos recombinantes y derivados

del plasma para el tratamiento de trastornos hemorragicos,

deficiencias inmunitarias y polineuropatia desmielinizante

inflamatoria erdnica, asi como el angicedema hereditarioy

la deficiencia de alfa 1 antitripsina,

Seguir leyende
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estructura de costes de los medi-
camentos hemoderivados y de las
repercusiones que eso tiene en el
ciclo de vida del medicamento,
los medicamentos hemoderiva-
dos no deberian estar incluidos
en un sistema tan rigido como es
el sistema de precios de referencia
porque los costes de produccion
no tienen economias de escala.
Un sistema rigido de congela-
cién de precios tensiona todo el
modelo y creo que hay suficientes
caracteristicas diferenciales como
para excluir a los medicamentos
hemoderivados del sistema de
precios de referencia.

Asociacién  Contacta con nosotros

NOTICIAS (i)

Atencién, investigadores la
recepcion de solicitudes paa
el Premio Heimbunger 2022
se abre el 1de agosto




ANTONIO
CHARRUA

Director General de CSL Vifor

COLABORACION PUBLICO-PRIVADA -

LA IMPORTANCIA DEL TRABAJO EN EQUIPO
PARA UNA DETECCION PRECOZ Y MEJORA

EN LA ASISTENGIA DE LOS PACIENTES CON
EERR EN EL AMBITO DE LA NEFROLOGIA

¢Nos podria hacer una breve
descripciéon de la compahiia?
¢Cudles con las &dreas de
especializacién en CSL Vifor?

AC: CSL Vifor estd desde agosto
2022 integrada en el Grupo CSL
que esta presente en méas de 100
paises. Entre sus principales tareas
se encuentran la investigacion, el
desarrollo y la fabricaciéon de pro-
ductos farmacéuticos. La compania
integra también a Vifor Fresenius
Medical Care Renal Pharma y, muy
recientemente también la compaiiia
espafiola Sanifit Therapeutics.

Para nosotros es imprescindible que
los pacientes se sitden en el centro
de todo lo que hacemos. Trabaja-
mos con médicos, pacientes y gru-
pos de intereses de los pacientes
con el fin de abordar necesidades
médicas no cubiertas en enferme-
dades con pocas o ninguna opcién
terapéutica a través de asociaciones
con licencia o desarrollos a nivel
interno.

Con cerca de 2.300 empleados a
nivel mundial, nos hemos integra-
do recientemente en la compafiia
australiana CSL con el fin de mejorar
todo ese portfolio y pipeline.
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Con cerca de 150 afios de experien-
cia, CSL Vifor se enfoca, sobre todo,
en el déficit de hierro, Nefrologia y
Diélisis. Ademas, en los Ultimos afos
nos estamos enfocando mucho en
las enfermedades raras en el &mbito
de la Nefrologia. Nuestro compro-
miso en estas areas terapéuticas es
el donde estamos y el dénde que-
remos llegar a nivel de desarrollo de
estos productos.

(Nos puede explicar la
involucracién de CSL Vifor en
el drea de las EERR y cémo ha
sido su evolucién? ;Qué es la
vasculitis asociada a ANCA y en
qué consiste la terapia oral que
la UE ha aprobado para tratar a
estos pacientes?

AC: El 4rea de terapias para enfer-
medades raras en Nefrologia esté
en crecimiento. Nosotros queremos
consolidar nuestro compromiso de
ofrecer nuevos tratamientos y refor-
zar al érea de enfermedades raras
muy centradas en toda la parte
nefrologia y didlisis.

Estamos trabajando en ayudar
a mejorar el tratamiento de la
vasculitis asociada a anticuerpos
anticitoplasma de neutrdéfilos, que
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son un grupo de enfermedades
autoinmunes sistémicas y poten-
cialmente mortales que presentan
un curso crénico con recaidas. Se
trata de una inflamacién generali-
zada de los vasos sanguineos de
pequefio y mediano calibre que
afecta de forma severa a los rifio-
nes y pulmones.

La EMA y también la Agencia Espa-
fiola han autorizado recientemente
Avacopan, que presenta un meca-
nismo de accién Unico ya que actda
como antagonista selectivo del
receptor C5aR1 (o CD88) e inhibe
competitivamente la interaccion
entre C5aR1 y la anafilotoxina C5a.
Esta solucién desempefia un papel
clave en la inflamacién vascular
porque esta inhibicion selectiva de
C5aR1 permite el funcionamiento
normal de la cascada del comple-
mento. Una de las ventajas de Ava-
copén es que es un farmaco oral y
se requieren dos dosis al dia junto
con las comidas.

¢ Destacaria algtin proyecto que se
estd impulsando desde CSL Vifor
en el &mbito de las enfermedades
raras?

AC: Queremos ofrecer acceso a
Avacopan a los pacientes espafioles
y, ademas, tenemos un programa de
acceso temprano para poder facili-
tar el acceso a pacientes de forma
gratuita antes de la comercializacién
del farmaco. Gracias a esto, los
pacientes pueden acceder a este
medicamento innovador lo antes
posible mientras trabajamos con las
autoridades sanitarias en el proceso
de reembolso y financiacién.

También tenemos una web de
divulgacién acerca de la vasculitis
que permite a profesionales, cuida-
dores y pacientes conocer mas la
enfermedad para mejorar la forma
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de vivir con ella: https://www.myan-
cavasculitis.com/

Ademés, trabajamos con asociacio-
nes de pacientes como FEDER y la
Asociacién Espafiola de Vasculitis
Sistémica para dar apoyo a las inicia-
tivas que permiten que los pacien-
tes mejoren su dia a dia y tenemos
iniciativas de investigacién en todo
el entorno sanitario. Por ejemplo, el
afo pasado lanzamos un proyecto
de investigacion que hicimos con
el IESE sobre la salud en el centro
de nuestra sociedad, en el que se
discutieron todas estas tematicas.

Una de las grandes
lecciones que hemos
aprendido de esta
pandemia del COVID-19

ha sido la necesidad
de que todos los
intervinientes trabajen
en equipo y de forma
coordinada

El ambito de los medicamentos
huérfanos es un drea donde las
preferencias de los distintos
agentes, tales como reguladores,
pagadores, clinicos, pacientes
y la industria parecen estar mas
alejadas, ;como cree que se
podrian integrar adecuadamente
todas ellas?

AC: Con trabajo en equipo y una
mayor interaccion. Bajo mi punto de
vista, una de las grandes lecciones
que hemos aprendido de esta pan-
demia del COVID-19 ha sido la nece-
sidad de que todos los intervinientes
trabajen en equipo y de forma coor-
dinada. Como esto fue un éxito y
lo conseguimos con cierto nivel de
urgencia, si lo planeamos bien, lo
podemos hacer mucho mejor.
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El objetivo comin de todos es
escuchar las necesidades de los
pacientes e interlocutores; e inte-
grar y aceptar las peculiaridades
del desarrollo de los medicamentos
huérfanos. Esto significa una mejora
en la asistencia de los pacientes y en
la deteccidn precoz y permite ofre-
cer terapias més innovadoras y ade-
cuadas. Es importante destacar que
el acceso temprano y los ensayos
clinicos son una solucién en enfer-
medades raras y Espafia juega un
papel muy importante en el desa-
rrollo de estos ensayos. Para tener
una idea, de 197 ensayos clinicos en
enfermedades raras, 55 se hacen de
pediatria y, esto representa un 20%
de todos los ensayos realizados en
Espafia. El 90% de estos ensayos
son promocionados por compafias
farmacéuticas que interconectan a
todos los intervinientes para poder
aportar soluciones.

Como sociedad deberiamos tener
un didlogo méas profundo sobre
los retos de la investigacién vy, por
supuesto, el acceso a estos farma-
cos y necesidades de los pacientes.
Ademas, ir de la mano de las autori-
dades sanitarias para conseguir que
la innovacion pueda incorporarse a
nuestro sistema de salud y que los
pacientes tengan acceso, es funda-
mental.

En su opinidon, ;qué criterios
deben tenerse en cuenta a la hora
de fijar el precio y reembolso de
un medicamento huérfano? ;Cree
que deberian ser diferentes a los
de un medicamento no huérfano?
AC: En este caso estamos hablan-
do de un tipo de enfermedad que
tiene baja prevalencia, pero un
altisimo impacto socioeconémi-
co. Y, por supuesto, hablamos de
enfermedades muy graves y cré-
nicas con un gran impacto en el



paciente y en su entorno familiar
y laboral. Esto deberia tenerse en
cuenta a la hora de poder definir
mecanismos de reembolso y sis-
temas de financiacién, con el fin
de medir con mayor exactitud el
impacto que van a tener. Es muy
importante que se evallen todos
los presupuestos y los métodos de
financiacion, no solo del medica-
mento per se.

Es importante tener en cuenta los
modelos longitudinales de finan-
ciacion, ya que las decisiones no
deberian ser puntuales. Es decir,
a lo largo del tiempo es impor-
tante mantener el didlogo con
las autoridades sanitarias para ir
midiendo estos impactos y, sobre
todo, buscar y encontrar solucio-
nes de financiacién innovadoras
que aporten verdaderamente a
los pacientes.

En cuanto a la financiacién de
MMHH y ultra-huérfanos, ;qué
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esquemas cree que son los mas
adecuados para facilitar el acceso
a los mismos? ;A qué retos se
enfrentan los sistemas de salud?
AC: Los retos a los que se enfrentan
en los sistemas de salud son mayor-
mente presupuestarios. Es importan-
te saber cémo vamos a poder finan-
ciar toda la innovacién y cuéles son
las soluciones mas rapidas. Gracias al
avance exponencial de la medicina
y a las vacunas del Covid-19, hemos
comprobado la gran velocidad a la
que se pueden traer soluciones del
mercado, en paralelo con la regu-
lacién de los medicamentos. Con
lo cual, uno de los grandes retos es
poder cruzar la velocidad de lanza-
miento de nuevos medicamentos
con la velocidad regulatoria para
que los pacientes tengan acceso.
Es importante tener en cuenta que
este reto de la parte presupuestaria
es de este afo 2022. En los Ultimos
50 afios, los gobiernos han podido
dedicar mas presupuesto al érea de
la salud y educacion.

ATENCION A LAS

NECESIDADES DE LOS
PACIENTES EN ESPANA

Vifor Pharma is now

Learn more at

CSL Vifor

drivenbyourpromise.csl.com

PACIENTES DE TODO EL

MUNDO

Desafortunadamente, con la
situacién de guerra que estamos
viviendo, los gobiernos estén des-
tinando més presupuesto a defensa
y el budget dedicado a educacién
y salud va a sufrir. Considero que
es un gran reto para que todos los
ciudadanos, entidades, pacientes,
pagadores y profesionales sanita-
rios puedan trabajar en conjunto
y que cada sector se responsabili-
ce de minimizar este impacto. Es
importante tener una vision trans-
versal de la carga presupuestaria y
tener en cuenta, no solo del coste
puntual del medicamento, sino
también la carga porque son enfer-
medades cronicas graves que van a
impactar en todo el ecosistema del
paciente.

Para resumir, es necesario que la
regulacion y la velocidad en el lan-
zamiento de nuevos medicamentos
vayan en paralelo para poder ges-
tionar esta restriccién de budget
dedicado a salud y educacion.
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INTERNACIONAL

UN NUEVO LIBRO BLANCO DESCRIBE LOS PROBLEMAS
RELACIONADOS CON LOS RETRASOS EN EL DIAGNOSTICO DE
ENFERMEDADES PULMONARES INTERSTICIALES

Un comité directivo de expertos pulmonares y médi-
cos de atencién primaria (PCP) ha publicado un libro
blanco que describe los problemas relacionados con
los retrasos en el diagndstico de enfermedades pul-
monares intersticiales (EPI), como la fibrosis pulmonar
(PF). Reunidos el Colegio Americano de Médicos del
Térax (CHEST) y la Fundacién Three Lakes, el comité
brinda orientacion experta para la iniciativa, Bridging
Specialties™: Diagndstico oportuno para pacientes con
ILD, con el objetivo de reducir el tiempo de diagndstico
para enfermedades pulmonares complejas.

La perspectiva clinica se basa en los datos recopilados
en las encuestas enviadas a los PCP y neumélogos para
evaluar la necesidad de intervenciones, incluidas las
herramientas que se pueden usar para ayudar a diag-
nosticar la FP y otras ILD.

En lo que se refiere al médico de atencidn primaria, el
objetivo de la encuesta fue:

- Evaluar los comportamientos de los médicos de
atencidén primaria en respuesta a un paciente que
presenta sintomas inespecificos

- Medir el conocimiento y las actitudes con respecto
a un diagnéstico de FP o fibrosis pulmonar idiopa-
tica (FPI)
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Para el especialista pulmonar, el objetivo de la encuesta
era identificar qué distingue a las EPI de otros proble-
mas pulmonares méas comunes.

Segun los resultados de las encuestas:

Los PCP y los neumdlogos estan de acuerdo en que
no hay una lista corta de factores que contribuyen a los
retrasos en el diagndstico de la FPI. Superar las barre-
ras es un desafio complejo porque los problemas que
provocan los retrasos son multifactoriales.

Los pacientes que presentan sintomas inespecificos
y que pueden ser sefiales de advertencia tempranas
tienen muchas més probabilidades de ser evaluados
por afecciones cardiacas, seguidos de EPOC y asma.

Si bien, en general, el 87 % de los PCP intentaran
evaluar las causas fundamentales de los sintomas ines-
pecificos, esa cifra se reduce al 61 % si el paciente ya
esté recibiendo terapia de inhalacion por una afeccién
pulmonar. Esto significa que una minoria sustancial de
PCP (39 %) pasara por alto la evaluacién de los sinto-
mas para modular la terapia para lo que puede ser un
diagndstico incorrecto.

La tomografia computarizada de alta resolucién
(HRCT, por sus siglas en inglés) no se ordena univer-
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salmente para todos los pacientes. Solo el 62 % dice
que ordena una TCAR cuando la radiografia de térax
de un paciente muestra opacidad en el [6bulo inferior
y solo el 50 % cuando un paciente tiene crepitantes
inspiratorios o algun otro examen pulmonar anormal.

La ministra de Sanidad, Carolina Darias, mantuvo el 9 de
junio de 2022 una reunién con el objetivo de compartir
las buenas précticas de nuestro pais en el abordaje de
las enfermedades raras.

En este encuentro, que tuvo lugar en la sede del Minis-
terio de Sanidad, han participado representantes de
organizaciones de pacientes relacionados con las enfer-
medades raras procedentes de Colombia, México,
Perl, Costa Rica, Panam4, Chile, Paraguay, Argentina,
Republica Dominicana, Brasil, Ecuador, Estados Unidos
y Colombia y también, una delegacién de la Federacién
Esparfiola de Enfermedades Raras (FEDER), encabezada
por su presidente, Juan Carridn.

Darias remarcé el compromiso del Gobierno de Espafia
con la mejora en la calidad de vida de las personas
que padecen una enfermedad rara, uno de los retos
de salud mas importantes en la actualidad y, ademas,
sefiald la importancia de seguir tejiendo alianzas, que
simboliza la esperanza para las personas que padecen

MINISTERIO
DE SANIDAD
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Para obtener mas informacion sobre la iniciativa Bri-
dging Specialties, puedes descargar el documento
técnico completo en https://www.chestnet.org/Gui-
delines-and-Topic-Collections/Bridging-Specialties/
Timely-Diagnosis-for-ILD-Patients

alguna enfermedad rara en el mundo. “Tenemos millo-
nes de razones para avanzar”, ha subrayado.

En la reunién, los representantes de ALIBER han pre-
sentado coémo esté la situacion en Latinoamérica y las
conclusiones del Estudio de Necesidades Socio Sani-
tarias en los paises Latinoamericanos. Ademas, se ha
puesto en comun la estrategia de ALIBER y la impor-
tancia que ocupa en ella el encuentro internacional
sobre enfermedades raras que esté previsto celebrar
en Republica Dominicana en el mes de noviembre.

Darias ha recordado que en Espana hay un total de
110 unidades/CSUR (Centros, Servicios, unidades de
referencia del SNS), de 36 centros y de 10 comunidades
auténomas que participan desde el 1 de enero en las
24 Redes Europeas de Referencia, todos ellos como
miembros de pleno derecho.

https://www.sanidad.gob.es/eu/gabinete/notasPren-
sa.do?id=5777

ENFERMEDADES
\RARAS
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EUROPA

A principios de este afio entrd en vigor el Reglamento
de la UE sobre Evaluacion de Tecnologias Sanitarias
(ETS), uno de los resultados de la Estrategia Farma-
céutica de la UE. Esto supuso un paso importante para
mejorar el acceso a las tecnologias innovadoras. Sin
embargo, no significa que la legislacién se aplique
inmediatamente, sino que se ha establecido un periodo
transitorio de tres afios durante el cual se establecera
un nuevo marco de gobernanza para garantizar la apli-
cacion efectiva en toda la UE a partir de 2025.

El nuevo Reglamento, que ha sido una de las principa-
les prioridades de defensa de EURORDIS, no surge de
la nada. Se basa en un sistema de cooperacién volun-
taria entre los Estados miembros que ha tomado forma
a través de iniciativas financiadas por la UE: la Red ETS
y las Acciones Conjuntas EUnetHTA financiadas por la
UE. La legislacién, por tanto, formaliza las asociacio-
nes existentes introduciendo un marco permanente de
trabajo conjunto que también abarcara las consultas
cientificas conjuntas, la identificacion de tecnologias
sanitarias emergentes y la cooperacion voluntaria, asi
como el trabajo en evaluaciones clinicas conjuntas.

Antes de la primera reunién del 21 de abril del nuevo
Grupo de Coordinaciéon de ETS de la UE -un érgano
de gobierno cuya composicién aln se desconoce-,
se aprovechd la oportunidad para volver a lo bésico
y recordar qué es la HTA, cuél ha sido el papel de la
comunidad de pacientes y por qué la aportacién de
los pacientes es tan fundamental para que el nuevo
Reglamento tenga éxito.

¢Qué es la ETS?

De acuerdo con la Organizacién Mundial de la Salud
(OMS), ETS se refiere a la evaluacidn sistematica de
propiedades, efectos, y/o impactos de tecnologias
sanitarias. Su objetivo principal es proporcionar evi-
dencia de calidad para apoyar la toma de decisiones'y,
por lo tanto, mejorar la incorporacién de nuevas tecno-
logias que sean también costo-efectivas, evitando de
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dudoso valor para el sistema de salud.

En la atencidn sanitaria, la definicidon de tecnologias
sanitarias es bastante amplia, pero suele incluir medi-
camentos, dispositivos médicos, instrumentos de diag-
ndstico y procedimientos quirdrgicos, asi como medi-
das de prevencién, deteccién, diagnéstico, tratamiento
y rehabilitacion de enfermedades.

Consiste en la evaluacion sistemética de los efectos y
las repercusiones relacionadas con el uso de las tec-
nologias sanitarias. Sin embargo, la cooperacion en
materia de las ETS con arreglo al nuevo Reglamento
solo afectaré a los medicamentos y a los dispositivos
implantables e invasivos. Para los pacientes, esto signi-
fica que cuando un medicamento obtiene la autoriza-
cién de comercializacion por parte de la EMA (Agencia
Europea de Medicamentos), los organismos nacionales
de ETS (pagadores) evallan su efecto terapéutico, sus
posibles efectos secundarios, su influencia en la calidad
de vida y su forma de administracion.

¢ Qué ocurrira ahora?

Las disposiciones del Reglamento seran aplicables a los
medicamentos con nuevos principios activos para indi-
caciones oncoldgicas y a los medicamentos de terapia
avanzada a partir de enero de 2025y a todos los medica-
mentos huérfanos a partir de 2028. Una vez que se aplique
plenamente en 2030, todos los medicamentos registrados



por la Agencia Europea de Medicamentos tendran que
pasar por una evaluacién clinica conjunta. Sin embargo,
ésta se limitard a examinar Unicamente las pruebas clini-
cas. Las decisiones de fijacion de precios y reembolsos,
basadas en estas evaluaciones conjuntas, seguiran siendo
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responsabilidad de los gobiernos nacionales. Puede des-
cargar el reglamento en el siguiente enlace: https://
data.consilium.europa.eu/doc/document/ST-5844-
2018-INIT/es/pdf

INFORME “"CONNECTING THE DOTS”

El Consorcio Internacional de Investigacién en Enfer-
medades Raras (IRDiRC) publica el informe "Connec-
ting the Dots": Integrando los avances en el ambito de
las enfermedades raras dentro de la atencién sanitaria.

El informe analiza los desafios a los que se enfrentan
los pacientes con enfermedades raras para acceder a
los tratamientos. También considera el progreso en la
atenciéon médica y los sistemas de salud e identifica las
areas que necesitan mejoras.

En los dltimos afios se ha avanzado en el diagndstico
y atencién de enfermedades raras, pero los sistemas
de salud necesitan unir tales "puntos" de éxito e inte-
grarlos en la atencién convencional. La unién de estos
puntos no implica la reinvencién de las instituciones
existentes, estructuras y procesos, sino un ajuste, ya
que, las méas de 7.241 enfermedades raras identificadas
representan una enorme carga para la salud colectiva.

Este informe hace un balance del progreso actual en
el diagnéstico y atencion de enfermedades raras y
considera medidas que los sistemas de salud deberian
implementar para mejorar alin mas los resultados. Se
enfoca en la evidencia de siete paises: Australia, Fran-
cia, Alemania, Japdn, Corea del Sur, Taiwan, y el Reino
Unido (concretamente Inglaterra). Ademas realiza un
anélisis del tiempo entre la aprobacion regulatoria y
decisiones de reembolso de enfermedades y cuenta
con la participacién de 11 asesores expertos.

Los “puntos” del éxito son:

Punto #1: El éxito de un entorno regulatorio que
fomente la [+D

Punto #2: El éxito de acortar la odisea en el diagndstico

En los paises estudiados, el problema no son solamente
los servicios de diagnéstico ni la falta de instalaciones

especializadas, sino que primero es necesaria la con-
cienciacion sobre las enfermedades raras en el &mbito
sanitario en su conjunto y en la practica general en
particular. Sin esto, los médicos dentro del sistema no
saben cémo actuar y si deberian derivar a los pacientes
a instituciones especializadas en enfermedades raras.

A menudo hay evidencia incierta de efectividad
debido a que se trata de una pequefia poblacién
de pacientes y eso hace que las préacticas de evalua-
cién tradicionales sean dificiles de usar. Ademés, la
comprensién deficiente de la enfermedad impide la
seleccidn de puntos finales obvios en la evaluacion
del valor, y las dificultades para definir la carga directa
e indirecta de las enfermedades raras hacen que la
necesidad insatisfecha sea dificil de medir. En conjun-
to, todos estos factores y méas, hacen que cualquier
anélisis de tecnologia sanitaria sea incierto.

"Los gobiernos consideran que el acceso a los medi-
camentos huérfanos es el Gltimo paso”. Eric Obscher-
ning, Secretaria y Asesor, Red de Enfermedades Raras
de APEC; director asociado y lider de Enfermedades
Raras y Terapia Avanzada, Crowell & Moring Interna-
tional. Para ver el informe completo: https://irdirc.org/
wp-content/uploads/2022/09/Economistimpact Take-
da RareDisease final.pdf
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ESPANA

Alexion Pharma Spain, el
grupo de enfermedades
raras de AstraZeneca ha
anunciado que el Ministe-
rio de Sanidad ha incluido
ravulizumab en el SNS, un
inhibidor de C5 de accién prolongada para el trata-
miento de adultos y nifios que pesan 10 kg o mas con
Hemoglobinuria Paroxistica Nocturna (HPN) que pre-
sentan hemdlisis con sintomas clinicos indicativos de
alta actividad de la enfermedad, y también para adul-
tos clinicamente estables tras haber sido tratados con
eculizumab durante al menos los Ultimos seis meses .

Ravulizumab también esta disponible para el tratamien-
to de adultos y nifios con 10 kg o mas con Sindrome
Hemolitico Urémico atipico (SHUa) que no hayan reci-
bido tratamiento con inhibidores del complemento o
que hayan recibido eculizumab durante al menos tres
meses y tengan evidencia de respuesta a eculizumab.

Ravulizumab se administra cada ocho semanas para
pacientes con peso > 20 kg, o cada cuatro semanas
para nifos de entre 10 kgy 20 kg .

Como parte de un amplio programa de desarrollo,
ravulizumab esté siendo evaluado para el tratamiento
de otras indicaciones hematoldgicas y neuroldgicas.
Las aprobaciones de la Comisién Europea se basan
en los datos de cuatro ensayos clinicos: dos ensayos
fase Ill para HPN, que representan el mayor programa
de ensayos clinicos en esta patologia; y dos estudios
globales, abiertos, de un solo brazo, de ravulizumab:
uno en adultos y otro en nifios con SHUa.

El Dr. Carlos Macedo, director médico de Alexion para
Espafia y Portugal, destaca que este tratamiento ofrece
la comodidad de una dosificacién menos frecuente,
sin comprometer la eficacia ni la seguridad y que les
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proporciona una mayor
flexibilidad para sus vidas,
al mismo tiempo que
reduce la carga del siste-
ma sanitario.

Sindrome Hemolitico Urémico atipico (SHUa)

El SHUa es una enfermedad rara que puede deteriorar
progresivamente érganos vitales, como los rifiones,
debido al dafio en las paredes de los vasos sanguineos
y a la formacién de trombos. El SHUa puede afectar
a adultos y nifios, y se presenta en estado critico en
muchos pacientes que, a menudo, requieren cuidados
de apoyo, incluyendo la diélisis, en una unidad de cui-
dados intensivos. El 56% de los adultos y el 29% de
los nifios acaban desarrollando una enfermedad renal
terminal o fallecen en el plazo de un afio tras el diag-
néstico, recibiendo Unicamente cuidados paliativos.
Un diagndstico correcto y precoz, ademas del inicio
temprano del tratamiento, son fundamentales para
mejorar el prondstico de los pacientes.

El Dr. Manuel Praga, especialista en nefrologia en el
Servicio de Nefrologia del Hospital 12 de Octubre de
Madrid, manifestd que los resultados de los ensayos
clinicos de fase lll demuestran que ravulizumab produjo
una respuesta completa de la microangiopatia trombdti-
ca (MAT), una mejora de la funcién renal y la suspensién
de la diélisis en la mayoria de los pacientes tratados,
tanto en adultos como en nifios.

Hemoglobinuria Paroxistica Nocturna (HPN)

La HPN es un trastorno sanguineo ultrararo crénico, pro-
gresivo y potencialmente mortal que se caracteriza por
la destruccidn de glébulos rojos (hemdlisis intravascular)
y la activacién de los glébulos blancos y las plaquetas,
pudiendo producir acontecimientos graves, que ponen



en riesgo la vida, como la trombosis. Se presenta sin
previo aviso, y suele pasar desapercibida con retrasos en
el diagndstico que oscilan entre 1y més de 10 afios 3.

Durante este tiempo que tardan en recibir el diagnds-
tico, los pacientes pueden experimentar un amplio
abanico de sintomas como la trombosis y dafo orga-
nico, afectando significativamente a su calidad de vida
y deteriorando su salud progresivamente °.

La HPN esta causada por una mutacién genética adquirida
(no heredada) que puede producirse después del naci-
miento y da lugar a la produccién de células sanguineas
anormales sin proteinas protectoras de la superficie. La
ausencia de estas proteinas protectoras permite que el
sistema del complemento, que forma parte del sistema
inmune, esencial para la defensa del organismo contra
las infecciones, "ataque" y destruya o active estas células
sanguineas anormales, causando la hemdlisis intravascular.

Puede presentarse en nifios y adultos de cualquier
edad, siendo los 30 afios la edad media de diagndstico.
La enfermedad afecta tanto a hombres como a mujeres
y a personas de todos los grupos raciales y étnicos.
Convivir con HPN puede ser debilitante, disminuyendo
la calidad de vida. Los sintomas pueden incluir fatiga,
dificultad para tragar (disfagia), dificultad para respirar
(disnea), dolor abdominal, disfuncién eréctil y hemog-
lobinuria (orina de color oscuro).

La Dra. Ménica Ballesteros, especialista en Hematolo-
gia y Hemoterapia del Hospital General Universitario
Gregorio Marafién de Madrid, manifesté: “ravulizumab
proporciond una inhibicién completa del complemento
desde la primera infusién tanto en adultos como en
nifios. Reducir a un méximo de 7 infusiones de mante-
nimiento al afio para pacientes con un peso corporal
> 20 kg permite minimizar el impacto de la patologia
en la vida de los pacientes. En este sentido, segin un
estudio realizado, el 93% de los pacientes prefirieron
ravulizumab al actual inhibidor del complemento”.

1. Ficha Técnica de ULTOMIRIS. Alexion Europe
SAS. Versién Abril 2022. 2. Borowitz MJ, Craig FE,
Digiuseppe JA, et al. 2010,78(4):211-30. 3. Parker
CJ.. 2016;2016(1):208-16. 4. Dacie JV, SM. Ser Hae-
matol. 1972;5(3):3-23. 5. Sahin F, et al. Am J Blood
Res. 2015;5(1):1-9. 6. Shammo JM, et al. Blood.
2015;126:3264. ES/M ULTO PNH/0004
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La Alfa-1 antitripsina (AAT) es una proteina con acti-
vidad antielastasa que protege a los tejidos del dano
causado por enzimas proteoliticas. Las personas con
déficit de AAT presentan riesgo de sufrir enfermeda-
des pulmonares (como enfisema pulmonar y EPOC) y
diferentes formas de hepatopatia.

La Dra. Maria Torres, médico especialista en neumo-
logfa del Hospital Alvaro Cunqueiro (Vigo) y respon-
sable de su Unidad de DAAT, indica que en Espania
se estima que podria haber mas de 14.500 individuos
portadores de genotipo PI*ZZ, el genotipo deficitario
grave mas frecuente. Actualmente, el Unico tratamien-
to especifico para los pacientes adultos con DAAT
grave que desarrollan EPOC consiste en la reposicién
de la proteina mediante la infusién intravenosa de
concentrados de AAT para disminuir la progresion
de la enfermedad. Para ello, el paciente debe acudir
periddicamente al hospital de dia para recibir su tra-
tamiento cada 7 o 14 dias.

Sin embargo, existe la posibilidad de autoadminis-
trarse el tratamiento, mejorando su calidad de vida, a
través de la independencia de poder decidir cuando
y dénde infundirse, lo que permite adaptar el trata-
miento a su situacién personal en cuanto a horarios,

Lo

-YeSNQs

desplazamientos, vacaciones, etc. De esta forma, los
pacientes ganan en autonomia y el sistema sanitario
se beneficia de este paso, con un alivio de la carga
asistencial, como ya sucede en otras enfermedades
como el angioedema hereditario, la enfermedad de
Fabry y la hemofilia desde hace mas de 40 afios. En
cuanto a la autoadministracién, la Dra. Torres con-
sidera que “es una opcidn terapéutica vélida para
aquellos pacientes que deseen hacerlo y que rednan
unas caracteristicas de autonomia y soporte familiar
(si lo necesitase) adecuadas y siempre que el equipo
médico que lo trata considere que tiene capacidad
para autoadministrarse”.

En este sentido, CSL Behring pone a disposicién del
paciente un programa de soporte llamado MyAlpha1.
Su principal objetivo es formar y facilitar la capacita-
cién de los pacientes y/o cuidadores en la técnica de
autoadministracién del tratamiento para que ganen en
independencia y gestién de su tiempo, a la vez que
contribuyen a la mayor eficiencia en la gestién de los
recursos sanitarios. El Dr. José Aznar, Head of Medical

CSL Vifor

LA AUTOADMINISTRACION ENDOVENOSA ES UNA
OPCION PARA LOS PACIENTES
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Affairs Iberia de CSL Behring, en relacién al programa
MyAlpha1, ha puesto el énfasis en el apoyo a estas per-
sonasy a los profesionales que los atienden, ofreciendo
recursos en torno a la alternativa de autoadministracién
del tratamiento para DAAT: “Nuestro compromiso con
los pacientes con DAAT esta en el origen de esta inicia-
tiva y es el motor de todo nuestro trabajo”.

El programa incluye sesiones formativas presenciales
adaptadas a las necesidades de cada paciente, impar-
tidas por personal de enfermeria especializado. De cara
a los profesionales sanitarios, ofrece una opcién de
administracién alternativa que incrementa la eficiencia
en el tratamiento de esta patologia.

Acompafando a MyAlpha1, la compariia ha presenta-
do la campafa de sensibilizacion “Lo llevamos en las
venas”, cuyo objetivo es ofrecer diferentes recursos,
asi como mostrar las ventajas de la autoadministracién
endovenosa por parte del paciente o cuidador en el
tratamiento del déficit de DAAT. La Dra. Torres se ha
referido a esta iniciativa como “una camparia de sen-
sibilizacién para profesionales sanitarios y pacientes en
la que se pretende proporcionar una serie de recursos
informativos destinados a mejorar el conocimiento y
romper las barreras que existen sobre la autoadminis-
tracién del tratamiento en DAAT”.

Para Marta Lépez, paciente y socia de Alfa-1 Espana,
la autoadministracién es la mejor opcidn porque le ha

cambiado la vida y ya no valoraria otra eleccién. Asi-
mismo, ha contado que, gracias a la formacién de los
profesionales que la ayudaron, logré autoadministrarse
el tratamiento de forma rapida.

Accede a través del siguiente enlace a ver la presenta-
cién en la rueda de prensa.

https://alfal.org.es/pacientes-con-epoc-por-daat-ac-
ceden-a-la-autoadministracion-en-casa-del-unico-tra-
tamiento-disponible/

Para mas informacion sobre DAAT, accede a través del
portal DAAT Challenge --> (https://www.daatchallen-

ge.es).

Sobre CSL Behring

CSL Behring es una compahia biotecnoldgica inter-
nacional, dedicada a producir, distribuir, descubrir e
investigar proteinas terapéuticas para enfermedades
raras y/o graves en areas tan dispersas como coagula-
cién, inmunologia, neumologia, cuidados intensivos, o
trasplantes. Para ello contamos con tres plataformas de
produccién: el fraccionamiento de plasma humano, la
recombinacion genética y la terapia génica para apo-
yar la innovaciéon continua y refinar continuamente las
formas en que los productos pueden abordar las nece-
sidades médicas no satisfechas y ayudar a los pacientes
a vivir una vida plena (www.cslbehring.es).
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https://alfa1.org.es/pacientes-con-epoc-por-daat-acceden-a-la-autoadministracion-en-casa-del-unico-tratamiento-disponible/
https://alfa1.org.es/pacientes-con-epoc-por-daat-acceden-a-la-autoadministracion-en-casa-del-unico-tratamiento-disponible/
https://alfa1.org.es/pacientes-con-epoc-por-daat-acceden-a-la-autoadministracion-en-casa-del-unico-tratamiento-disponible/
https://www.daatchallenge.es
https://www.daatchallenge.es
www.cslbehring.es

- ACTUALIDAD

MEDICAMENTOS

MEDICAMENTOS HUERFANOS E INDICACIONES APROBADAS POR LA
EMA DESDE ABRIL HASTA AGOSTO 2022

NUEVO MH/ NUEVA | FECHA DE APROBACION

PRINCIPIO ACTIVO INDICACION LABORATORIO INDICACION DE LA INDICACION EMA
Novartis
Asciminib Tratar la leucemia mieloide crénica (LMC) Europharm Nuevo MH 25/08/2022
Limi-ted
Valoctocogene BioMarin
9 Tratamiento de la hemofilia A grave International Nuevo MH 24/08/2022
roxaparvovec A
Limited
Tratar a adultos y nifios de 18 meses 0 mds con )
L L " PTC Therapeutics
Eladocagene deficiencia de L- Aminoacido aromatico descar- )
: . L ) Inter-national Nuevo MH 18/07/2022
exuparvovec boxilasa (AADC) con un diagnéstico confirmado Limited

genéticamente

Tratar a pacientes de 12 meses o mas afectados por
enfermedades raras en las que aparecen rasgos

. . S . L EigerBio Europe
Lonafarnib parecidos al envejecimiento en la infancia (sindrome 9 P

Nuevo MH 18/07/2022

de progeria de Hutchinson-Gilford y laminopatias Limited
progeroides con deficiencia de proce-samiento)
Tratar a los adultos con nefropatia primaria por Calliditas

Budesonida |r.1munoglobu||na A (NIgA) cuya enfermedad corre el Therapeutics AB Nuevo MH 15/07/2022
riesgo de empeorar rapidamente

Tratamiento de pacientes con deficiencia de esfingo- Genzyme Europe

Olipudasa alfa mielinasa acida (ASMD) BY Nuevo MH 24/06/2022
Extracto de corteza Se utiliza en adultos y nifios de 6 meses 0 mas con Amryt .
: o Pharmaceuticals Nuevo MH 21/06/2022
de abedul epidermolisis bullosa (EB) DAC
Tratar a adultos con linfoma folicular que no res- Roche Registration
Mosunetuzumab ponde (refractario) o que ha reaparecido (recaida) GmbH 9 Nuevo MH 03/06/2022
después de al menos dos tratamientos anteriores
Ciltacabtagene Tratar a adultos con mieloma multiple ccuando el Janssen-Cila
9 cdncer ha reaparecido (recaida) y no ha respondido ) 9 Nuevo MH 25/05/2022
autoleucel ) : International NV
al tratamiento (refractario)
Tebentafusp Tratar a I?s adultos con un”t|po de cancer ocular Immunoc_or_e NUevo MH 01/04/2022
[lamado “melanoma uveal Ireland Limited
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ACTUALIDAD -

MEDICAMENTOS HUERFANOS CON FINANCIACION APROBADA
POR EL CIPMPS DESDE ABRIL HASTA AGOSTO 2022

FECHA DE FINALIZA-
CION EN LA INDICACION
CIPMPS

NUEVO MH/ NUEVA

PRINCIPIO ACTIVO INDICACION LABORATORIO INDICACION

Tratamiento de adultos, adolescentes y nifios de 6
afos o mayores con un peso de 25 kg o mas con
) ) . o, VERTEX
fibrosis quistica (FQ) y una mutacién R117H en el PHARMACEUTICALS
Ivacaftor gen CFTR o una de las siguientes mutaciones de Nuevo MH 05/05/2022

apertura del canal (clase Ill) en el gen regulador (SPAIN) SLU
de la conductancia transmembrana de la fibrosis
quistica (CFTR)
Tratamiento de pacientes con fibrosis quistica

Ivacaftor (FQ) de 2 aflos 0 mayores homocigoéticos para VERTEX

Iumacafto); la mutacion F508 del en el gen regulador de la PHARMACEUTICALS Nuevo MH 05/05/2022
conductancia transmembrana de la fibrosis quistica  (SPAIN) SLU
(CFTR)
Tratamiento de primera linea de pacientes con

Erlotinib cancer de pulmon no microcitico (CPNM) local- ROCHE FARMA SA  Nuevo MH 04/04/2022
mente avanzado o metastasico con mutaciones
activa-doras de EGFR

. . Tratamiento del neuroblastoma de alto riesgo en EUSA PHARMA
Dinutuximab beta pacientes de 12 meses de edad o mayores IBERIA S.L. Nuevo MH 04/04/2022

Tratamiento de pacientes adultos y pedidtricos que
Ravulizumab pesan 10 kg o mds con hemoglobinuria paroxistica ALEXION PHARMA Nuevo MH 04/04/2022

nocturna (HPN) SPAIN SL
Tratamiento a largo plazo de adultos y adoles-
centes de 12 aflos y mayores con un diagndstico AMICUS Nueva
Migalastat confirmado de enfermedad de Fabry (deficiencia THERAPEUTICS e 04/04/2022
; . indicacion
de a-galactosidasa A) y portadores de mutaciones  SL
susceptibles de responder al tratamiento
Tratamiento de los pacientes adultos con carcinoma Nueva
Avelumab de células de Merkel (CCM) metastasico MERCK SL indicacion 04/04/2022

i

23457678905
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OBSERVATORIO
. NSV, 0

Este observatorio recopila algunos de los prin-

ENFERMEDAD ES cipales indicadores relevantes en el dmbito de

RA RAS las enfermedades raras, agrupados en seis areas.
Pulsando en el simbolo e se puede observar la
evolucion en el tiempo de algunos de ellos.
@ El simbolo le permite acceder a la fuente de
origen de los datos.
EN EL MUNDO EN LA UE EN ESPANA
263-446 @ 36 ~3
MILLONES MILLONES MILLONES T | E M P O S
DE PACIENTES DE PACIENTES DE PACIENTES

LT

TIEMPO PROMEDIO PROMEDIO DE
ENTRE CN Y DIAGNOSTICO
FINANCIACION
% EERR 5
CONOCIDAS GENETICAS
6171 651% VIESES oS
B 020 = B 020 =t

MEDICAMENTOS
HUERFANOS

NUMERO ACUMULADO DE DESIG-
NACIONES HUERFANAS EMA

NUMERO ACUMULADO DE MMHH
AUTORIZADOS POR LA EMA

NUMERO ACUMULADO DE MMHH
APROBADOS EN ESPANA

NUMERO ACUMULADO DE MMHH
COMERCIALIZADOS EN ESPANA

NUMERO ACUMULADO DE MMHH
FINANCIADOS EN ESPANA

NUMERO ACUMULADO DE MMHH
NO FINANCIADOS EN ESPANA

AGOSTO 2022 (1)

NUMERO ANUAL DE IPT PARA
MMHH EN ESPANA

48

@ AGOSTO 2022 @ AGOSTO 2022 ®

% DE IPT PARA MMHH SOBRE EL
TOTAL DE IPT DEL ANO



https://www.aemps.gob.es/medicamentos-de-uso-humano/informes-de-posicionamiento-terapeutico/
https://www.aemps.gob.es/medicamentos-de-uso-humano/informes-de-posicionamiento-terapeutico/
https://www.mscbs.gob.es/profesionales/medicamentos.do
https://www.mscbs.gob.es/profesionales/medicamentos.do
https://cima.aemps.es/cima/publico/lista.html
https://cima.aemps.es/cima/publico/lista.html
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/download-medicine-data
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/download-medicine-data
https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Education_Home.php?lng=ES
https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Education_Home.php?lng=ES
https://www.globalrarediseasecommission.com/Report
https://aelmhu.es/
https://dm2019.enfermedades-raras.org/wp-content/uploads/Declaracio%CC%81n-Institucional_Di%CC%81a-Mundial-de-las-Enfermedades-Raras-2019.pdf

OBSERVATORIO

INVESTIGACION

ORG. PARTICIPANTES EN LOS EECC
EN MARCHA EN EL MUNDO

EERR CON ENSAYOS CLINICOS EN
MARCHA EN EL MUNDO

ENSAYOS CLINICOS EN MARCHA
CON MMHH EN EL MUNDO

REGISTROS DE EERR A NIVEL
EUROPEO

REGISTROS DE EERR A NIVEL
MUNDIAL

ENSAYOS CLINICOS EN MARCHA
CON MMHH EN ESPANA

REGISTROS DE EERR A NIVEL
REGIONAL

.|.
)
@"‘@

REGISTROS DE EERR A NIVEL
NACIONAL (EN EL MUNDO)

TOTAL REGISTROS DE EERR O
MMHH

PACIENTES
Y CUIDADORES

Y & _@@

GOBERNANZA

ASOCIACIONES DE ESTRATEGIAS Y TIEMPO PROMEDIO GASTO FAMILIAS TASA PROMEDIO
PACIENTES PLANES DE EERR A DEDICADO RELACIONADO DE PARO
RELACIONADAS NIVEL NACIONAL, A CUIDADOS CON LAS EERR ENTRE PACIENTES
CON LAS EERR EN AUTONOMICO Y CON EERR
EL MUNDO OTROS 2 4 'l 3 20
2743 8 horas/nin | M| e/MEs 24%
B )0 - ) 9 A 2017 2017 =

Abreviaturas:

EERR: enfermedades raras; MMHH: medicamentos huérfanos;

EECC: ensayos clinicos; IPT: Informe de Posicionamiento Terapéutico;
EMA: Agencia Europea del Medicamento.

FUENTE DE ORIGEN DE LOS DATOS

000 OD00DD OO DPDPOODDOD 00
Orphanet / Wakap (2020) FEDER Orphanet EMA

0006 OO0 (14} (21} (27}
AEMPS Ministerio de Sanidad AELMHU Clinical Trials EU Eurordis
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https://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/GB/Registries.pdf
https://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/GB/Registries.pdf
https://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/GB/Registries.pdf
https://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/GB/Registries.pdf
https://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/GB/Registries.pdf
https://www.clinicaltrialsregister.eu/ctr-search/search
https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Education_Home.php?lng=ES
https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Education_Home.php?lng=ES
https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/Education_Home.php?lng=ES
https://enfermedades-raras.org/images/RESUMEN_EJECUTIVO_ENSERio_FINAL.pdf
https://enfermedades-raras.org/index.php/enfermedades-raras/enfermedades-raras-en-cifras
http://download2.eurordis.org.s3.amazonaws.com/rbv/2017_05_09_Social%20survey%20leaflet%20final.pdf
https://obser.enfermedades-raras.org/mapa-de-estrategias-y-planes-de-enfermedades-raras/
https://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/GB/ActivityReport2018.pdf
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