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Financiacion de medicamentos

huerfanos. Criterios comunes

> Ley 29/2006
o Art. 89 (modif. Por RDL 9/2011). Procedimiento
para la financiacion publica:

a) Gravedad, duracion y secuelas de las distintas
patologias para las gue resulten indicados

) Necesidades especificas de ciertos colectivos

c) Valor. terapeutico y social del medicamento y
beneficio clinico incremental del mismo teniendo
en cuenta su relacion coste-efectividad

d) Racionalizacion del gasto publico destinado a
prestacion farmaceutica e impacto
presupuestario en el Sistema Nacional de Salud

e) Existencia de medicamentos U otras
alternativas paralas mismas afecciones a menor
PrECIO G INTENIOr cOoSte de tratamiento

) Grado de innovacion del'medicamento



Financiacion de medicamentos

huerfanos. Criterios comunes

> Ley 29/2006

. Art. 89 his (introducido por RDL 16/2012). Criterios
fundamentales de inclusion en la prestacion
farmaceutica

Analisis coste-efectividad e Impacto
presupuestario

Componente de innovacion: avance terapeutico

Para igual resultado en salud— contribucion de
las empresas al PIB (sostenibilidad)

Mecanismos de retorno: descuentos lineales,
revision de precio, para medicamentos
Inhevadores



Financiacion de medicamentos

huérfanos y fijacion de precio
> Ley 29/2006

o Articulo 90 (modif. Por RDL 16/2012). Fijacion de
precios

Comision Interministerial de Precios de los
Medicamentos: precio de financiacion, para el
SINIS

o 2 representantes de las CC.AA., segun RD
200/2012, de 23 de enero, estructura organica
basica del M° Sanidad

Precio notificado: para comercializar fuera del SNS

o Articulo 91. Revision del precio de oficio



Financiacion de medicamentos
huerfanos. Criterios de evaluacion
comunes

> a) Gravedad, duracion y secuelas de las
distintas patologias para las que resulten
Indicados:

Patologia de elevada morbi-mortalidad,
potencialmente mortal

Patologia grave, iIncapacitante y cronica

o Secuelas invalidantes



Financiacion de medicamentos
huerfanos. Criterios de evaluacion

(;Q)m\%@gsisdades especificas de ciertos
colectivos:
o INncluidas en normativa especifica: reglamento
o Necesidad medica no cubierta

o Colectivos afectados por enfermedades raras:
asoclaciones de pacientes

o Pediatria

» Peticiones de otros colectivos a traves de:
Asoclaciones profesionales
ASOCIaciones empresariales
Grupes sociales o politicos



Financiacion de medicamentos
huerfanos. Criterios de evaluacion

COINMIdESrapéutico y social del
medicamento:

o Cubre una laguna terapeutica

Evaluacion de resultados: variables de los
estudios clinicos u otra evidencia.

o Aumenta la relacion Beneficio/Riesgo respecto a la
alternativa/s

Aumenta eficacia y/o disminuye efectos adversos

o Variables finales (supervivencia global, ajustada por
calidad) o intermedias

» Comparacion directa o indirecta

o Beneficio clinico incremental y relacion coste-
efectividad



Financiacion de medicamentos
huerfanos. Criterios de evaluacion
comunes.

> d) Racionalizacion del gasto publico e
Impacto Presupuestario en el Sistema
Nacional de Salud

Analisis del impacto presupuestario

Estimacion de numero de pacientes a tratar: a
partir de datos epidemiologicos y/o registros

Dates economicoes Yy de mercado relacionades con
el posible desplazamiento (Impacto 6 ahorre) de
otra alternativa, en su caso



Financiacion de medicamentos
huerfanos. Estadistica

> 62 medicamentos huerfanos aprobados
por EMA en 2012

> 45 financiados en Espana (73%)

> Resto denegados o en fase de evaluacion
0 NO presentados en Espana



Financiacion de medicamentos
huérfanos. Distribucion por
grupos terapeuticos

MH autorizados por areas terapéuticas (2004-2011)

B Endocrinologia/metabolismo
B Oncologia

O Cardiovascular

B Hematologia

E Neurologia

O Otros




Criterios de fijacion de precio
medicamentos Innovadores

> Con caracter general:

> Precio referencia interno (alternativa,
Similar comparador)

> Precio europeo

o AJustes en funcion de mejoras terapeuticas
aportadas, grado de innoevacion, contribucion
empresarial



Fijacion de precio de medicamentos
huérfanos. Condicionantes

o Precio normalmente alto para recuperar la
INVErSIon en pocos tratamientos

o Coste tratamiento elevado y gran impacto
presupuestario en centros o comunidades
CON POCOS recursos

o Beneficio clinico incremental limitado

o EVvidencia actual limitada (incidencia de
“Autorizaciones condicionales?)

o Coste-efectividad elevado



Fijacion de precio de medicamentos
huérfanos. Condicionantes

 Precio de referencia externo (europeo): no
hay similar comparador

o Uso previo del medicamento en situaciones
especiales (RD 1015/2009)

Capitulo II: Use compasivo de
medicamentos en investigacion

Capitulo IV: Medicamentos no autorizados
en Espana

o« NUevas denominaciones comerciales de
PrINCIPIGS ActiVes ya conocidos: sebreprecio
en la nueva indicacion huerfana




Fijacion de precio de medicamentos
huérfanos. Condicionantes.

> Inelasticidad de la curva precio-demanda

Precio |

Poco margen de maniobra
en la negociacion

Demanda
medicamento
huérfano



Fijacion de precio de medicamentos
huérfanos. Condicionantes.

> Mercado competitivo Imperfecto

o« Poco margen de maniobra comprador en la
fijacion/negociacion de precio

Demanda Un Pocos Muchos
Oferta comprador | compradores | compradores
Un vendedor | Monopolio Monopolio Monopolio
bilateral parcial
Pocos
vendedores | Monopsonio Oligopolio Oligopolio
parcial bilateral
Muchos
vendedores | Monopsonio | Oligopsonio Competencia
perfecta




Problemas en relacion con estos

medicamentos
> 1. Gasto y relacion coste-efectividad

> Medicamentos de alto coste por paciente con
beneficios “Mminimos” o Inciertos: Elevada
relacion coste/efectividad

> Gran impacto en centros o comunidades con

POCOS recursos

j> Dificultad de acceso



Gasto en medicamentos

huerfanos

> Impacto anual: 420 Mill euros (2010)
o 2,5% gasto farmaceutico total

o 0,5% gasto sanitario

o /1 millones € ultrahuerfanos (1/50.000)
(0,43% gasto farmaceutico)

(Cifras de AELMHU y SNS)

> Impacto Importante en presupuestos
hospitalaries (hasta 17%)



Problemas en relacion con estos
medicamentos

> 2. Lagunas regulatorias en el proceso de
designacion-financiacion de medicamentos

huerfanos:

» Potencial de retorno o recuperacion de la
Inversion

o El beneficio economico generado (rentabilidad)
supera realmente los costes en investigacion,
produccion y administracion



Incentivos Reglamento (CE)
n° 141/2000

o Procedimiento de autorizacion directo
(centralizado)

» Asistencia en la elaboracion de protocolo
(Scientific Advice)

o Exencion pago tasas a EMA

o EXxclusividad comercial diez anos (posibilidad
de reducirse a seis), art. 8

o Otros Incentivos: medidas de estimulo para
promover la |+D'y la dispoenibilidad y ayuda a
las PYMES



Problemas en relacion con estos

medicamentos

> Estos problemas ya han sido planteados
en otros foros:

o Nacionales:
Aula de medicamentos huerfanos, Bilbao 2010

Enfermedades raras: como enfocar los retos
pendientes. Reunion de zona SMFH, Hospital La
Princesa, Madrid 2013

o INnternacionales:
Red de autoridades nacionales competentes en
precio y financiacion (Comision Europea y EMA-
COMP): Estocoelmo 2009, Madrid 2010



Nuevos modelos o acciones a
tomar en la financiacion publica de
medicamentos hueéerfanos

> A nivel nacional, son indispensables una
serie de valores :

o Cooperacion con la industria farmaceutica,
transparencia

o Coordinacion interterritorial
o Solidaridad



ACcCIones gue se pueden tomar

> Reducir precio-coste nuevos huéerfanos
o Mecanismo opcional precio financiacion SNS
Inferior a precio notificado
> Reducir precio-coste por nuevas
Indicaciones
o % similar o cercano al impacto por la NI

> Aplicar descuento obligatorio 7,5% 0 15%

SI mas de 10 anes de comercializacion (ar:
8y 9 RDL 8/2010)



ACcCIones gue se pueden tomar

> Reducir periodo de exclusividad comercial a
6 anos (en aplicacion art. 8.2 Reglamento):

o Permite competencia si expiracion de la patente

> Estimular el desarrollo y produccion de
Biosimilares §9

o Coste Inferior competitivo
o Necesarias politicas de fomento a su utilizacion

> Protocolizar terapéeuticamente
o INforme de posicionamiento terapeutico



ACCIONEes gque se pueden tomar

> Aportaciones de las companias farmaceuticas
(resoluciones condicionadas)

o Aportacion economica de los usos fuera de
Indicacion

o Contribucion economica a la investigacion en
Espana, Plan Profarma, etc

o Mantenimiento y financiacion de registros de
pacientes:
o Vigilancia de la salud publica
o Vigilancia epidemiologica
» Conocer efectividad clinica de los tratamientes
» Conocer la carga economica



ACcCIones gue se pueden tomar

> Procedimientos de adguisicion general y
fondos de compensacion

o Evitaria disparidades en precios (precio mas
Nomogéeneo)

o Haria el sistema mas predecible y solidario

> Acuerdos de riesgo compartido:
o ODbjetivables en ciertos casos



Nuevos modelos o acciones a
tomar en la financiacion publica de
medicamentos huéerfanos

> ES Indispensable a nivel supranacional:
o« Compromiso
e [ransparencia
o APOYO
o Competencia
o SOlidaridad



EU Member States

EU New Members 2004
EU New Members 2007
EU Candidates

EFTA Member States

Nivel supranacional

St. Petersburg

RUSSIA

Moscow e

BELARUS

® Kiev

UKRAINE

ROMANIA

Constanta:
Bucharests

varna.

BULGARIA
fia

Sol
s
'Sk}k/

Autoridades
nacionales
competentes en
financiacion y precios
de los medicamentos
(y proveedores de
servicios sanitarios)

Industria farmacéutica



Con todo ello queremos conseguir

o Responder a las necesidades de las
personas afectadas: diagnostico, prevencion,
tratamiento

o 2. Garantizar el acceso a los medicamentos
huéerfanos

o 3. Garantizar la sostenibilidad del sistema
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