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Segun la UE, enfermedades raras son aquellas que ponen en peligro la
vida o que la debilitan de forma crénica y afectan a menos de 5 personas
por 10.000 habitantes.

La definicidon de enfermedad rara varia ampliamente en distintos
documentos legales de diferentes paises e instituciones. hasta la fecha las
definiciones legales soélo utilizan la prevalencia como criterio definitorio, a
pesar de su gran variabilidad.

Una prevalencia de 5 por 10.000 aplicada a los 46 millones de habitantes
de Espana supone 23.000 casos en nuestro pais.

El téermino enfermedades ultra-raras (o ultra-huérfanas) se ha
acuinado para describir enfermedades mucho mas infrecuentes. La UE las
define como aquellas cuya prevalencia es menor de 1 por 50.000
habitantes.

Cuando nos referimos a seguimiento presupuestario se denominan
ENFERMEDADES DE ALTO IMPACTO ECONOMICO



Impacto presupuestario.
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;ue presupuesto tenemos?
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PROYECTO DE PRESUPUESTOS GENERALES DE LA COMUNIDAD DE MADRID 2013
FICHA DE PROGRAMAS
DATOS EN EURCS

SUBFUNCION: ATENCION ESPECIALIZADA

PROGRAMA: 751 HOSPITAL LA PAZ

CENTRO: 118 SERVICIO MADRILENO DE SALUD

SECCION: 17 SANIDAD

RESPONSABLE DEL PROGRAMA: DIRECTOR GERENTE HOSPITAL LA PAZ
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217 1 0 | OTROS PRODUCTOS FARMACEUTICOS 24847122

2 7 1 1 | MEDICAMENTOS ANTIRETROVIRALES PARA VIH 11.335.038

2|71 |2 |pETOTERARPIA 1.058.410

217 1 3 | MEDICAMENTOS INMUNOMODULADORES 13.060.038

2|7 1 4 | FACTORES DE COAGULACION SANGUINEA —issssssssssssni——  25.010.042

2 7 1 5 | OXIGENQ ¥ GASES MEDICINALES 1.400.000

2|7 |1 |8 | meDicamenTOS oNCOLOGICOS 14.127.878

2 7 1 7 | OTRCS MEDICAMENTOS ANTIINFECCIOSQOS 11.343.768

2|7 |1 |2 |raDiOFARMACOS 484,180

2 T 1 PRODUCTOS FARMACEUTICOS 103.976.620




12.211.941 € ano 2012
11,6 % del gasto total de medicamentos
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Comunidad de Madrid AND 2012

"‘ Principio activo ATC Importe fact. % s/total
| LENALIDOMIDE 13.159.839,33 18,66%
ECULIZUMAB 7.881.668,12 11,18%
BOSENTANO 7.001.2%5,02| 9,93%
IMATINIB 6.581.474,09 9,33%
|AZACITIDINA 3.930.122,48 5,57%
|LEVODOPA + CARBIDOPA 3.092.376,28 4,39%
EVEROLIMUS 2.878.342,90 4,08%
| ALGLUCOSIDASA ALFA ' 2.842.886,60 4,03%
|SILOENAFILO 2.461.244.36 3,49%
ROMIPLOSTIM 2.395.315,00 3,40%
;AGA LSIDASA ALFA 1.842.711,72 2,61%
| AMBRISENTAN 1.674.536,26 2,37%
resto 14.765.347,74 20,94%
total 70.507.164,90  100,00%

3,7 GASTO FARMACEUTICO TOTAL
> o 9,5 GASTO FARM HOSPITALARIO
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CONSEJERIA DE SANIDAD

Comunidad de Madrid

N° paciente-ano Enfermedades raras de alto impacto
(> 100.000€/paciente-ano)

Enfermedad Rara 2012 2011 Increl\r:;ento % Incr.
Numero de pacientes FABRY 12,2 10,0 2,1 21,31%
Numero de pacientes GAUCHER 16 14,5 1,5 10,34%
Numero de pacientes POMPE 7 7 0,0 0,00%
Numero pacientes con HPN 21 14,5 6,4 43,59%
Numero de pacientes por enfermedad 7.00 6,17 0.8 13,45%
Hunter
Numero de pacientes por enfermedad 1,00 1,00 0.0 0,00%
M. Lamy
Numero de pacientes con Enfermedad 300 30
Andrade ’ ’ . ~N
Total pacientes-ano 67,1 53,2 13,9 ( 26,03%
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Comunidad de Madrid
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CONSEJERIA DE SANIDAD

Comunidad de Madrid

Coste/Enfermedad rara de alto impacto

(> 100.000€/paciente-ano)

Enfermedad Rara 2012 2011 Increhr:;ento % Incr.
Coste Total tratamiento FABRY 1.961.289 € 1.426.951€ 534.338 € 37,45%
Coste Total tratamiento GAUCHER 2.905.783 €| 2.619.206 € 286.577 € 10,94%
Coste Total tratamiento POMPE 2.777.854 € 2.538.497 € 239.357 € 9,43%
Coste Total tratamiento de HPN 7.380.866 €| 5.213.005€| 2.167.861€| 41,59%
Coste Total tratamiento Hunter 2.174.498 € 1.795.645 € 378.853 £ 21,10%
Coste Total tratamiento M. Lamy 150.168 € 144,300 € 5.868 € 4,07%
Coste total tratamiento de Enf . Andrade 519.288 £ 519.288 £ N
COSTE TOTAL ER (>100.000 pac-aio) 17.869.746 €| 13.737.603 €| 4.132.142 €( 30,08%
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CONSEJERIA DE SANIDAD

Comunidad de Madrid
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;Que ocurre si se presenta un
pactente con una enjermedad rara’
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Retos actuales

Garantizar el acceso vy la equidad

Responder a las necesidades de los
pacientes

~acilitar la investigacion

_a sostenibilidad del sistema, limitacion en el

gasto publico destinado a la financiacion de
medicamentos

Coste oportunidad




Incertidumbres en el
tratamiento de ER:

v Problema de evidencia clinica, ensayos con pocos
pacientes

v’ Falta de datos apropiados de epidemiologia clinica.
Revision de la prevalencia.

v Evolucion de estas enfermedades y resultados en salud
de los tratamientos disponibles.

v Potencial de retorno o recuperacion de la investigacion,
¢, se conoce?

v' Falta de centros de referencia especializados e
Investigadores en el SNS.







¢ Aspectos a tener en cuenta en un futuro proximo
para establecer un correcto impacto
presupuestario?




¢, Aspectos a tener en cuenta en un futuro proximo para
establecer un correcto impacto presupuestario?

1. Incremento en el numero de
enfermedades raras:

¢estan todas la que son? ¢ son todas las que estan?

- Presion social y politica de la enfermedad

- Industria farmaceutica

- Enfermedades comunes que se “fragmentan” en raras
- Técnicas diagnosticas



¢, Aspectos a tener en cuenta en un futuro proximo para
establecer un correcto impacto presupuestario?

2. Incremento en el numero de pacientes

Basado en prevalencia, pero en ocasiones el numero de pacientes
es superior al establecido

Medicamentos comunes gue pasan a condicion de huérfanos
Técnicas diagnosticas




¢, Aspectos a tener en cuenta en un futuro proximo para
establecer un correcto impacto presupuestario?

3. Incremento del numero de farmacos e
Investigacion y proxima comercializacion
Ventajas en su aprobacion:

- Aprobacion acelerada, acceso temprano, asistencia y ayuda en
protocolos por la EMA, exencion de tasas, reducciones fiscales,
exclusividad en el mercado, investigacion subvencionada por la
Comision Europea.
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¢, Aspectos a tener en cuenta en un futuro proximo para
establecer un correcto impacto presupuestario?

4. Presion politica y social: incremento de
atencion y visibilidad

strategia en

* RARE ‘3 Enfermedades Raras
%7. del Sistema Nacional
| lMy — de Salud

Estrategia aprobada
Las ER van al cole por el Consejo Interterritorial

del Sistema Nacional de Salud

el 3 de junio de 2009

" Federito

el trébol de & hops




Propuestas de mejora para manejar el
Impacto presupuestario

COORDINACION NACIONAL

v El ministerio de Sanidad debe marcar pautas comunes
para todas las CCAA. Coordinacion interterritorial.

v’ Creacion de centros de expertos a nivel autondmico y
nacional CSUR . Investigacion en red. Registros de -y
pacientes. i
v'Intercambio de conocimientos en la evaluacién de
resultados en salud de los tratamientos. Estudios de
farmacoepidemiologia.

v'La Estrategia Nacional de ER abre una nueva via de
coordinacion, pero ¢ valora el impacto presupuestario?




Propuestas de mejora para manejar el

Impacto presupuestario

COORDINACION AUTONOMICA

v

Decisiones sobre el tratamiento individualizado de los pacientes
consensuadas a nivel autondmico y consejerias de salud. Consejos
Autonomicos Asesores de tratamientos para enfermedades raras y
Tratamientos de alta complejidad. Extension de acuerdos a nivel nacional.
Unificacion de protocolos y de las condiciones de uso.

Partida presupuestaria concreta en los Presupuestos Generales,
relacionada con el tratamiento farmacologico de las enfermedades raras.
Fondo de compensacion a nivel nacional.

La administracion autondmica debe comprometerse a apoyar a los centros y
unidades de referencia tanto en la en gestion como en gasto farmaceéutico

¢, Qué ocurre con el modelo de financiacion capitativa?

|




Propuestas de mejora para manejar el
Impacto presupuestario

COORDINACION CON LA INDUSTRIA FARMACEUTICA:

v' Establecer un precio condicional y una financiacion
selectiva de acuerdo al beneficio clinico obtenido.

v Didlogo entre las empresas farmacéuticas y entidades
financiadoras para el establecimiento de acuerdos de
pago y riesgo compartido. Acuerdo precio-volumen.

v Compra centralizada y en algunos casos aplicar el
concepto de equivalencia terapéutica.

v Deduccién del 7,5% RD 8/2010 por pérdida designacion
de huérfano.

v" Reduccion del precio por nuevas indicaciones.




(ndustria

farmacéutica pacientes

Siste sanLltarlo



ison iguales? ... NO, pero tienen Los mismos derechos




Gracias por siu atencion



