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En 2009, el gasto en medicamentos huérfanos 
de los 5 mayores países de la UE fue inferior al 
3% del gasto farmacético total 

2.4%a 2.5%a 1.8%a

2.5%a2.1%c

a) IMS data
b) Rapporto OSMED 2010



Gasto farmacéutico público total en Francia 2010a = 27 539 M€

… siendo la mayor parte medicamentos oncológicos
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Si consideramos el % de gasto farmacéutico 
respecto al gasto sanitario total:

30

35

respecto al gasto sanitario total:

25

medicamentos vs. gasto sanitario total (%)
Fuente: OECD Health Data 2012
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MH’s representan menos del 0.5% delMH s representan menos del 0.5% del 
gasto sanitario total (<3% x ≈ 17%)



La crisis económica ha reavivado el debate sobre la 
“sostenibilidad” de financiar medicamentos huérfanosnossostenibilidad  de financiar medicamentos huérfanosnos

Por desgracia para los pacientes el ritmo estimado (pre-IRDiRC) dePor desgracia para los pacientes, el ritmo estimado (pre IRDiRC) de
aprobaciones de MMHH probablemente permanecerá estable
durante los próximos 5-10 años (The Reality of Orphan Medicines,
EIGHTH EPPOSI WORKSHOP ON PARTNERING FOR RARE DISEASEEIGHTH EPPOSI WORKSHOP ON PARTNERING FOR RARE DISEASE
THERAPY DEVELOPMENT, Copenhagen, 18-19 Oct. 2007.
www.epposi.org)

Sin embargo, cada vez son más frecuentes las advertencias
catastrofistas sobre la “insostenibilidad” de financiación pública de los
MMHHMMHH

La realidad es que los riesgos de sostenibilidad provienen más de
factores como la longevidad y el envejecimiento poblacional, del
gasto por “cronificación” de enfermedades anteriormente letales
(cáncer, SIDA) o de posibles innovaciones en patologías más( ) p p g
prevalentes (Parkinson, Alzheimer…).



El reto “Costo vs. Innovación”
Los esquemas tradicionales de precio y reembolso pueden generar
incertidumbres para todas las partes implicadas:incertidumbres para todas las partes implicadas:

Valor: variabilidad individual >  mismo tratamiento, diferentes resulltados

Costo: peso alto/refractarios/discapacitados > mayor costo para igual o menor valorCosto: peso alto/refractarios/discapacitados > mayor costo para igual o menor valor



El reto “Costo vs. Innovación”
Los esquemas tradicionales de precio y reembolso pueden generar
incertidumbres para todas las partes implicadas:incertidumbres para todas las partes implicadas:

Valor: variabilidad individual >  mismo tratamiento, diferentes resulltados

Costo: peso alto/refractarios/discapacitados > mayor costo para igual o menor valorCosto: peso alto/refractarios/discapacitados > mayor costo para igual o menor valor

Indicación: diferentes indicaciones > diferente coste-efectividad para mismo fármaco

Administración: p. ej. IV vs. PO > diferentes presupuestos (hospital vs. primaria)

En resumen mientras los gestores están preocupados porEn resumen, mientras los gestores están preocupados por

“¿Cuánto beneficio para el paciente obtendré por este dinero?”

fabricantes e in ersores están preoc pados por…fabricantes e inversores están preocupados por

“¿Qué retorno económico obtendré por mi innovación / inversión?”



La innovación debe llegar también a los 
esquemas de precio y reembolsoesquemas de precio y reembolso

Los esquemas de PyR innovadores pueden disminuir esas incertidumbres:
Valor: compartiendo el riesgo del resultado (reembolso condicional, 
asunción de costos adicionales por proveedor), reembolso fraccionado y 
prolongado en base a la durabilidad de la eficacia terapéuticaprolongado en base a la durabilidad de la eficacia terapéutica
Costo: precio fijo (or limitado) por tratamiento/paciente/población, no por
unidad farmacéutica, redistribuyendo así el impacto presupuestario de 
casos excepcionales respecto a peso o prevalencia
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Los esquemas de PyR innovadores pueden disminuir esas incertidumbres:
V l ti d l i d l lt d ( b l di i lValor: compartiendo el riesgo del resultado (reembolso condicional, 
asunción de costos adicionales por proveedor), reembolso fraccionado y 
prolongado en base a la durabilidad de la eficacia terapéutica
Costo: precio fijo (or limitado) por tratamiento/paciente/población, no por
unidad farmacéutica, redistribuyendo así el impacto presupuestario de 
casos excepcionales respecto a peso o prevalenciacasos excepcionales respecto a peso o prevalencia
Indicación: compartiendo el riesgo (y los costos) de una selección óptima
de los pacientes
Administración: financiación equitativa para todos los niveles
asistenciales, considerando también los costos totales (directos e 
indirectos) de la enfermedad (p.ej. ahorros laborales, o en discapacidad).indirectos) de la enfermedad (p.ej. ahorros laborales, o en discapacidad).  
PyR para “manejo integral” (p.ej. tratamiento domiciliario)

Si los gestores sanitarios presupuestan en términos de tratamiento/enfermedad/ 
i t / bl ió l f b i t t t t l d l d t épaciente/población,  y los fabricantes en ventas totales del producto, ¿por qué

seguimos todos obcecados con el precio unitario? Busquemos y adoptemos
métodos de cuantificación comunes



Esquemas innovadores de precio y 
reembolso: dificultades por resolver

En realidad, la mayoría de los esquemas innovadores que han ido

reembolso: dificultades por resolver

apareciendo han sido diseñados de forma “reactiva”, no “proactiva / por
adelantado”

Aún persisten obstác los de orden prácticoAún persisten obstáculos de orden práctico:

Valor: la efectividad debe ser valorable de forma objetiva y rápida (p. ej. 
mediante indicadores primarios o secundarios aceptados y acordados)mediante indicadores primarios o secundarios aceptados y acordados)

Costo: el uso debe ser transparente/auditable, garantizando que
suministros con un precio fijo o limitado por paciente no son utilizados
en otros casos

Indicación: la selección de pacientes debe ser adecuada y razonable

Administración: las cargas y beneficios económicos deben ser repartidos
equitativamente entre todas las partes. Deben preveerse métodos de 
auditoría y arbitraje neutrales e independientes considerando tambiénauditoría y arbitraje neutrales e independientes, considerando también
las limitaciones impuestas por las Ley de Protección de Datos



Conclusiones y Recomendaciones (1)

Las medidas de racionalización de gasto sanitario (no simplemente
farmacéutico) son necesarias para garantizar la sostenibiidad a largo plazofarmacéutico) son necesarias para garantizar la sostenibiidad a largo plazo
de los sistemas. 

Las enfermedades raras constituyen una parte a menudo llamativa, pero
económicamente poco relevante respecto al total

Gran parte de las dificultades presupuestarias se deben a una inadecuada, 
í id t bl id i ió d D bid i lrígida y pre-establecida asignación de recursos. Debido a su irregular y, a 

menudo, impredecible distribución, las enfermedades raras deben ser objeto
de financiación separada desde un nivel superior 

La evaluación de tecnologías sanitarias (HTA) se generalizará, formando
parte –esperemos que de forma “armonizada”- de los procedimientos de 
precio y reembolso Sin embargo la metodología habitualmente empleada noprecio y reembolso. Sin embargo, la metodología habitualmente empleada no 
es apropiada para medicamentos huérfanos, pues no incluye mecanismos
para valorar la “rareza” ni los beneficios indirectos y sociales (familias, 
i t I D d f d d á l t )impacto en I+D de enfermedades más prevalentes)



Conclusiones y Recomendaciones (2)

Los esquemas de precio y reembolso tradicionales, orientados al precio
unitario, están causando incertidumbres a todos los actores, constituyendo a 
menudo una barrera para la innovación y equidad sanitarias

Ciertos esquemas innovadores de precio y reembolso han demostrado su
id d d di i i l d t i tid b i dcapacidad de disminuir algunas de estas incertidumbres, proporcionando:

 Acceso más equitativo de los pacientes a los tratamientos

Mejor y más precisa planificación de los presupuestos públicos

Retornos de la inversión más predecibles para los fabricantes / inversoresRetornos de la inversión más predecibles para los fabricantes / inversores

 Un camino económicamente sostenible para la innovación sanitaria

“Socialmente, lo más absurdo e insostenible es gastar fortunas en 
desarrollar un tratamiento innovador para, incluso en los pocos casos
en que tenemos éxito, acabar no usándolo porque es demasiado caro”en que tenemos éxito, acabar no usándolo porque es demasiado caro   
(Thomas Lönngren, ex-Director Ejecutivo, EMA)



é

Conclusiones y Recomendaciones (3)
Elementos clave para el éxito:

• Todas las partes (no sólo autoridades/gestores sanitarios y proveedores, 
sino también autoridades regulatorias, legisladores, sociedades científicas, g , g , ,
personal sanitario y pacientes) debemos colaborar en la busqueda de 
modelos centrados en el paciente y de creación neta de valor
Un clima de respeto y confianza mútuos evitando prejuicios y actitudes de• Un clima de respeto y confianza mútuos, evitando prejuicios y actitudes de 

confrontación
• Abordaje y participación precoces, proactivas en vez de reactivas
• Cualquier esquema de precio y reembolso debe ser justo y transparente, 
pero sus detalles deben mantenerse razonablemente confidenciales para
evitar efectos indeseables en mercados donde aún no son viables o losevitar efectos indeseables en mercados donde aún no son viables, o los 
parámetros macroeconómicos (PIB, PPP) son sustancialmente diferentes
•Los inversores y mercados financieros deben adoptar una visión más a 
l l bú d d l “ i i ió d l l ” t ibilid dlargo plazo, en búsqueda de la “maximización del valor” y su sostenibilidad, 
frente a la cortoplacista y orientada a la maximización del beneficio

En resumen, la sostenibilidad del progreso y la innovación dependerá, p g y p
de nuestra capacidad de responder al rápido avance de la ciencia con 
nuevos esquemas económicos, regulatorios y administrativos
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