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Resumen ejecutivo

Las enfermedades raras (ER) tienen, por naturaleza, un grupo de pacientes pequefio

y disperso, por lo que su atencidon no se encuentra entre las mas altas prioridades

de los Gobiernos. Histéricamente, esto lleva a que en todo el mundo se destine

una parte insuficiente de los presupuestos nacionales para la atencion médica al

tratamiento de las enfermedades raras. Debido a esto, los desafios relacionados con

el financiamiento de las enfermedades raras tienen un efecto econdémico creciente

y continuo en los pacientes, los sistemas de salud y las economias y, si no se hace

nada al respecto, aumentara aun mas.

Esta iniciativa busca la colaboracidn entre sistemas

de salud para resolver los desafios que impiden el
acceso sustentable al tratamiento de los pacientes

con enfermedades raras. Como primer paso, IQVIAy
Roche realizaron una serie de estudios de investigacion
con el objetivo de comprender el entorno actual de
financiamiento de las enfermedades raras en paises
seleccionados de ingresos mediano-bajos (PIMB) y en
evaluar las oportunidades para reducir la brecha de
financiamiento.

Se seleccionaron diez paises de todas regiones
para realizar un andlisis de su sistema de salud y
entorno de financiamiento. Los paises seleccionados
fueron: Argentina, Peru, Colombia, Sudafrica, Ghana,
Marruecos, Libano, Rumania, Malasia y Tailandia.

La seleccién de los paises se basé en un analisis

con criterios multiples, en el que se tuvieron en
cuenta variables cuantitativas y cualitativas. Con

este propdsito, analizamos datos epidemioldgicos,
modelos de reembolso, factores del sistema de salud,
relevancia social de las ER y datos macroeconémicos,
entre otras variables, para mas de 60 paises. Se
realizd una estrategia mixta a través de la revision

de publicaciones, asi como entrevistas con los
expertos locales en materia de salud para recopilar

y analizar la informacidn relevante acerca del estado
del financiamiento de las enfermedades raras en los
sistemas de salud seleccionados.

5

Resultados

La investigacién indica que la mayoria de los

paises tienen un entorno subdesarrollado para el
financiamiento publico de las enfermedades raras. Las
brechas identificadas se centraron fundamentalmente
en la asignacion de presupuesto y la estrategia
administrativa del Gobierno:

No hay presupuesto o se asigna un monto
insuficiente a las ER.

<
A @

Falta de una estrategia, gobernanzay

legislacion en torno a las enfermedades raras.

Falta de planes gubernamentales para
garantizar un suministro continuo de fondos
para las ER.

Es inusual el reembolso publico de los

© 0

costosos medicamentos innovadores para
las enfermedades raras (el Spinraza, un
medicamento para la AME, se utiliz6 como
indicador representativo de los tratamientos
de alto costo para las ER).

Se establecié un panorama para la madurez del
entorno de cada pais en relacién con las enfermedades
raras como resultado del ejercicio de identificacion de
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la brecha. Se evalu6 la madurez del entorno segun la
presencia publica de tres criterios clave: la financiacion
protegida de las ER, el registro de pacientes y el sistema
de registro de medicamentos huérfanos. La evaluacion
mostro que solo tres de diez paises (Rumania, Tailandia y
Argentina) tienen un nivel medio de madurez del sector
publico en torno a las enfermedades raras. El resto de
los paises han mostrado un bajo reconocimiento de las
ER con falta de asignacién de fondos y politicas para las
ER. En el sector privado, la cobertura de los seguros
privados para las enfermedades raras es muy bajo o casi
inexistente en todos los paises.

Con respecto al sector pagado con desembolsos

del paciente, el andlisis realizado en todos los paises
participantes mostré que solo el 1 % de la poblacion
cuenta con los medios para permitirse los costosos
medicamentos innovadores y el resto de la poblacién
tiene escasa capacidad para financiar el alto precio de los
medicamentos innovadores.

En una consulta, los expertos externos identificaron
varias areas a las que dar prioridad de ahora en adelante
con el fin de lograr un dialogo eficaz con los Gobiernosy
las personas a cargo de la toma de decisiones, entre las

cuales se encuentran las siguientes:

o El desarrollo de evidencias sélidas en cuanto a las
brechas actuales de financiamiento de las ER.

e La captura de la perspectiva de los pacientes y
cuidadores.

o La participacion de las instituciones responsables
del pagoy las personas a cargo de la toma de
decisiones en un acercamiento unificado de la
comunidad relacionada con las ER.

o La adopcion de una estructura especifica
de evaluacion de la tecnologia médica
multidisciplinaria y basada en la evidencia para
las ER, que no se centre en la rentabilidad.

o Alineacién de los incentivos de las partes
interesadas para garantizar la sustentabilidad
y la continuidad de las soluciones de
financiamiento.

3.

El mundo después de la COVID-19

Ademas de los desafios de salud conocidos, la pandemia
de COVID-19 ha colocado a los sistemas de salud

en desarrollo bajo una impresionante presion para
satisfacer las necesidades médicas de la poblacién. Al
momento de prepararse este informe, muchos paises
desarrollados comienzan a surgir a una nueva normalidad
pospandémica, mientras que muchos paises en desarrollo
siguen sufriendo los debilitantes efectos econémicos

y médicos, lo cual reduce aliin mas su enfoque en las
enfermedades raras y su capacidad para abordarlas.

Mientras resta determinar el efecto de la pandemia de
COVID-19 en su totalidad, actualmente se desvian recursos
significativos para satisfacer las intensas demandas que
crea la COVID-19 en hospitales y profesionales de la salud.
Aunque es dificil predecir con certeza los efectos de la
COVID-19, a mediano plazo, se anticipan ajustes en los
presupuestos de los sistemas de salud, lo que dificulta
aun mas el uso de fondos adicionales para las areas que
previamente carecian de prioridad. El enfoque estar3,

con mayor probabilidad, en la salud masivay no en las
opciones terapéuticas dirigidas o individuales. Algunas de
estas situaciones no son nuevas para las enfermedades
raras, pero el cambio requerira una nueva estrategia y
otros modelos de colaboracién que ayudaran a redisefiar
la oferta, el financiamiento y el acceso a la innovacién en
torno a la atencion médica.

En el trasfondo de la COVID-19, asegurar el acceso para
las enfermedades raras y mantener estos objetivos
requerira, mas que nunca, estrategias colaborativas no
tradicionales, lo que mejorara la eficacia y generara una
mayor presencia de las soluciones de financiamiento de
instituciones publicas y privadas.

“Para permitir el acceso a las
enfermedades raras y mantener
estos objetivos serd necesario mas
que nunca implementar estrategias
colaborativas innovadoras”.
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Introducciéon

Enfermedades raras en los PIMB: Panorama general

Una enfermedad rara es aquella que afecta a un pequefio porcentaje de la poblacién. No hay un consenso

global en cuanto a la definicidn, la cual varia entre regiones y paises. En los paises de ingresos mediano-bajos

(en particular, en China') no se ha establecido una definicion formal, mientras que otros siguen la de la OMS
(prevalencia <1 en 1000 personas) o la de la UE (<1 en 2000 personas). Si bien cada enfermedad rara puede afectar
unicamente a un pequefio numero de personas, de forma colectiva, estas afectan a mas personas que todos los

tipos de cancer en conjunto, como se muestra de manera visual en la Imagen 1 23

Imagen 1: Definicion y prevalencia de las enfermedades raras en los PIMB

Una enfermedad o un trastorno se define como raras
( r

en Malasia en Rumania
cuando afecta cuando afecta

a1 por a5 por
cada 4,000 cada 10,0003

en la comunidad personas

Hay aproximadamente 70004
enfermedades raras conocidas

Las enfermedades' @ Enfermedades
raras afectan a mas raras’
pacientes que todos

. z 0o - .
los tipos de cancer & Cancer® 128 Mill.

en conjunto.

Un desafio inherente para las enfermedades que afectan Unicamente a un pequefio porcentaje de la poblacién es la
mayor complejidad del financiamiento y los obstaculos para el acceso, en comparacién con las enfermedades mas
comunes. En los PIMB, donde incluso podria todavia faltar la atencion médica universal, estos obstaculos se amplifican
aun mas. El hecho de tener grupos de pacientes pequefios y dispersos lleva a que las enfermedades raras tengan

poca prioridad para el Gobierno y, a menudo, también para las empresas farmacéuticas, lo que hace que reciban una
parte insuficiente del presupuesto nacional para la salud y de las asignaciones de investigaciéon. En muchos PIMB
actualmente no se cuenta con politicas o financiamiento de las enfermedades raras. Sin embargo, se esta convirtiendo
en un tema de interés, que se enfatiza con la primera lista nacional de enfermedades raras de China en 2018".

iqvia.com | 5



Muchas enfermedades raras tampoco tienen tratamientos curativos, lo que destaca la necesidad de mejorar
la coordinacién para garantizar que los pacientes tengan acceso a los tratamientos y servicios disponibles.
Las principales partes interesadas, como los Gobiernos, las agencias de salud publica y las comunidades de

investigacion médica, enfrentan desafios a niveles normativos:

Falta de conocimiento y comprension de las enfermedades raras

+  Falta de conocimiento y comprensién de las enfermedades raras, por parte
de los legisladores y la sociedad en general

Clasificacién inconsistente y falta de informacion adecuada

*  Estrategiainconsistente e informacién insuficiente, lo que retrasa la
entrada a los sistemas de salud, por ejemplo, el diagnéstico erréneo

. Brechas en el suministro de servicios como resultado de la fragmentacién
de los servicios médicos

*  Opciones de tratamiento limitadas debido a la baja inversién en
investigacién y desarrollo

Desajuste en los criterios de reembolso para los medicamentos huérfanos

. La rentabilidad habitualmente eclipsa a otros elementos como métrica en la
toma de decisiones en el proceso de la evaluacién de la tecnologia médica

. Los medicamentos huérfanos tienen pocas oportunidades de reembolso al usar
el criterio restrictivo de costo por afos de vida ajustados por calidad
(QALY, por sus siglas en inglés)

Costeabilidad

e Baja prioridad de las enfermedades raras a nivel nacional

* Seasignany garantizan fondos insuficientes para el tratamiento de las ER

Es necesaria la colaboracién en todo el sistema de salud crénica, a menudo desde la infancia, lo cual generara un
para lidiar con estos desafios sistémicos. Por ejemplo, la efecto significativo en las familias y los cuidadores.

disposicion de capacitacion y generacion de conocimiento

o . , En las Ultimas dos décadas, muchos paises han tomado
entre el personal médico de primera linea para reconocer P

las enfermedades raras y dirigir a los pacientes a medidas para enfrentar los problemas mencionados

. ) . . anteriormente, pero todavia queda mucho por mejorar.
tratamientos eficaces. La incapacidad de abordar las P q P )

. . . El financiamiento nacional innovador debe sostenerse
enfermedades raras a un nivel normativo y sistémico

. . . xpandir n el fin rdar con eficaci
ocasionara el abandono de las personas mas vulnerables y expandirse con e de abordar con eficacia estas

. . e complejas brechas de financiamiento.
de la sociedad, las cuales padeceran una debilitacion pl€)
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Resultados del estudio

Paises involucrados en el
estudio de investigacion

Este estudio se centra en la evaluacién de las
oportunidades en diez sistemas de salud prioritarios:
Argentina, Perd, Colombia, Sudafrica, Ghana,
Marruecos, Libano, Rumania, Malasia y Tailandia.

La seleccién de los paises se basé en un analisis

de criterios multiples con variables cuantitativas y

W

cualitativas.

El estudio de investigacion se centra en estos imperativos estratégicos:

Comprender las
necesidades
insatisfechas en
todos los sistemas
de salud en relacién
con las brechas de
financiamiento

Comprender el panorama
normativo y de las

personas o instituciones
responsables del pago

para el financiamiento de
las enfermedades raras

Argentina

Peru

Colombia

Sudafrica

Ghana

E

. Marruecos
: Libano

-

‘ ' Rumania

‘!‘II Malasia
—

B Teilandia
&

squematizar

programas
adecuados de

financiamiento para
los diez paises

Los diez paises se seleccionaron mediante un ejercicio de priorizacion de dos fases, tomando en cuenta

el tamafio de la poblacién de pacientes, la epidemiologia, el enfoque normativo de las ER, los sistemas de

financiamiento médico y las brechas de financiamiento.

Para obtener una mayor comprensién de los mecanismos de financiamiento explorados para el
financiamiento de las enfermedades raras a nivel global, puede leer el informe Modelos innovadores de

financiamiento para el tratamiento de las enfermedades raras.
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Identificacion de las brechas de
financiamiento de las enfermedades raras

Se desarroll6 para cada pais un analisis integral del panorama de las enfermedades raras con el fin de comprender
mejor el entorno de financiamiento de estas. Se utilizaron tres mecanismos clave para guiar a los paises en la
identificacion de las brechas de financiamiento a través de los tres principales tipos de personas o instituciones
responsables del pago: el Gobierno, los seguros privados y desembolso del paciente También se formularon
preguntas clave para que cada mecanismo profundizara en la identificacion de las brechas de financiamiento

existentes en su pais. Los tres mecanismos y las preguntas clave se muestran a continuacion en la Imagen 2.

Imagen 2: Mecanismos para la brecha en las enfermedades raras

Fuente

Origen de los
fondos parala
atenciéon médica

Ejemplo de pregunta clave:
¢Los fondos se asignan especificamente
para las enfermedades raras?

Mecanismos Sustentabilidad

Ejemplo de pregunta clave:
de la brecha de Mantenimiento jemp preg

% ¢Hay estrategias para garantizar soluciones

financiamiento de fondos sustentables de financiamiento?
consecuentes
Gobernanza )
. . Ejemplos de preguntas claves:
y ejecucion

o = ¢Hay filtraciones en los fondos para las enfermedades
Supervisiény @L ) . )
raras (por ejemplo, por corrupcién)? ;Hay partes interesadas

distribucién de . .,
clave con las cuales colaborar para la ejecucién de programas?
los fondos para la

atenciéon médica

Como resultado de este ejercicio, se puede observar que la mayoria de los paises tienen un entorno publico
subdesarrollado de las enfermedades raras, y la mayoria enfrenta brechas en el financiamiento, la administracién
y las politicas de estas. También es poco comun el reembolso publico y la cobertura de los seguros privados para
los costosos medicamentos innovadores para tratar las enfermedades raras. La Imagen 3 muestra las brechas
mas comunes identificadas.

Imagen 3: Brechas cominmente identificadas

Responsable del pago Brechas identificadas por grupos de paises

Asignacién insuficiente de fondos para las ER

Falta de una estrategia para las ER (a corto o largo plazo)
(@l Falta de un organismo nacional de gobierno o comité para las enfermedades raras
Falta de normas para la adopcién de programas de financiamiento
Poco conocimiento en torno a las ER

Falta de una politica de cobertura para las ER o que requiere copagos altos
Falta de un incentivo para la expansion de la cobertura para las ER

Desembolso . . o q
. Poca capacidad para financiar los medicamentos innovadores de alto costo
del paciente
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Se establecié un panorama para la madurez del entorno de cada pais en relaciéon con las enfermedades raras
como resultado del ejercicio de identificacién de la brecha. La madurez se evalué segun la presencia publica de
tres criterios clave: la financiacion protegida, el registro de pacientes y el sistema de registro de medicamentos
huérfanos. La Imagen 4 muestra la evaluacién de la madurez del pais, en la que la mayoria de los paises muestran

un entorno publico subdesarrollado en relacién con las enfermedades raras.

Imagen 4: Evaluacion de la madurez del sector publico en torno a las enfermedades raras del pais

Madurez del sector publico en torno

a las enfermedades raras

Fondos Registro de Sistema de Valor de los
protegidos pacientes registro de los  fondos (en délares
con ER medicamentos  estadounidenses)
huérfanos

Rumania .
USD 100 Mill

Tailandia < & &
<uUsD 1 Mill

Argentina g g g

Colombia

Perd

Sudafrica

\VEIEHE] Q g g

UsD 4 Mill

Marruecos

0 Presente g Parcialmente presente Ausente
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Vista de las enfermedades raras del pais

Esta seccidn enuncia una vista del panorama de las enfermedades raras en los diez paises estudiados. Las vistas
exponen las diferentes politicas e iniciativas en torno a las enfermedades raras con las que se cuenta en cada pais,

asi como los continuos esfuerzos de financiamiento para los pacientes con enfermedades raras.

\VEIEHE

Hay un progreso en el panorama de las ER en Malasia con el desarrollo
continuo del Sistema Nacional para las Enfermedades Raras

Gasto

gubernamental +  Poblacion cubierta por el reembolso
Desembolso general: aprox. 100 %

del paciente

Sequro +  Poblacion cubierta por los seguros
prig\]/ado privados: aprox. 41 %

Otros

(contribuciones
de las empresas)

@ Politicas e iniciativas para las ER
Clasificaciones actualizadas segun el
estado actual de desarrollo del NFRD.

Politica de las ER

Desarrollado

Fondo protegido para las ER
En desarrollo

‘ Ausente

Sistema de registro acelerado de los medicamentos huérfanos

Reembolso de los medicamentos DCI para las ER

e
HOW Necesidades insatisfechas Programas continuos
del sistema de tratamiento de financiamiento

El Ministerio de Salud esta
desarrollando un Sistema Nacional
para las Enfermedades Raras, con el

+ Accesibilidad limitada a las que se planea lo siguiente:
instalaciones y servicios de diagnéstico

+ Retrasar la confirmacién
del diagnéstico

»  Crear un comité administrativo

*  Poco conocimiento de las para las ER
enfermedades, que ocasiona el retraso o
y los errores en el diagnéstico . Desarrollar una definicién de las

ERy el registro de los pacientes

* Poca accesibilidad a los medicamentos

innovadores para las ER « Desarrollar politicas y estrategias

relacionadas con la adquisicion
y el acceso a los medicamentos
huérfanos

Fuente: pronéstico del mercado de IQVIA, entrevistas con expertos y andlisis
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Rumania

Hay un panorama bien desarrollado de las ER en Rumania,
donde el Gobierno dirige el gasto para la atencion médica

Perspectiva de los responsables del pago: Gasto general en la atencion médica

Gasto 80%
EPETRE GERE +  Poblacién con la cobertura del Sequro
Estatal de Salud y los programas

Desembolso 19% nacionales de salud: aprox. 100 %
del paciente

«  Poblacién con la cobertura de los
Seguro 1% . ) g
privado seguros privados: aprox. 2 %

@ Politicas e iniciativas para las ER

Politica de las ER Desarrollado

Fondo protegido para las ER
P 9 P En desarrollo

‘ Ausente

Sistema de registro acelerado de los medicamentos huérfanos -

Reembolso de los medicamentos DCI para las ER

E‘ Necesidades insatisfechas Programas continuos
S del sistema de tratamiento de financiamiento

La asignacién del presupuesto para el NRDP

. s Al af . d esta actualizada con el monto mas reciente de
alta de dispositivos modernos aproximadamente USD 100 millones

de diagnéstico y especialistas
capacitados

* Inversion limitada en las E Programa Nacional para las Enfermedades
instalaciones de los hospitales " Raras de Rumania cubre 25 ER:
publicos

«  Aprox. USD 100 millones se asignaron
para el Programa Nacional para las
Enfermedades Raras, en el que aprox. el
22 % se destiné para la AME.

+ Elsistema para la evaluacién del
reembolso necesita mejorar

* Poco acceso en las areas rurales

+ Los fondos asignados para la AME se
utilizan para cubrir el diagnéstico y el
tratamiento (Spinraza).

+ Eltratamiento en las instalaciones
publicas enfrenta largos tiempos de
espera

+ El Spinraza esta cubierto para todos
los pacientes con AME en Rumania. Sin
embargo, solo aprox. 80 pacientes estan
cubiertos actualmente debido a las
limitaciones del presupuesto.

Fuente: pronéstico del mercado de IQVIA, entrevistas con expertos y anélisis
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Ghana es un mercado dirigido por el desembolso del paciente,
mientras que los Grupos de Defensa de los Pacientes (PAG) dirigen

principalmente las iniciativas para las ER

Gasto

gubernamental *  Poblacién con la cobertura del
Programa Nacional de Seguro para

2:?3;?;52 la Atencién Médica: aprox. 40 %

Seguro +  Poblacién con la cobertura de los

privado seguros privados: aprox. 1 %

@ Politicas e iniciativas para las ER

Politica de las ER -
Desarrollado
Fondo protegido para las ER -

Sistema de registro acelerado de los medicamentos huérfanos

En desarrollo

' Ausente
Reembolso de los medicamentos DCI para las ER -

Necesidades insatisfechas Programas continuos

del sistema de tratamiento de financiamiento

+ Instalaciones de diagnéstico PAG: RDGI (Rare Disease Ghana Initiative)
limitadas y servicios costosos colabora con las organizaciones locales
e internacionales para encabezar estas
+  Falta de especialistas capacitados iniciativas en beneficio de las ER:
+  Baja solvencia econémica de los «  Campafas mediaticas sobre las ER
pacientes

. Programa de diagnéstico

* Poca accesibilidad a los tratamientos

e +  Programa terapéutico

. . Desarrollo de un registro nacional
*  Poco acceso a los tratamientos en las

areas rurales

Fuente: pronéstico del mercado de IQVIA, entrevistas con expertos y analisis
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Argentina

El panorama de las ER en Argentina esta en desarrollo, con el reembolso
del Spinraza y el desarrollo de politicas especificas para las ER

Gasto Aprox. el 100 % del reembolso de los medicamentos de alto
gubernamental costo para las principales enfermedades no transmisibles

Desembolso

del paciente
Seguro +  Poblacién con cobertura de
privado programas sociales: aprox. 64 %

+  Poblacién con cobertura de seguro
Programas sociales: Obras sociales nacionales, privado: aprox. 13 %
obras sociales regionales y fondo nacional de retiro

@ Politicas e iniciativas para las ER

Politica de las ER

Fondo protegido para las ER -

Sistema de registro acelerado de los medicamentos huérfanos

Desarrollado

En desarrollo

. Ausente

Reembolso de los medicamentos DCI para las ER

Necesidades insatisfechas Programas continuos
del sistema de tratamiento ! de financiamiento
+  Subdiagnéstico especialmente para El Gobierno realizé un acuerdo en torno
pacientes fuera de Buenos Aires al precio con Biogen en 2019 para el
Spinraza:
+ Poco conocimiento sobre la
enfermedad entre los profesionales «  Dosis efectiva estimada de aprox. 260 en
de la salud y los pacientes los pacientes con AME
+  Falta de especialistas capacitados *  Elacuerdo en torno al precio del Spinraza
se vio impulsado por la fuerte defensa de
+  Falta de guias de tratamiento los PAG con el Gobierno
oficiales

Fuente: pronéstico del mercado de IQVIA, entrevistas con expertos y andlisis
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Sudafrica

En general, el gasto para la atencién médica en Sudafrica tiene el impulso
principal del Gobierno y los seguros privados, con baja prioridad para las ER

La contribucién con desembolso del paciente

Gasto para el gasto general para la atencién médica

gubernamental esta actualizada

Desembolso .,

del paciente *  Poblacién con cobertura del Cuadro
Tarifario Uniforme para Pacientes

Seguro (Uniformed Patient Fee Schedule):

privado

aprox. 84 %

+ Poblacién con la cobertura de seguro
privado: aprox. 16 %

@ Politicas e iniciativas para las ER

Politica de las ER

Desarrollado
Fondo protegido para las ER -

. . . , En desarrollo
Sistema de registro acelerado de los medicamentos huérfanos

Reembolso de los medicamentos DCI para las ER - ‘ Ausente
E. Necesidades insatisfechas @ Programas continuos
) del sistema de tratamiento de financiamiento

+  Barreras geogréaficas (es decir, falta PAG: Enfermedades Raras Sudafrica
de acceso en las areas rurales) (RDSA) esta desarrollando una
estructura de las ER para el sector
+ Instalaciones de diagnéstico y privado con el fin de:

servicios limitados

+ Falta de especialistas +  Desarrollar una definicién nacional
de las ER
+  Reembolso limitado para

medicamentos innovadores . Abogar por la exclusién de los
medicamentos para las ER de la

. Retraso en el registro de los politica de precio de salida unico

medicamentos innovadores

Fuente: pronéstico del mercado de IQVIA, entrevistas con expertos y anélisis
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Tailandia

Tailandia es un mercado dirigido por el Gobierno con desarrollo
reciente en el panorama de las ER, que cubre 24 ER dentro del UCS

Perspectiva de los responsables del pago: Gasto general en la atencion médica

Gasto

G B e +  Poblacién con cobertura de
Desembolso 13% programas de asistencia social:

del paciente aprox. 100 %

Seguro oz

prigxl/:do 10% + Poblacién con cobertura de seguro

privado: aprox. 13 %

Programas de asistencia social: Programa de Beneficios Médicos
para Funcionarios Publicos (CSMBS), Programa de Cobertura
Universal (UCS), Programa de Seguro Social (SSS)

@ Politicas e iniciativas para las ER

............... . Clasificaciones actualizadas segun el desarrollo mas

reciente de la politica en torno a las ER en 2019

Politica de las ER

. Desarrollado
Fondo protegido para las ER
Sistema de registro acelerado de los medicamentos huérfanos FUCCERCID

Reembolso de los medicamentos DCI para las ER . Ausente

ol

Necesidades insatisfechas @ Programas continuos
del sistema de tratamiento de financiamiento

« Diagndstico retrasado y erréneo En 2019, la Oficina Nacional del Seguro
debido al poco conocimiento sobre Social de Tailandia acepté cubrir 24
la enfermedad de los pacientes y los enfermedades raras bajo el Programa
profesionales de la salud de cobertura universal de salud:

+ Falta de especialistas capacitados
+  Fondo protegido para las 24 ER: aprox.
* Reembolso limitado para USD 415 mil
medicamentos innovadores
. Sin embargo, las 24 ER se centran en
. Poco acceso a los tratamientos en los trastornos metabdlicos raros.
las areas rurales

Fuente: pronéstico del mercado de IQVIA, entrevistas con expertos y andlisis
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Libano es un mercado impulsado publicamente con iniciativas
gubernamentales limitadas en torno a las ER

Gasto

gubernamental «  Poblacion con cobertura de
Desembolso programas de asistencia social:

del paciente aprox. 92 %

Seguro o2

prig\]/ado +  Poblacién con cobertura de seguro

privado: aprox. 5 %

Programas sociales: Fondo de seguridad nacional,
Programa MoPH y Programa militar.

@ Politicas e iniciativas para las ER
reciente de la asignacién protegida para las ER

Politica de las ER -

Desarrollado
Fondo protegido para las ER -

En desarrollo

Clasificacién actualizada segun el estado mas

Sistema de registro acelerado de los medicamentos huérfanos -

Reembolso de los medicamentos DCI para las ER . Ausente
ke
g‘.‘ Necesidades insatisfechas @ Programas continuos
del sistema de tratamiento de financiamiento
* Acceso limitado a las instalaciones PAG - L.A.N.D:
de diagnostico y los servicios
(especialmente en las areas rurales) +  Proporciona cuidado de apoyo
(por ejemplo: guias médicas y
*  Poco conocimiento de las ER equipo de apoyo) a pacientes con

enfermedades neuromusculares.
* Falta de especialistas capacitados
+  Financia el diagnéstico y los
+  Acceso o reembolso limitado para tratamientos sintomaticos
medicamentos innovadores de alto
costo

Fuente: pronéstico del mercado de IQVIA, entrevistas con expertos y analisis
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Marruecos

El panorama de las ER en Marruecos esta en una etapa temprana
de desarrollo, con la reciente formaciéon del Programa Nacional

para las Enfermedades Raras en 2019

Gasto +  Poblacién con cobertura de
gubernamental programas de asistencia
Desembolso social: aprox. 53 %

del paciente

Sequro +  Poblacién con cobertura de un
privado programa militar: aprox. 3 %

*  Poblaciéon con cobertura de

seguro privado: aprox. 4 %
Programas sociales: Plan de Seguro de Salud Obligatorio

(AMO) y Programa de asistencia médica (RAMED)

@ Politicas e iniciativas para las ER

Politica de las ER

Fondo protegido para las ER -

Sistema de registro acelerado de los medicamentos huérfanos -

Desarrollado

En desarrollo

. Ausente

Reembolso de los medicamentos DCI para las ER

ke
g‘.‘ Necesidades insatisfechas @ Programas continuos
del sistema de tratamiento de financiamiento

+  Especialistas en las ER, centros Asociacion publica-privada con Sanofi
de diagnéstico y centros de para el desarrollo del Programa nacional
especializacion limitados para las Enfermedades Raras:

+ Diagnoéstico retrasadoy erréneo «  Capacitar a los profesionales de la salud
debido al poco conocimiento sobre la para el diagndstico y tratamiento de las ER
enfermedad de los profesionales de
la salud y los pacientes +  Abrir centros de especializacién en las

ER en los hospitales de las universidades

*  Poca accesibilidad econémica a los principales

medicamentos innovadores para las ER ) )
+  Desarrollar un registro nacional de las ER

«  Cobertura débil de reembolso de los

medicamentos innovadores para las ER Nota: el estado actual de la PPP sigue poco claro
debido al cambio del ministro de salud de Marruecos.

Fuente: pronéstico del mercado de IQVIA, entrevistas con expertos y andlisis
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Peru es un mercado dirigido por el Gobierno con un panorama
en desarrollo en torno a las ER

Gasto
gubernamental

Desembolso
del paciente

Seguro
privado

Programas sociales: Seguro Social de Salud
(EsSalud) y Seguro Integral de Salud (SIS)

@ Politicas e iniciativas para las ER

Politica de las ER

Fondo protegido para las ER

Sistema de registro acelerado de los medicamentos huérfanos -

+  Poblacién con cobertura de los
programas de asistencia social:
aprox. 83 %

+  Poblacién con cobertura de
seguro privado: aprox. 4 %

Desarrollado

En desarrollo

' Ausente

Reembolso de los medicamentos DCI para las ER

Necesidades insatisfechas
del sistema de tratamiento

Barreras geograficas (es decir, falta
de acceso en las areas rurales)

Instalaciones de diagndstico y
servicios limitados

Falta de especialistas capacitados y
centros de tratamiento

Retraso en el acceso a los
tratamientos

Reembolso limitado para
medicamentos innovadores de alto
costo

Programas continuos
de financiamiento
PAG - FEPER:

. Proporciona apoyo y asesoria a los
pacientes

*  Ayuda en la recaudacion de fondos para
el cuidado de apoyo para las ER

+  Divulga informacién médica, cientifica
y social en torno a las ER a través de
los medios de comunicacién, eventosy
campafas de concientizacién

Fuente: pronéstico del mercado de IQVIA, entrevistas con expertos y analisis
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Colombia

Colombia es un mercado dirigido por el Gobierno con un panorama

todavia en desarrollo en torno a las ER, con necesidades insatisfechas
en cuanto a las politicas y la gestion de las enfermedades

Perspectiva de los responsables del pago: Gasto general en la atencion médica

Gasto

gubernamental 71%

Desembolso
del paciente

Seguro

0,
privado 1%

Programas sociales: programa contribuyente
y programa subvencionado

@ Politicas e iniciativas para las ER

e

Politica de las ER

Fondo protegido para las ER

''''''''''''''''''''''''''''''''''''''''' Gasto gubernamental aproximadamente
: del 100 % en cuanto a las ER

Poblacién con cobertura de
programas de asistencia social:
aprox. 93 %

Poblacién con cobertura de
seguro privado: aprox. 3 %

Desarrollado

En desarrollo

Sistema de registro acelerado de los medicamentos huérfanos -

Reembolso de los medicamentos DCI para las ER

Necesidades insatisfechas
del sistema de tratamiento

Barreras geograficas (es decir, falta
de acceso en las areas rurales)

Instalaciones de diagnéstico y
servicios limitados

Falta de especialistas capacitados

Retraso en el acceso a los
tratamientos

Reembolso limitado para
medicamentos innovadores

‘ Ausente

Programas continuos
de financiamiento

PAG - FUPER:

. Establece alianzas entre los
profesionales de la salud y los centros
de investigacion universitarios

*  Asiste en el diagnéstico de las ER
y la administracién clinica

+ Informa al publico acerca de las ER

Fuente: pronéstico del mercado de IQVIA, entrevistas con expertos y analisis
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Perspectiva de los expertos externos

Recomendaciones de los expertos para la implementacién de programas innovadores de financiamiento.

Los expertos consultados como parte de esta evaluacion propusieron la necesidad de abordar cinco areas
estratégicas en la implementacion de un programa innovador de financiamiento que involucra a un entorno de

varias partes interesadas:

a Conocimiento sobre la enfermedad: el conocimiento deberia centrarse mas alla del aspecto
economico de la enfermedad (por ejemplo, incluido el aspecto psicosocial de la enfermedad).

Perspectiva del paciente: incluye la perspectiva de los pacientes para desarrollar un mensaje
impactante y alinear a las partes interesadas principales (por ejemplo, los responsables del
pago) con respecto a los incentivos o las oportunidades.

Los paises deberan modificar las decisiones en torno al reembolso para mejorar el acceso
a los medicamentos huérfanos:

+ Adoptar una estructura de evaluacion de la tecnologia médica multidisciplinaria
basada en la evidencia y no centrada Unicamente en la rentabilidad.

+ La adopciéon de mecanismos especificos de pago para adaptarse a la alta
incertidumbre en relacion con la eficacia de los medicamentos huérfanosy para
la generacién de datos, como un acuerdo de distribucién de riesgos.

Participacion de las personas e instituciones responsables del pago y de la creacién de
politicas: comunicacién de una voz unificada en conjunto con datos de apoyo (por ejemplo,
un estudio del efecto econdmico y psicosocial de las enfermedades raras) para abrir la
conversacion sobre las soluciones para el financiamiento sustentable.

Soluciones sustentables: garantizar que las soluciones creadas se basen en esfuerzos
continuos y sustentables (por ejemplo: asociaciones que satisfagan el interés colectivoy de
las partes interesadas individuales).
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Conclusion

En todos los paises, las enfermedades raras

presentan multiples desafios para el acceso

de los pacientes a la atencién médica, uno de
los cuales es la falta de financiamiento sustentable. Este
estudio presenta un compilado de valiosas perspectivas
sobre el estado de la cobertura de las ER en los PIMB
que permitira un mayor acceso a los pacientes con
enfermedades. Los resultados muestran que la brecha
actual en el financiamiento de las enfermedades raras es
significativay, si no se toman medidas al respecto, crecera.

La investigacién indica que la mayoria de los PIMB

que formaron parte del estudio tienen un entorno
subdesarrollado para el financiamiento publico de

las enfermedades raras. Es poco comun el reembolso
publico para los costosos medicamentos innovadores
para tratar las enfermedades raras. La cobertura de

los seguros privados para las ER es muy baja en todos
los paises evaluados. Ademas, en la mayoria de los
PIMB son poco comunes |os registros de pacientes y los
sistemas especificos para el registro para el tratamiento
de las enfermedades raras.

&

y el sector privado, sera identificar las soluciones

El desafio para las instituciones y personas
responsables de la creacion de politicasy
las partes interesadas en las enfermedades
raras, como las organizaciones de pacientes

de financiamiento mas adecuadas para su sistema

de salud y las necesidades de la poblacién, asi como

la forma de adoptarlas de manera sustentable.
También es prioridad el desarrollo de evidencias
adecuadas para la priorizacién del financiamiento de
las enfermedades raras y su complementacién con
una guia estratégica acerca de la forma de abordar las
soluciones de financiamiento y subvencion. Ademas,
serd fundamental centrarse en identificar las mejores
practicas y los aprendizajes clave de experiencias
internacionales similares e identificar a los expertos
externos que puedan promover debates con personas
o instituciones clave en la toma de decisiones, con el fin
de crear las soluciones innovadoras necesarias.

Asi mismo, en el caso de los sistemas dirigidos por la
evaluacién de la tecnologia médica en el futuro, las
partes interesadas en el ambito de las enfermedades
raras tendran que colaborar con diversos sistemas de
salud para potenciar las estructuras multidisciplinarias
en la evaluacién de la tecnologia médica y no centrarse
unicamente en la rentabilidad. Por Ultimo, sera
fundamental promover la colaboracién local o regional
del uso compartido de datos de las ER para afrontar

la falta de datos de los pacientes (por ejemplo, el uso
de datos reales para complementar las decisiones de
reembolso basadas en las evidencias).

Todas las diferentes partes involucradas
con las enfermedades raras necesitan
comenzar un didlogo para desarrollar
soluciones de financiamiento sustentables 'y
ofrecer en conjunto un mensaje sélido a las personas
e instituciones responsables del pago y la creacién de
politicas, acerca de la urgencia de reducir la falta de
financiamiento de las ER. La presentacion de evidencias
solidas sobre las brechas de financiamiento, los
informes oficiales y los estudios de impacto sobre la
administracion de las ER y el cuidado de los pacientes
y su familia representaran un papel fundamental en la
catalizacién de las soluciones estratégicas.

“Serd fundamental centrarse
en identificar las mejores
practicas y los aprendizajes
clave de experiencias
internacionales similares
e identificar a los expertos
externos que puedan promover
los debates con personas o
instituciones clave en la toma
de decisiones.”
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