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Resumen ejecutivo

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

pequefo y disperso, por lo que, a menudo, su atencién no se encuentra entre las

mas altas prioridades delos Gobiernos. Historicamente, esto lleva a que a nivel

mundial se destine una parte insuficiente de los presupuestos nacionales para

la atencién médica al tratamiento de las enfermedades raras. Debido a esto, los

desafios relacionados con el financiamiento de las enfermedades raras tienen un

efecto econdmico creciente y continuo en los pacientes, los sistemas de salud y las

economiasy, si no se hace nada al respecto, aumentara aun mas.

Ya que el financiamiento de las ER es un

gran desafio internacional, con significativas

colaboracién entre sistemas de salud para resolver

necesidades insatisfechas, es vital la

las dificultades del desalentador acceso sustentable
al tratamiento. IQVIA y Roche, como sociedad, han
identificado estos desafios que se enfrentan en el
acceso de las ER y los estudios de caso claves con el
fin de ayudar a desarrollar soluciones estratégicas
de financiamiento y aportacién de fondos para el
tratamiento de enfermedades raras.

De forma global, hay varias iniciativas especificas

para afrontar los desafios del financiamiento para

el acceso al tratamiento de las enfermedades raras.
Estas involucran la colaboracién entre la comunidad
de las ER para comprender mejor el panorama de
financiamiento de las ER en los paises, apoyar el
desarrollo de las soluciones de financiamiento, ofrecer
innovacion a la sociedad a un menor costoy, por
ultimo, generar acceso para los pacientes con ER.

Este informe se realizé a solicitud de Roche y se llevé a
cabo una serie de estudios de investigacion con el objetivo
de comprender las caracteristicas de los modelos de
financiamiento disponibles en todo el mundo para el
tratamiento de las enfermedades raras. Con este objetivo,
IQVIAy Roche observaron un subconjunto de 40 paises
distribuidos en todas las regiones: Africa, América del Norte,
Asia-Pacifico (APAC), Europa, Medio Oriente y América
Latina (LATAM). El enfoque principal de la investigacion
fue identificar los modelos financieros que pudieran
aumentar el acceso de los pacientes al tratamiento.

5

Se identificaron varios desafios en muchos paises

Resultados

en torno a la asignacién de fondos, y muchos de

ellos no cuentan con estrategias y leyes solidas que
garanticen el suministro continuo de fondos para las
enfermedades raras. Mediante una estrategia mixta
con la revisién de publicaciones, expertos en cada

pais y entrevistas con expertos en materia de salud,

se identificaron 134 estudios de caso diversos e
internacionales de financiamiento de enfermedades
raras en mas de 40 paises. Se encontré que la mayoria
de las iniciativas de financiamiento se concentran en
Europa y América del Norte, ya que la mitad de los
estudios de caso identificados provienen de paises en
estas regiones. Los casos en APAC y América Latina
representan el 18 % y el 16 %, respectivamente.

En relacién con el alcance y rango de los modelos,
muchos se consideran “pequefios” segun el nUmero de
pacientes y el tamafio del fondo.

1 34 estudios de caso globales de
enfermedades raras en 40 paises

Aproximadamente

el 50%

de los paises
en América del
Norte y Europa

Muchos se consideran
“pequefios” segun el
ndmero de pacientesy
el tamafio del fondo.
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La mayoria de los programas se centran en la

recaudacion de fondos, las donaciones o el acceso
de los pacientes.

centrado
enuna ER
" (enfermedad
rara) Unica Aprox. el
20%
__dirigido a se considera
varias ER innovador

Numero de enfermedades
raras a las que se dirige

Fuente: Combinacion de revisién bibliografica y entrevistas

a expertos

Los resultados muestran que la mayoria de los programas
de financiamiento estan dirigidos a mas de una
enfermedad rara, en los que el 60 % esta dirigido a varias
ERy el 40 % se centra en una ER Unica. En los sistemas de
salud de todos los paises, la mayoria de los programas

se centran en la recaudacién de fondos, las donaciones y
los programas de acceso para los pacientes, y solo aprox.
el 20 % de los programas de financiamiento pueden
considerarse innovadores (por ejemplo: seguros privados,
instrumentos financieros o intervenciones del Gobierno).
Esto indica que, en comparacién con otras enfermedades
no transmisibles (ENT), como las oncolégicas, en el
espectro de las enfermedades raras hay una necesidad
de iniciar modelos de financiamiento mas complejos

para abrir las puertas a nuevas fuentes de fondos que
garantizarian la sustentabilidad de las soluciones.

Sin embargo, hay algunos ejemplos de modelos de
financiamiento que muestran innovacién en la movilizacion
o el acopio de los recursos. Algunos ejemplos incluyen

las alianzas publico-privadas para el acopio de recursos

Por ejemplo, en Escocia, el Nuevo Fondo de Medicina
proporciona acceso a medicamentos huérfanos, de forma

similar al Fondo de Medicamentos para el Cancer en
Inglaterra. Recientemente, Singapur establecié un nuevo
Fondo para las Enfermedades Raras, especificamente para
apoyar a los pacientes con ER. Este fondo aprovecha la
combinacidn de donaciones con la contribucion equivalente
del Gobierno para ayudar a los ciudadanos de Singapur con
enfermedades raras especificas que requieren tratamiento
con medicamentos de alto costo.

El desafio para las instituciones y personas
responsables de la creacidn de politicas y las partes
interesadas en relacién con las enfermedades

raras, como las organizaciones de pacientesy el
sector privado, sera identificar las soluciones de
financiamiento mas adecuadas para su sistema de
salud y las necesidades de la poblacién, asi como

la capacidad de adoptarlas de manera sustentable.
También es prioridad el desarrollo de evidencias
adecuadas para la priorizacién del financiamiento de
las enfermedades raras y complementarlo 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.

Las asociaciones seran fundamentales para la creacién

de programas holisticos centrados en mas de un area

de las enfermedades raras. Los grupos de pacientes, los
proveedores, las ONG, las fundaciones, las empresas de
biotecnologia y las comunidades médicas son quienes
ejercen la mayor influencia en la elaboracién de politicas,
y pueden ser socios potenciales para el aporte de fondos y
la implementacion.

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 bajo

una impresionante presién para satisfacer las necesidades médicas de la poblacién. 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.
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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 ain mas el uso de fondos adicionales para las areas que
previamente carecian de prioridad. El enfoque estara, con mayor probabilidad, en la salud masiva y no en las
opciones terapéuticas dirigidas o individuales. Algunas de estas situaciones no son nuevas para las enfermedades
raras, pero el cambio requerird 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 atencién médica.

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

Introduccion

Panorama general de las enfermedades raras

Una enfermedad rara es aquella que afecta a un pequefio porcentaje de la poblaciéon. No hay un consenso global
en cuanto a la definicién, y esta varia entre regiones y paises. Para este informe, limitamos nuestro alcance a las
enfermedades raras sin apoyo de fuentes adicionales de financiamiento, con lo cual quedan excluidos los canceres
raros, cuyos pacientes se benefician de los fondos para el cancer.

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

Imagen 1: Definiciéon y prevalencia globales de las enfermedades raras

Una enfermedad o un trastorno se define como raro

en Europa en EE. UU.
cuando afecta cuando afecta

<1 en 2,000’ <200,000?

personas personas en cualquier
momento dado

Hay aproximadamente 70003
enfermedades raras conocidas.

Las enfermedades
, Enfermedades
raras afectan a mas A
. raras
pacientes que todos

los tipos de cancer
en conjunto.

Céncer* 128 Mill.
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Un desafio inherente para las enfermedades que afectan Unicamente a un reducido porcentaje de la poblacién es que hay
una mayor complejidad en el financiamiento y los obstaculos para el acceso, en comparacién con las enfermedades mas
comunes. El hecho de tener grupos de pacientes pequefios y dispersos lleva a que las enfermedades raras tengan poca
prioridad para el Gobiernoy, 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 investigacion.

Muchas enfermedades raras no 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

Clasificacion inconsistente y falta de informacion adecuada

+ Estrategia inconsistente 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 fragmentacion 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

* Larentabilidad habitualmente eclipsa a otros elementos como métrica en la toma de
decisiones en el proceso de la evaluacién de la tecnologia médica (HTA, por sus siglas
en inglés).

* Los medicamentos huérfanos tienen pocas oportunidades de reembolso al usar el
criterio de costo por afios 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.

A menudo, la combinacién de estos desafios enfrenta a los pacientes a la eleccion entre la catastrofe econémica o el
abandono del tratamiento.

Es necesaria la colaboracion en todo el sistema de salud para lidiar con estos desafios sistémicos. Por ejemplo, la disposicion
de capacitacion y desarrollo de conocimiento entre el personal médico de primera linea para reconocer las enfermedades
rarasy dirigir a los pacientes a tratamientos eficaces. La incapacidad de abordar las enfermedades raras a un nivel
normativo y sistémico ocasionara el abandono de las personas mas vulnerables de la sociedad, las cuales padeceran una

debilitacién crénica, a menudo desde la infancia, lo cual generara un efecto enorme en las familias y los cuidadores.

En las ultimas dos décadas, muchos paises han tomado medidas para enfrentar los problemas mencionados
anteriormente, pero todavia queda mucho por mejorar. El innovador financiamiento nacional debe sostenerse y
expandirse con el fin de abordar con eficacia estas complejas brechas de financiamiento.
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Resultados del estudio

Paises involucrados en el estudio

Este estudio se centra en la comprensién de las caracteristicas de los modelos innovadores de financiamiento que

se han aprovechado en todo el mundo para aumentar el acceso para las enfermedades raras. Como parte de la

investigacion, se identificaron estudios de caso en mas de 40 paises, como se muestra en la Imagen 2.

Imagen 2: Paises con modelos de financiamiento identificados
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La mayoria de los mecanismos de financiamiento identificados en este estudio se encontraron en América del
Norte y Europa, los cuales representan un poco mas de la mitad de los modelos. El origen de los casos restantes
se puede encontrar en tres bloques, en los que APAC y LATAM tienen un ndimero similar de iniciativas, y el Medio

Oriente en conjunto con Africa tienen menor representacion.

Imagen 3: Desglose de los tipos de programas de financiamiento de las enfermedades raras por region y
nivel de complejidad

Enfermedades no transmisibles

56 19 14 9

Grado de complejidad Arquetipo del programa

Low

+ Operan en modelos

tradicionales de
financiacion de
donaciones

+ Diversificacién de

fondos, tiempo y
capacidad para
implementar
moderada

+ Fondos diversificados,

que requieren
tiempo considerable

» Donacién
* Recaudacién

de fondos

* Programas de

acceso para
pacientes

+ Acuerdos de

reembolso

* Intervenciones

y capacidad para gubernamentales

implementar + Instrumentos
financieros

+ Seguros privados

UE & AN APAC LATAM AFME

La distribucién de la prevalencia de los mecanismos de financiamiento es consistente con los descubrimientos
del informe sobre el entorno y las oportunidades de financiamiento de las enfermedades raras en los paises

de ingresos mediano-bajos (PIMB) acerca del estado de la cobertura de las ER en diez PIMB, donde mostro que
muchas economias en desarrollo comparten multiples desafios relacionados con la administracién de las ER, los
cuales incluyen inversion y priorizacion insuficientes para estas enfermedades. Sin embargo, como se muestra
en laImagen 3, la parte de modelos altamente innovadores como porcentaje del total de los mecanismos de
financiamiento es mas grande en APAC y LATAM.

“Es necesaria la colaboracion en todo el sistema de salud
para lidiar con estos desafios sistémicos. No afrontar las
enfermedades raras a nivel normativo y sistémico ocasionarad
el abandono de las personas mas vulnerables de la sociedad.”

8 | Modelos innovadores de financiamiento para el tratamiento de enfermedades raras. Marzo 2022



Archivo de soluciones de financiamiento
de las enfermedades raras

Para comprender mejor los distintos tipos de programas de financiamiento de las enfermedades raras, el
marco de los modelos innovadores de financiamiento que se presenta en el informe Modelos innovadores
de financiamiento para las enfermedades no transmisibles de alto costo ayuda a describir el financiamiento y
la aportacion de fondos innovadores en funcion del componente del modelo. La imagen 4 presenta los cinco

arquetipos principales.

Como parte de este estudio de investigacién, se cre6 un archivo de enfermedades raras con los 134 diferentes
estudios de caso de financiamiento de enfermedades raras identificados globalmente. Como se ha mencionado,
la mayoria de los estudios de caso se originan en Europa y en América del Norte, y pueden considerarse pocos en
escala (segun el numero de pacientes y el valor de los fondos). La Imagen 5 muestra un desglose visual del tipo de
estudios de caso categorizados segun los arquetipos del programa.

Imagen 4: Desglose de los tipos de programas de financiamiento de las enfermedades no transmisibles

4% 4%
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Figure 5. Los cinco arquetipos de aporte de fondos y financiamiento innovadores

Financiacién mixta
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Seguros privados novedosos

Los planes de seguro ofrecen cobertura para
publicasy sin fines de lucro para aumentar la inversién del productos o servicios que no suelen estar
sector privado en el desarrollo sostenible. Permite a las cubiertos (p. ej.: diagnésticos) o para grupos de
organizaciones con objetivos diferentes invertir en paralelo pacientes a los que no suelen cubrir los seguros
mientras cada una alcanza sus propios objetivos (ya sea privados tradicionales (p. ej.: con enfermedades
rendimiento financiero, impacto social o una mezcla de preexistentes).
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®
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La financiacién participativa de multiples

fuentes es cualquier medio de incentivar

o unir multiples actores (individuos,
empresas u organizaciones sin fines de
lucro) para recolectar fondos. Suele haber
incentivos involucrados para los diferentes
actores (p. ej.: incentivos fiscales para las

empresas privadas y el sector publico).

Subarquetipos: la asistencia mutua, el
aporte de fondos originados en la loteria,
las asociaciones médicas que financian las
obras de caridad, las donaciones vinculadas
con las ventas y de contrapartida, y la
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inclusién tecnoldgica
integrada

Servicios financieros

Los servicios financieros cubren
cualquier medio para permitir
métodos de pago alternativos
para los pacientes (mas alla

del pago directo, seguro o por
reembolso), por adelantado o
una vez hecho el gasto. Estos
servicios, como los créditos o
planes de ahorros, se permiten
a través de los servicios de
tecnofinanzas o bancarios
tradicionales.

Subarquetipos: los servicios

de crédito, las plataformas de
criptomonedas y billeteras para
la atencidn sanitaria, y los planes
de ahorro virtuales o mdviles.
platforms, Mobile health wallets
and savings plans
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La mayoria de los programas identificados para las enfermedades raras se centran en los arquetipos de recaudacion
de fondos, programas de acceso para los pacientes y donaciones, ya que la estructura para el financiamiento de
enfermedades raras sigue en desarrollo en todo el mundo. Solo aproximadamente el 20 % de los programas de
financiamiento identificados pueden considerarse innovadores (por ejemplo: la intervencién del Gobierno), lo que
genera una oportunidad para que los programas innovadores de financiamiento abran las puertas a nuevas fuentes
de fondos para desplegar beneficios para los pacientes con la necesidad de financiamiento.

La innovacién en el financiamiento puede provenir de la creacién de una nueva fuente de fondos o reservas,
la colaboracion con partes interesadas no tradicionales para la formacion de un nuevo mecanismo o el
aprovechamiento de desarrollos tecnolégicos para afrontar el desafio econdmico.

Ademds, observamos quiénes son las principales partes interesadas para la implementacién de modelos de
financiamiento. La Imagen 6 muestra que las organizaciones no gubernamentales (ONG) o los grupos de defensa de
los pacientes (PAG, por sus siglas en inglés) han sido las partes interesadas mas importantes en el lanzamiento de
modelos de financiamiento de las enfermedades raras. Este resultado es de esperarse debido a la alta participaciény
la historia de estas organizaciones en relacién con las campafias de recaudacion de fondos y donaciones. Ademas, el
Gobierno y las empresas farmacéuticas representan un papel fundamental en el disefio y la implementacion de este
mecanismo de financiamiento. El resultado podria generar en el futuro compromisos de varias partes interesadas,
en los que se podrian crear en conjunto programas de financiamiento entre las diferentes partes interesadas en el
fortalecimiento del acceso de los pacientes con ER.

Imagen 6: Partes interesadas clave para la implementacion de los programas de financiamiento
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Estudios de caso de enfermedades raras

Los estudios de caso seleccionados en esta seccion destacan las innovaciones en la recaudaciéon o movilizacion de
recursos para financiar los costos del tratamiento para los pacientes actuales y futuros con enfermedades raras.
Se seleccionaron para exponer las posibilidades de soluciones innovadoras para hacer frente a las brechas de

financiamiento en los paises.

Planes gubernamentales de financiamiento®"’

Estos son programas que buscan proporcionar cobertura financiera a través de prestaciones sociales y colaboraciones
nacionales. Los fondos “especiales” son importantes para financiar las fuentes con el fin de garantizar los
medicamentos para las personas con enfermedades raras. Estos son programas que buscan proporcionar cobertura
financiera a través de prestaciones sociales y colaboraciones nacionales. Los fondos especiales pueden dividirse

a grandes rasgos en fondos privados de beneficencia, fondos locales especiales y fondos nacionales especiales.
Los fondos locales especiales habitualmente cuentan con la direccion de los Gobiernos o las instituciones locales y
tienen la intencién de ser un apoyo adicional mas alla del seguro médico local. Los departamentos gubernamentales
nacionales o las instituciones nacionales establecen fondos especiales nacionales y habitualmente tienen muchos sitios
de proyectos en todo el pais, con cobertura amplia.

4@ Planes gubernamentales de aporte de fondos
1] Fondos nacionales especiales

Singapur

Una asociacién publico-privada para proporcionar apoyo
Fondo de Enfern?edades econdémico a largo plazo a los pacientes con enfermedades raras
Raras (RDF) de Slngapur que requieran tratamientos con medicamentos de alto costo.

@ Disefo y oferta del programa
=

+ PorcadaSGD 1 de donacién publica, el Gobierno triplicara el monto, con lo que
aumentara su impacto

+ Seofrece una deduccién de impuestos del 250 % a las donaciones elegibles

+ Se publica el donante del RDF en el sitio web del KK Women'’s and Children’s
Hospital’s (KKH) para dar un reconocimiento a los donantes del fondo
A

a®a Las principales partes interesadas

*  Ministro de Salud, de Singapur +  Empresas privadas (por ejemplo:
proveedores privados de seguros)

+ Comités nacionales de financiamiento
(por ejemplo, SingHealth) +  Publico general

+  ONG (por ejemplo: Community Chest
de Singapur)

o

E" Resultados
&

- Se han recaudado aproximadamente USD 70 millones hasta la fecha para apoyar a los
niflos con las siguientes enfermedades raras:

* Anomalia en la sintesis de acidos biliares
* Enfermedad de Gaucher

+ Hiperfenilalaninemia

* Enfermedad de Pompe
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Taiwan

4@ Programas de financiamiento del Gobierno
1] Sistema integral de apoyo

Sistema integral de apoyo Desde 2000, Taiwén ha establecido un sistema eficiente para proteger
para las enfermedades y apoyar a los pacientes con enfermedades raras, que ofrece:
raras de Taiwan asistencia legal, social y financiera en relacién con la enfermedad.

@ Disefo y oferta del programa
==

«  Taiwanimplementé la Ley del Control de las enfermedades raras y medicamentos huérfanos (2002) e
introdujo el plan Cuidado y Servicios para las Enfermedades y los Trastornos Genéticos Raros (2007).

+ Las politicas detallan la definicion de las enfermedades raras y establecieron un comité de revision,
centrado en el registro, la prevencion, el diagnoéstico y el tratamiento de las enfermedades raras, la
atencién médica del paciente y la asistencia social, la proteccién legal y el apoyo financiero.

P\ﬁp\ Las principales partes interesadas
*  Ministro de salud y bienestar, Taiwan + Organizaciones de pacientes
«  Comité de enfermedades raras y (por ejemplo: Fundacién de Taiwan

revisién de farmacos para las enfermedades raras)

+ Organismo local de seqguros médicos
o
E" Resultados
E

+ Ha establecido un sistema de apoyo de buen funcionamiento para las enfermedades raras.

« Dentro de los primeros 4 afos, el Seguro Nacional de Salud (NHI, por sus siglas en inglés) cubrié
mas de 140 tipos de enfermedades raras, lo que redujo la carga econémica para el paciente.

« EINHItiene un fondo aparte que utiliza el 24,2 % de los impuestos del tabaco para pagar los
gastos médicos por enfermedades raras y ofrecer asistencia econémica sustentable.

ﬁ@ Planes gubernamentales de aporte de fondos Rumania

Fondos nacionales especiales

Se ha creado un fondo protegido para proporcionar acceso
Fondos protegidos para equitativo y sustentable para las ER y los tratamientos con
las enfermedades raras medicamentos huérfanos, y el cuidado de los pacientes que
en Rumania viven con una enfermedad rara en Rumania.

@ Disefio y oferta del programa
=

*  Un presupuesto dedicado de los fondos del Gobierno federal se asigna actualmente para cubrir
al menos un tratamiento para las 27 enfermedades raras de la lista.

+ Desde 2014, se ha adoptado el Plan Nacional para las Enfermedades Raras, con el fin de
reconocerlas como prioridad en Rumania.

« Sefund6 el Programa Nacional para el Tratamiento de las Enfermedades Raras a través de la
legislacién que aprueba la metodologia de implementacién de los programas nacionales para la
salud publica.

A

a®a Las principales partes interesadas

*  Ministerio de Salud, Rumania + Consejo Nacional de Enfermedades Raras

* Alianza Nacional para las Enfermedades
Raras de Rumania

? Resultados
E

+ Seaseguré la parte designada de cobertura para las ER y el financiamiento para el
tratamiento para la poblacién de Rumania.

«  En 2021, el presupuesto asignado especificamente para el Programa Nacional para
el Tratamiento de las Enfermedades Raras sobrepasara los USD 90 millones.
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Italia

4@ Planes gubernamentales de aporte de fondos
I Fondos nacionales especiales

Italia asigno fondos especiales para medicamentos innovadores
con diversos tipos de sistemas publicos de financiamiento seguin
estado de la autorizacion del mercado para ofrecer a los pacientes

Financiamiento publico

para medicamentos
innovadores en Italia un mayor acceso a los tratamientos para las enfermedades raras.

@ Disefo y oferta del programa
=

«  Elsistema de salud nacional italiano tiene cobertura publica completa financiada principalmente
a través del impuesto corporativo y del impuesto sobre el valor agregado.

+ Elfondo de 5 % de AIFA: La ley nacional permite a los médicos solicitar financiamiento para
medicamentos huérfanos antes de la autorizacion del mercado, aportado por las empresas
(5 % de gastos promocionales)

+  Fondo para medicamentos innovadores: financiamiento para medicamentos huérfanos que
alcanzé designaciones completas de innovacién

A

P Las principales partes interesadas

+  Servicio Nacional de Salud, Italia *  Empresas de atencién médica
* Agencia Italiana de Farmacos (AIFA)

Resultados
E5

« Elfondo 5 % de AIFA se utiliza para reembolsar el costo del tratamiento de los pacientes,
promover la investigacion de las enfermedades huérfanas y mejorar el acceso a los
medicamentos que esperan su introduccién al mercado.

+ 65 % de las solicitudes de financiamiento (82 pacientes) se han beneficiado por un gasto por un
total de EUR 14 millones en 2017.

«  Permite un sistema sustentable de financiamiento para los pacientes con AME para obtener los
tratamientos aprobados, incluido el Spinraza.

4§) Planes gubernamentales de aporte de fondos Italia
I Acuerdos de reembolso

En Italia, Zolgensma se involucré en un modelo innovador
Modelo innovador de de pago, con diferentes acuerdos de acceso, el cual ofrece
pago de Zo|gensma beneficios de reembolso y una posibilidad para una mejor vida
para nifios con AME.

@ Disefio y oferta del programa
=

*  Negociacién de las partes interesadas y el compromiso entre el Gobierno y las empresas farmacéuticas

+ Seincluyé el Zolgensma, terapia génica, en el fondo para medicamentos innovadores en Italia
(financiamiento para medicamentos huérfanos que alcanzé designaciones completas de innovacion).

« Paraapoyar el acceso pediatrico, se utilizé el peso del paciente como el factor de negociacion para
diferentes acuerdos.

» Menos de 13.5 kg: contrato de pago contra resultados
» Entre 13.5y 21 kg: el producto es gratuito a través de un programa de pruebas clinicas

A

P Las principales partes interesadas

« Servicio Nacional de Salud, Italia +  Empresas farmacéuticas y de biotecnologia

« Agencia Italiana de Farmacos (AIFA) [P ez s o)

ok’

? Resultados
E

+ Los acuerdos basados en la categoria de peso permitieron a diferentes grupos de pacientes el
acceso al tratamiento a un precio sustentable, el cual incluye descuentos obligatorios.

*  El suministro de pruebas clinicas gratuitas de Zolgensma permitié la adquisicién de datos
adicionales sobre la eficacia y seguridad en pacientes de mas peso.
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Seguros privados novedosos '3

Las enfermedades preexistentes, como las hereditarias  Los siguientes programas, bajo el arquetipo de los

y las genéticas, habitualmente se excluyen de la seguros privados novedosos, ofrece cobertura integral
cobertura de los seguros privados y, por lo tanto, 0 complementaria para los productos, servicios o

rara vez hay seguros privados disponibles para las grupos de pacientes que habitualmente no tendrian la
enfermedades raras. Las aseguradoras tienen un cobertura de los seguros privados tradicionales. Las
conocimiento limitado acerca de las enfermedades soluciones de los seguros privados novedosos pueden
raras y ven poca demanda de cobertura. Sin embargo, aprovechar una variedad de canales, que incluyen
algunas aseguradoras comienzan a ver la oportunidad los de la tecnologia mévil y minorista, que permite

de ofrecer soluciones disruptivas e innovadoras para la colaboracidn entre las partes interesadas publico-
nuevas areas con altas necesidades insatisfechas. privadas fundamentales.

Seguros privados novedosos

La empresa de seguros InsurTech ZhongAn ofrece un acceso
mas sencillo, mayor cobertura y mas opciones de pago para la
atencion médica de calidad para 121 enfermedades raras.

Seguro ZhongAn para

enfermedades raras

@ Disefio y oferta del programa
=>

* ZhongAn es una aseguradora en linea que proporciona cobertura para
habitos de consumo, economia del consumidor, salud, automotory
turismo, en el mercado chino.

«  Garantizar la colaboracién y el cumplimiento entre las aseguradoras
privadas y el Gobierno

+  El producto de seguro médico individual clave para millones de personas,
Zunxiang 2020, extiende la cobertura a 121 tipos de enfermedades raras,
incluida la hemofilia.

Pxﬁf’\ Las principales partes interesadas
*  Ministerio de Industria y Tecnologia de la Informacién, China

«  Empresas emergentes y compafiias locales de seguros médicos

ke’

E' Resultados
&

*  Proporciona una cobertura econémica personalizada a la poblacién para
enfermedades raras especificas, a través de medicamentos con descuento y
cobertura del efecto del tratamiento.

+ Siserecibe el diagnostico de una enfermedad rara especifica, como hemofilia,
después de la inscripcidn, se cubrirdn los gastos médicos generados.
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Seguro privado complementario

Seguro de salud Un plan complementario localizado que cuenta con un sélido apoyo del
complementario comercial Gobierno y pocas restricciones de inscripcién para ofrecer un seguro
de la ciudad (CSCHI) médico incluyente y mas econémico para los habitantes de la ciudad.

@ Disefio y oferta del programa
=

*  EICSCHI es complementario al sequro médico basico que proporciona el
Gobierno de China.

« Hastala fecha se han lanzado mas de 120 productos de CSCHI,
principalmente enfocados en la cobertura de enfermedades graves.

« Las enfermedades raras estdn mayormente cubiertas dentro del alcance de
los costos médicos de hospitalizacién, sin limite de medicamentos, siempre
que los productos se receten en hospitales publicos locales.

Pxﬁﬂ Las principales partes interesadas

«  Comision Reguladora de Bancos y Seguros de China
+  Gobierno local
+ Entidad local de seguros médicos (por ejemplo: Ping An)

E" Resultados
&

«  En Foshan, Guangdong, los costos médicos de hospitalizacién pueden
asegurarse hasta CNY 1 millén a un precio competitivo.

« Aligerar la carga de los costos médicos adicionales que no cubre el plan
nacional de seguro médico.

« Acceso mas amplio y sencillo a los medicamentos y tratamientos para
varios grupos de pacientes locales (por ejemplo: personas mayores o con
enfermedades preexistentes)
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Comentarios de expertos sobre
la implementacion

Los expertos a los que se consulté como parte del informe de la evaluacion de los PIMB, la cual cubrié el entorno
y las oportunidades de financiamiento en los paises de ingresos mediano-bajos, proporcionaron perspectivas
relevantes para los programas globales. Propusieron abordar cuatro areas estratégicas en la implementacién de

un programa innovador de financiamiento que involucre a un ecosistema de varias partes interesadas:

c 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: las responsables del pago)

acerca de 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.

+ Laadopcion de mecanismos especificos de pago para adaptarse a la alta incertidumbre
en relacion con la eficacia de los medicamentos huérfanos y para la generacion de
datos, como acuerdos de distribucion de riesgos.

Participacion de las personas e instituciones responsables del pago y de la creacion 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) 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 colectivo y de
las partes interesadas individuales)
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Conclusion

En la mayoria de los paises, las diferentes

enfermedades raras tienen desafios

comunes para el acceso de los pacientes a
los tratamientos tan necesitados, uno de los cuales
es la falta de financiamiento sustentable. A través
de la revisién de las publicaciones disponibles y la
realizacidn de entrevistas con las partes interesadas
locales, este estudio recopil6 informacion de mas 130
iniciativas relacionadas con el financiamiento en 40
paises diferentes, lo que constituye, a nuestro saber,
una de las compilaciones mas grandes de este tipo. Esta
coleccion presenta muchas perspectivas valiosas acerca
de las caracteristicas de los mecanismos disponibles
para el financiamiento de las ER y, al mismo tiempo,
puede interpretarse como una respuesta natural a la
brecha de financiamiento que existe actualmente en el
area de las enfermedades raras.

Este estudio descubrié un amplio rango de modelos
de financiamiento, los cuales, en conjunto con el
financiamiento tradicional, pueden tener un gran
efecto en aquellas personas que actualmente no
cuentan con acceso a la atencién adecuada para

las enfermedades raras debido a la costeabilidad.
Sin embargo, a diferencia de las enfermedades no
transmisibles mas prevalentes (por ejemplo: las
oncoldgicas), solo aprox. el 20 % de los programas
de financiamiento identificados pueden considerarse
innovadores, lo que genera una oportunidad para
que los programas innovadores de financiamiento
abran las puertas a nuevas fuentes de fondos con el
fin de desplegar beneficios para los pacientes con la
necesidad de financiamiento e indican que hay mucho
mas por hacer en esta area.

Ya que estos programas por si mismos seran
insuficientes para afrontar la creciente carga de las ER
en todo el mundo, debera implementarse un enfoque
estratégico centrado en la creacién en conjunto entre
las partes interesadas de modelos innovadores de
financiamiento que complementen las iniciativas
gubernamentales a largo plazo, como la obtencion

de atencion médica universal, para garantizar la
sustentabilidad.

Las asociaciones seran fundamentales para la creacion
de programas holisticos centrados en mas de un area
de las enfermedades raras. Los grupos de pacientes,
los proveedores, las ONG, las fundacionesy las
comunidades médicas son quienes ejercen la mayor
influencia en la elaboracion de politicas, y pueden

ser socios potenciales para el aporte de fondos y la
implementacion.

&

raras, como las organizaciones de pacientes y el

El desafio para las instituciones y personas
responsables de la creacién de politicas y
las partes interesadas en las enfermedades

sector privado, sera identificar las soluciones 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 priorizacion del financiamiento de
las enfermedades raras y complementarlo con una
guia estratégica acerca de la forma de abordar las
soluciones de financiamiento y subvenciéon. Ademas,
sera 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.

18 | Modelos innovadores de financiamiento para el tratamiento de enfermedades raras. Marzo 2022



Las asociaciones seran fundamentales

para la creacién de programas integrales

e inclusivos, los cuales pueden estar
centrados en mas de un area de las enfermedades
raras. Los grupos de pacientes, los proveedores, las
ONG, las fundaciones, las empresas de biotecnologia
y las comunidades médicas son quienes ejercen
la mayor influencia en la elaboracién de politicas,
y pueden ser socios potenciales para el aporte de
fondos y la implementacion. La asociacion también
representara un papel clave en la recopilacién y
presentacién de evidencias sdélidas acerca de la carga
de las ERy el efecto de la brecha de financiamiento
para movilizar las medidas que permitan el cuidado
adecuado de los pacientes con ER y sus familias.
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IQVIA (NYSE:IQV) es proveedora lider del mundo

de soluciones avanzadas de analitica y tecnologia,

asi como de servicios de investigacion clinica en

el sector de las ciencias bioldgicas. IQVIA genera
conexiones inteligentes entre todos los aspectos de la
atencion sanitaria mediante sus analiticas, tecnologia
transformadora y fuentes de “big data”, y su extensa
experiencia en el area. IQVIA Connected Intelligence™
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sector de la atencion sanitaria con el fin de ofrecer el
mejor cuidado a cada persona. El Grupo Roche, con
sede en Basilea, Suiza, esta activo en mas de 100 paises
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el mundo.
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https://www.roche.com/
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