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RESUMEN EJECUTIVO

Contexto y objetivos

En estos tiempos de cambios constantes, nuevas innovaciones farmacéuticas y retos para los sistemas
sanitarios, cobra especial importancia la tarea de hacer llegar los medicamentos a los pacientes, promoviendo
la innovacién y sin perder de vista la eficiencia y sostenibilidad del sistema sanitario a largo plazo. Durante los
ultimos afios se han producido cambios significativos en el proceso de evaluacion vy fijacion de precios de los
medicamentos en Espafia, aunque es conveniente analizar las principales fortalezas y debilidades del proceso
para poder seguir mejorando, y asi afrontar el futuro con mayores garantias de éxito.

El objetivo de este proyecto es analizar en profundidad el proceso de evaluacion y financiacion de los
medicamentos en Espafia y en otros paises de la Organizacion para la Cooperacion y el Desarrollo Econdmico
(OCDE) y conocer la vision de los principales agentes del sistema sanitario espafiol sobre el funcionamiento del
sistema, con el fin de ofrecer ideas de mejora, ya sea a partir de buenas practicas internacionales o de la opinién
de stakeholders.

Metodologia
Este proyecto se ha realizado en varias etapas.

1) Definicién del proyecto por el Comité Asesor. Primero, se definié la estrategia y alcance del proyecto, con la
ayuda de un Comité Asesor formado por 9 expertos en la evaluacion y fijacion del precio del medicamento
(Tabla 1). El comité sirvio de guia sobre los puntos en los que enfocar la busqueda de informacion y los paises
a analizar, validando la evidencia encontrada.

I Tabla 1. Composicion del comité asesor

Miguel Angel Calleja Jefe del Servicio de Farmacia, Hospital Universitario Virgen Macarena, Sevilla
Hernandez

Pedro Gémez Pajuelo Ex-Secretario General de la Organizacién Nacional de Trasplantes. Funcionario del Ministerio de Sanidad en excedencia
Jorge Mestre Ferrandiz ~ Consultor e investigador en el &mbito de la economia de la salud. Profesor Asociado en la Universidad Carlos Il de Madrid
Juan Oliva Moreno Catedratico, departamento de Andlisis Econémico de la Universidad de Castilla La Mancha

José Luis Trillo Mata Responsable del Servicio de Farmacia de Area de Salud del Departamento Clinico Malvarrosa Valencia

2) Analisis del proceso en otros paises: revision de literatura. Se revisaron publicaciones cientificas, informes,
paginas weby noticias de prensa, utilizando como motores de busqueda PubMed, Google, fuentes de literatura
gris y paginas web de las distintas agencias de evaluacion de medicamentos, sociedades cientificas e
institutos de investigacion. La revision global se realizé entre julio y diciembre de 2021, aunque posteriormente
se actualizaron algunos puntos. Los principales items a buscar, en base a lo recomendado por el comité,
fueron los siguientes: agentes y procesos; documentacion exigida; caracteristicas de la evaluacion clinica
y economica realizada; participacion del paciente y de las sociedades cientificas; elementos de decision
de precio y reembolso; y acuerdos de financiacion y su seguimiento. Ademas de Espafia, los 13 paises
seleccionados para su andlisis fueron Alemania, Australia, Austria, Canada, Corea del Sur, Escocia, Francia,
Inglaterra, Italia, Japon, Paises Bajos, Portugal y Suecia. El comité revisé en profundidad la informacion de
cada pais, y contribuyé a redactar la version final del informe.
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3) Andlisis de la vision de los distintos agentes nacionales: cuestionario. Con la ayuda del comité asesor, se
disefid un cuestionario para recabar la opinién de distintos agentes del sistema sanitario espafiol sobre el
proceso de evaluacion y financiacion de medicamentos en Espafa. El cuestionario aglutind un total de 50
preguntas de diagndstico de la situacion actual y potenciales acciones de mejora. Aunque la muestra no fue
representativa ni aglutiné a todos los tipos de agentes del sistema, a la encuesta contestaron un total de
49 personas, representando a 32 agentes distintos, siendo el subgrupo mas numeroso de respondedores
(45%) el de representantes de sociedades cientificas o colegios profesionales (Tabla 2).

Tabla 2. Distribucion de los agentes y personas participantes en la encuesta, por subgrupo

Autoridades sanitarias 22% 14%
Sociedades cientificas y colegios profesionales 1 34% 22 45%
Asociaciones de la industria farmacéutica 5 16% 7 14%
Agencias HTA y economistas de la salud 4 13% 7 14%
Asociaciones de pacientes 5 16% 6 12%
TOTAL 32 100% 49 100%

El proceso de evaluacion y financiacion en Espaia

La evaluacion y financiacion de los nuevos medicamentos es un proceso complejo, que requiere todo un marco organizativo y
cooperacion entre diferentes actores. En este apartado se exponen las principales caracteristicas y etapas en dicho proceso
en nuestro pais.

Agentes y proceso

Una caracteristica del modelo espafiol es el reparto de responsabilidades. La Agencia Espafiola del Medicamento y Productos
Sanitarios (AEMPS) se encarga de la autorizacion de comercializacion y la Direccion General de Cartera Comdn de Servicios
del Sistema Nacional de Salud y Farmacia (DGCCSSNSF) junto con otros agentes, evalda y participa en el procedimiento para
determinar su inclusion en el conjunto de los medicamentos financiables por el SNS.

A partir de la documentacion aportada por el laboratorio comercializador y las evaluaciones realizadas, la DGCCSSNSF vy el
laboratorio entran en un proceso de negociacion, cuyo resultado, a veces acordado y a veces no, es remitido a la Comisién
Interministerial de Precios de Medicamentos y Productos Sanitarios (CIPM), que adopta la decisién sobre la financiacion (y,
en tal caso, fija el precio maximo autorizado) del medicamento. Finalmente, la DGCCSSNSF, mediante resolucién, comunica al
interesado la decisién de la CIPM (Figura 1).
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I Figura 1. Proceso de fijacion de precio y financiacion de los medicamentos en Espaiia

Inicio del procedimiento Estudio del expediente Negociacion entre la DGCCSSNSF Reunién de la CIPM y
entre el laboratorio y la y el laboratorio resolucion final de la
DGCCSSNSF DGCCSSNSF

Fuente: AlReF (2019)

DGCCSSNSF: Direccion General de Cartera Comun de Servicios del Sistema Nacional de Salud y Farmacia
CIPM: Comision Interministerial de Precios de Medicamentos y Productos Sanitarios

La evaluacion de los medicamentos se basa en el Informe de Posicionamiento Terapéutico (IPT), un
documento elaborado por REvalMed, una red de evaluacion formada por la DGCCSSNSF y expertos en
evaluacion de la AEMPS y las CCAA. Los IPT ofrecen una evaluacién terapéutica y econémica comparativa
de los medicamentos, con objeto de disponer de informacion relevante, basada en la evidencia cientifica,
del posicionamiento que el nuevo medicamento, o su nueva indicacion, ocupa frente a las alternativas
terapéuticas, farmacoldgicas o no, existentes. En 2020 se plante6 una reforma de los IPT para priorizar los
mas urgentes, incorporar la evaluacion econémica y reducir los tiempos de la evaluacién. En mayo de 2022 el
Ministerio de Sanidad ha publicado un documento en el que se concreta que las evaluaciones son realizadas
por 143 expertos de 18 especialidades diferentes (66% farmacéuticos y 7% hematdlogos). Segun el origen
de los profesionales, Castilla la Mancha (13%) y Catalufia (11%) son las CCAA que mas expertos aportan a
REvalMed.

Evaluacion clinica

Paralaevaluacion clinica del medicamento se exponen las caracteristicas del farmacoy otros aspectos relevantes
de la administracion, duracion del tratamiento y autorizacion. Se evalua el valor de su beneficio terapéutico
0 su relevancia para la practica clinica frente a los tratamientos disponibles, en base a las variables clinicas
finales de los ensayos que las hayan estudiado (morbilidad o mortalidad), o a variables clinicas subrogadas y/o
intermedias u otras variables que puedan resultar importantes. También se tienen que tener en cuenta los Afios
de Vida Ajustados por Calidad (AVAC).

Evaluacion econdomica

La ultima reforma de los IPT incorpora la evaluacion econémica como uno de los pilares en los que se basa
el posicionamiento de los medicamentos. Este apartado es realizado por el equipo de evaluacion farmaco-
econdmica de REvalMed, siguiendo la metodologia establecida por el Grupo GENESIS. El tipo de evaluacion
econdmica es escogido en funcion de la evidencia disponible, ya sea andlisis coste-utilidad, coste-efectividad o
minimizacion de costes.

Cabe sefialar que en Espafia no existe un umbral de coste-efectividad oficialmente definido, si bien existen
diversos estudios que analizaron las decisiones de financiacion, extrayendo umbrales implicitos de disponibilidad
a pagar de entre 4.585 y 171.476€ por AVAC ganado. Uno de los estudios més referenciados sitda el umbral
entre 22.000€ y 25.000€. Ademas de la evaluacion econdémica, se debe presentar un andlisis de impacto
presupuestario a partir de la estimacion de la poblacion diana.
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Participacion del paciente

En Espafia, los pacientes participan en el proceso de evaluacion del medicamento, aportando sus comentarios y
alegaciones al primer borrador del IPT. Estos comentarios son enviados al equipo evaluador correspondiente, ya
sea el equipo de evaluacion terapéutica o el equipo de evaluacion farmaco-econémica, para la actualizacion del
IPT, antes de continuar con la siguiente fase del mismo. No se dispone de informacion sobre el grado de impacto
de estos comentarios, ya que el texto final es adoptado por el Grupo Coordinador.

Elementos de decision de precio y financiacion

En Espafia, la decision de precio y financiacion se sustenta en varios elementos, que sirven de ayuda a la hora
de realizar una resolucion final. Segun la normativa vigente (articulo 92 del RD legislativo 1/2015), la inclusion de
medicamentos en la financiacion del SNS se realiza teniendo en cuenta los siguientes seis criterios:

a) Gravedad, duracion y secuelas de las distintas patologias para las que resulten indicados.
b) Necesidades especificas de ciertos colectivos.

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

d) Racionalizacién del gasto publico destinado a prestacion farmacéutica e impacto presupuestario en el
Sistema Nacional de Salud.

e) Existencia de medicamentos u otras alternativas terapéuticas para las mismas afecciones a menor precio o
inferior coste de tratamiento.

f) Grado de innovacion del medicamento.

Por su parte, para establecer el precio de los medicamentos y su financiacion se consideran los precios de las
terapias alternativas.

Acuerdos de financiacion y su seguimiento

El proceso de negociacion de precio y financiacion puede verse condicionado por diferentes acuerdos de
financiacion, con la finalidad de dar un mayor acceso al medicamento, como pueden ser la fijacion de techos de
gasto, el coste maximo por paciente, los acuerdos de riesgo compartido, el pago por resultados o los precios
variables en funcién del volumen de compra.

Desde el afio 2019, Espafia cuenta con un sistema denominado Valtermed, cuyo objetivo es disponer de
informacion optima para la adecuada toma de decisiones en la gestién macro, meso y micro de la prestacion
farmacéutica de determinados medicamentos de alto impacto, determinando su valor terapéutico en la practica
clinica real. De igual manera, algunos de los acuerdos alcanzados en la CIPM establecen un control del gasto
del medicamento analizado mediante la plataforma de seguimiento para el abastecimiento de medicamentos
en el mercado nacional (Seguimed).

El proceso de evaluacion y financiacion en paises de nuestro entorno

En este apartado se expone, de manera resumida, las principales caracteristicas de cada uno de los paises
analizados, con el fin de extraer buenas practicas internacionales.
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I Alemania

® Agentes participantes: Gemeinsame Bundesausschuss (G-BA), Institut fur Qualitdt und Wirtschaftlichkeit
im Gesundheitswesen (IQWIG), Spitzenverband Bund der Krankenkassen (GKV-SV)
® Separacion de los procesos: Evaluacion clinica y econémica separada de la fijacion de precio
® Tiempo total del proceso: Disponibilidad casi inmediata durante el primer afio, tras el cual se evalla el
medicamento si se presupone mas de 1 millén de euros de impacto presupuestario (360 dias)
@ Participacion del paciente: Como apoyo en los comités de evaluacion
® Evaluacion clinica: Escala de medicion del beneficio clinico
® Tipo de evaluaciones econémicas: No se usa evaluacion econémica, sino frontera de eficiencia
Comparador: Tratamiento utilizado en la practica habitual
Perspectivas permitidas: Financiador (principal) y social (principal)
©® Elementos de fijacion de P&R: Sistema de precios de referencia, valor terapéutico, impacto
presupuestario y frontera de eficiencia

A DESTACAR

«/ Comercializaciéon automatica inicial del farmaco sin evaluacion previa durante el primer aho

v Utilizacién de la frontera de eficiencia para tomar la decision de precio y reembolso

v Los medicamentos huérfanos no estan obligados a demostrar beneficio terapéutico adicional si
no superan un gasto anual de 50 millones de euros

z .
o *N « . [ Australia

Agentes participantes: Pharmaceutical Benefits Advisory Committee (PBAC)
Separacion de los procesos: No
Tiempo total del proceso: 140-154 dias
Participacion del paciente: Con representacion y como apoyo en los Comités
Evaluacion clinica: Utilizacion de sistemas multi-atributo basados en los resultados reportados por los
pacientes y anclados a los AVAC
Tipo de evaluaciones econémicas: Coste-efectividad, coste-utilidad y minimizacion de costes
Comparador: Terapia a la que sustituye
Perspectivas permitidas: Financiador (principal) y social (adicional)
® Elementos de fijacion de P&R: Alternativas en el pais, precio basado en el valor, equidad en el acceso,
gravedad de la patologia, valor terapéutico, impacto presupuestario, coste-efectividad, cuestiones de
salud publica, asequibilidad para el paciente en ausencia de financiacion publica y capacidad de dirigir la
terapia hacia los pacientes que mas se beneficien

A DESTACAR

« Pais pionero en realizar evaluacion econémica

«/ Permite comenzar la evaluacion sin una aprobacion de comercializacion

v Proceso diferenciado para MMHH

¢ Incorporacion de PROM al proceso de evaluacién

v Disponibilidad publica de los informes detallados de evaluacién del medicamento y las razones
de suinclusién en el PBS
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® Agentes participantes: Heilmittel-Evaluierungs-Kommission (HEK) y Preiskommission

@ Separacion de los procesos: Evaluacion clinica y econdmica separada de la fijacion de precio

® Tiempo total del proceso: No disponible

@ Participacion del paciente: No

® Evaluacion clinica: Evaluacion farmacologica dividida en 8 grados de innovacion. Clasificacion de la
evaluacion clinica/terapéutica en 6 niveles

® Tipo de evaluaciones econémicas: Coste-beneficio y minimizacion de costes
© Comparador: Tratamiento utilizado en la practica habitual
O Perspectivas permitidas: No disponible

® Elementos de fijacion de P&R: Cesta de referencia externa, alternativas disponibles en el pais, precios
basados en valor y valor terapéutico

A DESTACAR

v Sistema de “cajas” para el reembolso de medicamentos
v Entrada rapida de terapias en espera de obtener financiacion (caja roja)
v Utilizacién de bases de datos para contener el gasto sanitario hospitalario y farmacéutico

1+ D

® Agentes participantes: Canadian Agency For Drugs And Technologies In Health (CADTH), Patented
Medicine Prices Review Board (PMPRB) y pan-Canadian Pharmaceutical Alliance (pCPA)

® Separacion de los procesos: Evaluacion clinica y econdmica separada de la fijacion de precio

® Tiempo total del proceso: 186-201 dias

® Participacion del paciente: Con representacion y como apoyo en los Comités

@ Tipo de evaluaciones econémicas: Coste-efectividad, coste-utilidad y minimizacion de costes
© Comparador: Tratamiento utilizado en la practica habitual
O Perspectivas permitidas: Financiador (principal) y social (adicional)

® Elementos de fijacion de P&R: Cesta de referencia externa, alternativas en el pais y precio basado en el
valor, impacto presupuestario y coste efectividad

A DESTACAR

+ Uno de los paises pioneros en utilizar evaluacion econémica

v Utilizacién de un algoritmo para diferenciar evaluaciones de farmacos oncolégicos de no
oncoldgicos, plasmaticos e innovaciones singulares del resto de medicamentos

+ Publicacion de los informes técnicos de evaluacién en la web del CATDH

10
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Q\.:,'," I Corea del Sur

® Agentes participantes: National Health Insurance Service (NHIS), Health Insurance Review and

Assessment Service (HIRA) y Drug Benefit Coverage Assessment Committee (DBCAC)

Separacion de los procesos: Evaluacion clinica y econdmica separada de la fijacion de precio

Tiempo total del proceso: 240-360 dias

Participacion del paciente: Con representacion y como apoyo en los Comités

Tipo de evaluaciones economicas: Coste-efectividad, coste-utilidad y minimizacion de costes

© Comparador: No disponible

O Perspectivas permitidas: Financiador

©® Elementos de fijacion de P&R: Cesta de referencia externa, alternativas en el pais, precio basado en el
valor, gravedad de la patologia, valor terapéutico, necesidades no cubiertas, impacto presupuestario,
coste efectividad y cuestiones de salud publica

A DESTACAR

+/ Permite comenzar la evaluacion sin una aprobacion de comercializacion

v/ Se exime a determinados farmacos oncolégicos y huérfanos de la necesidad de un proceso de
evaluacion econémica

v Sistema de monitorizacién de prescripcion y dispensacion de farmacos ambulatorios en tiempo
real, que evita el uso inapropiado de medicamentos y reduce costes al sistema

DX | Escocia g
N
@ Agentes participantes: Scottish Medicines Consortium (SMC)
® Separacion de los procesos: No
® Tiempo total del proceso: 126 dias
©® Participacion del paciente: Como apoyo en los comités y de forma mas activa en el proceso PACE
® Tipo de evaluaciones econémicas: Coste-utilidad y minimizacion de costes
© Comparador: Tratamiento utilizado en la practica habitual
O Perspectivas permitidas: Financiador (principal) y social (adicional)
©® Elementos de fijacion de P&R: Precio basado en el valor, acuerdos con la industria, valor terapéutico,
necesidades no cubiertas, innovacion, impacto presupuestario y coste efectividad

A DESTACAR

v Utilizacién del Horizon scanning para anticiparse a las futuras nuevas terapias

v/ Proceso ordenado con participacion de distintos agentes con voz, pero sin voto

v Especificacion de los modificadores del umbral de coste-efectividad

v/ Modelo de acceso a terapias ultra-raras centrado en el valor mostrado en la practica clinica real

11
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® Agentes participantes: Commission de la Transparence (CT), Commission d'évaluation économique et de
santé publique (CEESP) y Comité économique des produits de santé (CEPS)
® Separacion de los procesos: Evaluacion clinica, evaluacién econdémica vy fijacién de precio en procesos
separados
® Tiempo total del proceso: 180 dias
@ Participacion del paciente: Con representacion y como apoyo en los Comités
@ Evaluacion clinica: Categorizacion del beneficio clinico real del medicamento en 5 niveles y del beneficio
clinico del producto en 4 niveles
® Tipo de evaluaciones econémicas: Coste-utilidad y minimizacion de costes
Comparador: El clinicamente relevante
Perspectivas permitidas: Colectiva (principal) y financiador (adicional)
® Elementos de fijacion de P&R: Cesta de referencia externa, alternativas en el pais, precio basado en
el valor, gravedad de la patologia, valor terapéutico, necesidades no cubiertas, innovacion, impacto
presupuestario y coste efectividad

A DESTACAR

+/ Comunicaciodn fluida desde el inicio del proceso con la industria

v Participacion de la industria en el Comité de fijacién de precio

v Elevado grado de trasparencia, con la publicacién de conflictos de interés de los Comités/Comisiones
v/ Consideracion explicita del MCDA como un enfoque de ayuda a la decision

I Inglaterra

©® Agentes participantes: National Institute for Health and Care Excellence (NICE) y National Health Service (NHS)
® Separacion de los procesos: Evaluacion clinica y econédmica separada de la fijacion de precio
® Tiempo total del proceso: Disponibilidad casi inmediata durante el primer afio. Después tiempo de la
evaluacion: 290 dias
@ Participacion del paciente: Con representacion y como apoyo en los Comités
@ Tipo de evaluaciones econémicas: Coste-efectividad, coste-utilidad, coste-beneficio y minimizacion de
costes
Comparador: Todos los potencialmente relevantes
Perspectivas permitidas: Financiador (principal) y social (adicional)
® Elementos de fijacion de P&R: Precio libre, basado en el valor, acuerdos con la industria, impacto
presupuestario y coste efectividad

A DESTACAR

v Utilizacién explicita de un umbral coste-efectividad

v/ Transparencia sobre los aspectos discutidos durante la elaboracidn de las evaluaciones
v Justificacion de los criterios tenidos en cuenta para la aprobacion de financiacion

v Participacion abierta a todos los agentes implicados en el proceso de evaluacion

v Acceso y precio libre una vez recibida la autorizacion de comercializacion

« Claridad del proceso y de las responsabilidades de las partes implicadas

12
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Agentes participantes: Agenzia Italiana del Farmaco (AIFA)

Separacion de los procesos: Evaluacion clinica y econdmica separada de la fijacion de precio

Tiempo total del proceso: 180 dias

Participacion del paciente: Como apoyo en los Comités

Evaluacion clinica: Algoritmo de innovacion basado en las necesidades médicas no cubiertas, el valor
terapéutico afiadido y la calidad de la evidencia

Tipo de evaluaciones econémicas: Coste-efectividad, coste-utilidad, coste-beneficio y minimizacién de
costes

Comparador: Tratamiento utilizado en la practica habitual
Perspectivas permitidas: Financiador (principal) y social (adicional)
©® Elementos de fijacion de P&R: Precio basado en el valor, acuerdos con la industria, valor terapéutico,
necesidades no cubiertas, innovacion, impacto presupuestario, contribucion a programas de
investigacion y calidad de la evidencia

A DESTACAR

v Algoritmo de innovacién farmacéutica en base a las necesidades médicas no cubiertas, el valor
terapéutico afadido y la calidad de la evidencia

v Fondos especificos para financiar medicamentos innovadores y/u oncoldgicos

v Acuerdos innovadores de financiacién ligados a mecanismos obligatorios de seguimiento

v Gran desarrollo en el sistema de informacién y monitorizacién de los medicamentos

¢ EI»

Agentes participantes: Consejo Médico Central del Seguro Social (Chuikyo)
Separacion de los procesos: No
Tiempo total del proceso: 450-540 dias
Participacion del paciente: No
Tipo de evaluaciones econdmicas: Coste-utilidad y minimizacion de costes
Comparador: Terapia a la que sustituye
Perspectivas permitidas: Financiador (principal) y social (adicional)
® Elementos de fijacion de P&R: Cesta de referencia externa, alternativas en el pais, precio basado
en el valor, valor terapéutico, innovacion, coste efectividad y sistema de primas dependiendo de las
caracteristicas del medicamento (pediatricos, huérfanos y otros)

A DESTACAR

v Sistema de primas para definir el precio de la terapia, en funcién de distintos parametros

v Sistema de umbrales explicitos de coste-efectividad para modular precios, con mayores umbrales
para medicamentos de especial consideracion

« Prima de precio para los medicamentos con I+D realizada en Japdn y que se hayan aprobado en
Japon antes que en otros paises (Sakigake)

v Sistema nacional de monitorizacién de datos de ensayos clinicos para favorecer el acceso
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EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

I Paises Bajos

® Agentes participantes: Zorginstituut (ZIN), Wetenschappelijke Adviesraad (WAR) y Ministerie van
Volksgezondheid, Welzijn en Sport” (VWS)

Separacion de los procesos: No

Tiempo total del proceso: 162-257 dias

Participacion del paciente: Como apoyo en los Comités

Evaluacion clinica: Basado en 5 criterios definidos (beneficio terapéutico, eventos adversos, practica
clénica, aplicabilidad y conveniencia) y medicina basada en la evidencia

Tipo de evaluaciones econdémicas: Coste-utilidad y minimizacion de costes

Comparador: Tratamiento utilizado en la practica habitual

Perspectivas permitidas: Social (principal) y financiador (adicional)
©® Elementos de fijacion de P&R: Cesta de referencia externa, precio basado en el valor, equidad en el
acceso, gravedad de la patologia, valor terapéutico, impacto presupuestario, sostenibilidad del sistema,
coste efectividad, carga de la enfermedad, justicia e igualdad

A DESTACAR

v Integracion sistematica de elementos sociales en las decisiones

v Sistema piloto para agilizar el acceso a terapias innovadoras mediante evaluaciones paralelas

v Trasparencia en el proceso y en los criterios utilizados en las decisiones

v Utilizacién de umbrales de coste-utilidad segtin carga de la enfermedad

v Utilizacién de un proceso que integra el MCDA y el “accountability for reasonableness” en la fase
de determinacidn de las consecuencias sociales

+' Implementacién de un programa sistematico de re-evaluacion de la eficiencia del sistema
sanitario

8. I Portugal

® Agentes participantes: Comissédo de Avaliagdo de Tecnologias de Salde (CATS), Diregdo de Avaliagdo
das Tecnologias de Saude (DATS) y Autoridade Nacional do Medicamento e Produtos de Saude
(INFARMED)

Separacion de los procesos: Evaluacion clinica y econdmica separada de la fijacion de precio

Tiempo total del proceso: 180 dias

Participacion del paciente: Como apoyo en los Comités

Evaluacion clinica: Fundamentada en 5 criterios, que son eficacia y seguridad, incertidumbre sobre los
resultados, relacion entre los resultados presentados y la probabilidad de que se demuestren también en

la practica clinica habitual, evaluacion riesgo-beneficio y de calidad de la evidencia
® Tipo de evaluaciones econémicas: Coste-utilidad y minimizacion de costes
Comparador: Todos los potencialmente relevantes
Perspectivas permitidas: Financiador
® Elementos de fijacion de P&R: Cesta de referencia externa, precio basado en el valor, valor terapéutico,
innovacion, impacto presupuestario, y coste efectividad
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A DESTACAR

v/ Transparencia, aunque parcial, del proceso y los resultados de la evaluacidn clinica y econémica,
con indicadores de seguimiento

v Orientaciones metodoldgicas bien definidas en cuanto a documentacién exigida, y realizacién de
la evaluacion clinica y econémica

v/ Reevaluacién sistematica de los medicamentos post financiacion

® Agentes participantes: Tandvards- och ldkemedelsférmansverket (TLV), Folkhdlsomyndigheten, Statens
beredning fér medicinsk och social utvérdering (SBU)

® Separacion de los procesos: No disponible

® Tiempo total del proceso: 180 dias

@ Participacion del paciente: Como apoyo en los Comités

® Tipo de evaluaciones econémicas: Coste-utilidad y minimizacion de costes
© Comparador: Tratamiento utilizado en la practica habitual
© Perspectivas permitidas: Social

® Elementos de fijacion de P&R: Precio basado en el valor, solidaridad, equidad en el acceso, gravedad de
la patologia y coste efectividad

A DESTACAR

v Pais pionero en realizar evaluacién de tecnologias sanitarias

«" No utiliza sistemas de precio de referencia internacionales

v Inclusién de criterios sociales en las decisiones, como el de valor humano y la necesidad

« Evaluacion econémica desde la perspectiva social, usando el enfoque del capital humano para
cuantificar las pérdidas de productividad laboral

+" Cumplimiento de plazos estipulados en los procesos de evaluacion
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EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

Situacion actual y avances en Espana: analisis de los resultados de la encuesta

En este apartado se analizan las respuestas sobre el proceso de evaluacion y financiacion de los medicamentos
en Espafia recabadas a través de una encuesta a distintos agentes del sistema, la cual fue respondida por un
total de 49 agentes de cinco perfiles distintos.

Figura 2. En general, ;considera que deberian realizarse modificaciones en la forma de evaluar los
medicamentos innovadores en Espaia?

61% @ Si, se necesitan diversas reformas urgentes cuanto antes
31% @ Si, se necesita pensar en algunas reformas en el largo plazo
6% ® No, el actual sistema es adecuado

2% ® Mis conocimientos no me permiten responder a la pregunta

La gran mayorfa de agentes consultados (més del 90%) considera que se deberia reformar la evaluacion
de medicamentos innovadores en Espafia: un 61% considera que las reformas deberian ser urgentes,
mientras que un 31% cree que se necesitan algunas reformas a largo plazo y tan solo el 6% ha valorado
que el sistema actual es adecuado.

Figura 3. En general, ;considera que deberian realizarse modificaciones en la forma de establecer el
precio y la financiacion piblica de los medicamentos innovadores en Espaiia?

57% @ i, se necesitan diversas reformas urgentes cuanto antes
29% ® Si, se necesita pensar en algunas reformas en el largo plazo
8% ® No, el actual sistema es adecuado

6% ® Mis conocimientos no me permiten responder a la pregunta

Del mismo modo, la mayoria de entrevistados (86%) considera que se necesitan reformas en la forma de
establecer el precio y la financiacién publica de los medicamentos innovadores en Espafia. En concreto,
un 57% de los agentes opina que las reformas deberian realizarse de forma urgente, mientras que un
29% refiere que se requieren modificaciones, pero mas bien a largo plazo.
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Segun los consultados, los agentes que deberian participar en el proceso de evaluacion de un nuevo
medicamento en Espafia son los clinicos, el Ministerio de Sanidad y las sociedades cientificas, y, en menor
medida, representantes de las asociaciones de pacientes y de las CCAA. Por otro lado, en el proceso de fijacién
de precio y financiacion, todos los entrevistados opinan que el Ministerio de Sanidad debe ser uno de los agentes
participantes en el proceso, y en menor medida los representantes de las CCAA, el Ministerio de Hacienda y la
industria farmacéutica.

Figura 4. Retos en el proceso de evaluacion y financiacion de medicamentos innovadores en el SNS
(siendo 0 la minima importancia y 10 la maxima) (puntuacion promedio)

Incertidumbre en la medicién del beneficio clinico y/o efectividad - [ A NN
poce agidad s verpos I I
Falta de transparencia de los procesos [ A
Falta de recursos humanos para la ejecucién del proceso w
Falta de eficiencia del proceso [N NN ™
Falta de equidad en el acceso a los tratamientos w
Exceso de voluntarismo y déficit de profesionalizacion en los procesos evaluativos [ AANNNNEREA DG ™
Falta de recursos econémicos para la ejecucion del proceso “
ccesode oo [
pepecto requitors T
Falta de gobernanza en la toma de decisiones w
Legitimidad de las decisiones [ AN
Duplicidad de evaluaciones w
Falta de gufas explicitas sobre evaluacién econsmica [ I
65

Falta de liderazgo politico

Para los agentes entrevistados, los retos mas importantes en el proceso de evaluacion y financiacion de
medicamentos innovadores son la incertidumbre en la medicion del beneficio clinico, la escasa agilidad
de tiempos y la falta de transparencia en los procesos.

Figura 5. ¢Cree que debe existir una separacion entre los procesos cientifico-técnicos (evaluacion) y
las decisiones de gestion/politicas (fijacion de precio y financiacion)?

39% @ Si, debe existir una separacion clara entre la evaluacion de un
medicamento y la decisién de precio y financiacion

24% ® Si, aunque puede dar lugar a problemas de concordancia entre ambos
procesos

6% ® No, porque las desventajas superan a los beneficios

31% No, en ningun caso la evaluacion y el establecimiento del precio y la
financiacion deben separarse en dos procesos diferenciados

EI39% de los consultados cree que deberfa existir una separacion clara entre el proceso cientifico-técnico
de evaluacion y la decision de financiacion de medicamentos, mientras que un 24% estd a favor de dicha
separacion, si bien cree que puede dar lugar a inconsistencias entre ambos procesos.
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EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

I Figura 6. ;Qué opina sobre los actuales tiempos del proceso de evaluacion y financiacion de las
terapias innovadoras en espaia?

Proceso de Proceso
evaluacion de fijacion
de precio y
financiacion
67% ® Son demasiado largos, con importantes cuellos de botella que 61% ® Son demasiado largos, con importantes cuellos de botella que
hay que solventar hay que solventar
23% ® Son razonables, pero tendriamos que tratar de recortarlos 27% ® Son razonables, pero tendrfamos que tratar de recortarlos
2% ® Son razonables, dada su casuistica 12% @ Mis conocimientos no me permiten responder a la pregunta

8% @ Mis conocimientos no me permiten responder a la pregunta

Para la mayoria de los consultados (67 %), los actuales tiempos de evaluacion de las terapias innovadoras
en Espafia son demasiado largos, con importantes cuellos de botella que hay que solventar, mientras que
un 23% refiere que los tiempos son razonables, pero que se deberian intentar acortar. Solo un 2% opina
que los tiempos son razonables, dada su casuistica.

Cuando se les pregunta sobre los tiempos de las decisiones de fijacion de precio y financiacion, el
porcentaje de agentes que opina que son demasiado largos se reduce ligeramente, hasta el 61%, mientras
que para el 27% estos tiempos son razonables, pero se deberian tratar de acortar. En este caso, ningun
agente opind que son razonables, dada su casuistica, y la proporcion que alegd que sus conocimientos
no le permitian opinar en dicha cuestion subi6 hasta el 12%.

Figura 7. Grado de acuerdo con los siguientes puntos relativos a la evaluacion clinica de los
medicamentos (siendo 0 el minimo y 10 el maximo) (puntuacién promedio)

El proceso debe seguir gufas/procedimientos publicos avalados
por la comunidad cientifica

Se debe clasificar la calidad de la evidencia mostrada por el medicamento

El valor terapéutico del farmaco debe categorizarse en base a diferentes niveles de valor

terapéutico afiadido sobre las alternativas disponibles “

La necesidad médica que viene a cubrir el medicamento debe ordenarse mediante una
matriz que estipule diferentes niveles de necesidades no cubiertas en el SNS

Se debe llegar a una decision consensuada entre la industria y los entes evaluadores para
la eleccion del comparador

En relacion con el proceso de evaluacion clinica de los medicamentos, los agentes consultados priorizan
gue se sigan gufas o procedimientos publicos avalados por la comunidad cientifica y, en menor medida,
clasificar la calidad de la evidencia mostrada por el medicamento y categorizar el valor terapéutico del
farmaco en diferentes niveles sobre las alternativas disponibles.
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Figura 8. {Qué opina sobre el papel de la evaluacion econémica (grado de eficiencia o coste-
efectividad) a la hora de informar las decisiones sobre establecimiento del precio y financiacion de
un nuevo medicamento?

\

8% @ Debe ser el criterio fundamental sobre el que basar la decisién

57% @ Debe ser un criterio importante sobre el que basar la decision

19% ® Debe ser solo un criterio més con el que tomar la decisién
10% © Depende del tipo de medicamento evaluado

2% ® No debe tener un papel importante en la decisién

2% © No debe tener ningun papel en la decisién

2% @ Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Para el 57% de los agentes, la evaluacion econdmica debe ser un criterio importante sobre el que basar la
decision de precio y financiacion de un nuevo medicamento, mientras que para un 8% debe ser el criterio
fundamental, para el 19% deben ser solo un criterio méas y para el 4% no debe tener un papel relevante en
la decision.

Figura 9. ;Como cree que deberian evaluarse los medicamentos dirigidos a enfermedades raras en
Espaina?

53% @ Mediante el mismo proceso que el resto de medicamentos, aunque con
ciertas reglas distintas

39% @ Con un proceso diferenciado de evaluacién y un comité ad hoc para
evaluar y fijar el precio de estas terapias

2% ® Con distincion entre los propios medicamentos
4% De la misma manera que los demas medicamentos

2% @ Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Mas de la mitad de los agentes consultados cree que los medicamentos dirigidos a enfermedades raras
deberian evaluarse mediante el mismo proceso que el resto de los medicamentos, aunque con ciertas reglas
distintas, al tiempo que un 39% refiere que deberia utilizarse un proceso diferenciado y un comité ad hoc para
evaluar y fijar el precio de estas terapias.
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Figura 10. {Cree que la actual evaluacion econdmica se realiza de manera rigurosa, con unas normas
y reglas metodoldgicas establecidas para todos los medicamentos evaluados?

6% ® S las actuales normas y reglas metodoldgicas estén claras y se aplican
de forma rigurosa

15% ® Si, las actuales normas y reglas metodoldgicas estén claras, pero no se
aplican de manera rigurosa

61% ® No, deberfan especificarse més claramente las normas y metodologias
establecidas en los procesos de evaluacion y aplicarse mas rigurosamente

4% ® Nolosé

14% @ Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Para un 61% de los consultados, la actual evaluacion econémica deberia aplicarse mas rigurosamente, en
base a normas y metodologias claramente establecidas en los procesos de evaluacion. Por otro lado, el 6%
opina que las reglas estan claras y se aplican de forma rigurosa, y un 15% cree que las normas actuales estan
claras, pero que no se aplican de forma rigurosa.

Segun los consultados, el principal reto en materia de precio y financiacion del medicamento en Espafia es la falta
de criterios explicitos y transparentes en la toma de decision, seguido de la ausencia de sistemas de informacion
gue permitan hacer seguimiento de los resultados y de la dificultad para implementar acuerdos de financiacion
innovadores.

Figura 11. ¢Esta de acuerdo con que la decision de fijacion de precio se base solamente en los
criterios recogidos en el articulo 92 del RD Legislativo 1/2015?

41% @ Si, estos deben ser los Unicos criterios a considerar

25% @ No, deberfan tenerse en cuenta, ademds de todos ellos, otros criterios
adicionales

18% ® No, deberian tenerse en cuenta solo algunos de estos criterios y afiadir
otros no especificados en esa lista

10% No, solo deberian tenerse en cuenta algunos de estos criterios, pero no
todos ellos

6% ® Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

El 41% de los consultados opina que los criterios recogidos en el RD legislativo 1/2015 sobre financiacion
publica de medicamentos deben ser los Unicos criterios que considerar, mientras que un 25% cree que
deberian tenerse en cuenta ademas otros criterios adicionales. Un 18% opina que deben tenerse en cuenta
solo algunos de estos criterios y afiadir otros no especificados en la lista. La calidad de la evidencia, los
costes sanitarios evitados y los costes sociales evitados son |os tres criterios adicionales mas cominmente
mencionados por los agentes para tener en cuenta en la decision de financiacion. Finalmente, un 10% afirma
gue solo deberian tenerse en cuenta algunos de estos criterios, pero no todos ellos.
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Figura 12. ¢{Cree que se debe definir un peso especifico para cada uno de los criterios especificados
en el RD Legislativo mencionado anteriormente?

45% @ i, deberfa explicitarse el peso concreto que se da a cada criterio, y dar a
conocerlo

o i, i i u Xi iterio,
30% @ i, deberfa considerarse un peso concreto o aproximado a cada criterio
pero solo para la utilizacién interna del comité

15% ® No, de ningtin modo se deberfa asociar cada criterio a un peso
6% ® No,losé

4% @ Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Respecto al peso relativo de cada criterio recogido en el RD legislativo 1/2015, el 45% de los consultados
opina que deberia explicitarse, mientras que un 30% cree que dicho peso (concreto o aproximado) deberia
ser implicito, solo para uso interno del comité de decision. Por el contrario, el 19% cree que en ningun caso se
deberia asociar cada criterio a un peso determinado.

En lo referente a los esquemas de precio y financiacién, la mayoria de los consultados esta de acuerdo en que seria
necesario una vision a largo plazo sobre la financiacion de medicamentos y que se deberian aplicar esquemas de
financiacion alternativos como los acuerdos de riesgo compartido.

Sobre los mecanismos de seguimiento de los medicamentos en Espafia, los consultados estan de acuerdo en que
hace falta mejorar la interoperabilidad de los mecanismos ya existentes, en que es necesario un sistema a nivel
nacional que se nutra de los diferentes mecanismos de seguimiento ya existentes y en que cuando existan dudas
sobre los resultados en vida real, la financiacion debe estar ligada a mecanismos de seguimiento.
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Conclusiones y decalogo de recomendaciones

En Espafia se han producido notables cambios recientes en el proceso de evaluacion y financiacion de
medicamentos, como la planificacion de los IPT, la incorporacion sistematica de la evaluacion econdmica o la
puesta en marcha de Valtermed.

Pese a los avances, hay algunas lineas de mejora que es deseable explorar. A partir de la revision de los procesos
en otros paises y del cuestionario realizado a algunos agentes del sistema sobre la situacion en Esparfia, es
posible identificar las siguientes tendencias y buenas practicas a seguir en torno al proceso de evaluacion y
financiacion de los medicamentos:

Debe ser riguroso y consistente, con unos criterios claros y homogéneos, y realizado por profesionales
con experiencia y solvencia en este ambito.

Capaz de separar evaluacion y financiacion en dos procesos diferenciados para evitar el conflicto de
interés, contando con agentes distintos para la parte técnica y para la decision de financiacion.

Ajustado a los tiempos establecidos legalmente, para agilizar los plazos entre la autorizacion del
medicamento y su disponibilidad efectiva, y con la posibilidad de incorporar un proceso fast-track para
determinadas patologias con mayores necesidades no cubiertas.

Dotado de los recursos humanos, técnicos, econémicos y formativos adecuados, reduciendo
el voluntarismo, minimizando la carga excesiva de trabajo de los profesionales y aumentando la
capacitacion del personal evaluador.

Potenciando la participacién de otros agentes, como los pacientes, las sociedades cientificas y la
industria.

Con la maxima transparencia, tanto en normas y metodologias utilizadas, como en actores
participantes, criterios tenidos en cuenta y calendario de tiempos.

Dando mayor peso a la eficiencia en la decision de financiacién, mas alla del coste del tratamiento
farmacoldgico, y considerando otras cuestiones, como la calidad de la evidencia, los costes sanitarios
0 sociales evitados o los aspectos éticos.

Promoviendo esquemas de financiacién que faciliten la innovacién y el acceso de los pacientes,
como acuerdos de pago por resultado o esquemas de financiacion condicionada.

Impulsando la evaluacion continuada de las intervenciones y las decisiones en base a datos de la
vida real, con la posibilidad de que cualquiera de las partes involucradas pueda solicitar la reevaluacion.

Promoviendo mecanismos de seguimiento mas integrados e interoperables, orientados hacia la
medicion de resultados en salud.
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INTRODUCCION

Vivimos en una época de cambios constantes, con innovaciones, incertidumbres y retos de todo tipo. Esto
se puede aplicar a casi todos los ambitos de la vida, pero cobra una importancia cardinal en un entorno tan
ligado a las transformaciones como es el que rodea a los medicamentos. En este contexto, a los decisores se
les complica la tarea de hacer llegar las innovaciones farmacéuticas a los pacientes, promover la innovacion y
asegurar al mismo tiempo la sostenibilidad del sistema a largo plazo.

Para abordar esta problematica, los medicamentos se someten a un complejo proceso de evaluacion para
decidir si deben ser aprobados, comercializados y financiados publicamente. Este proceso depende en gran
medida de la combinacion de regulaciones y mecanismos establecidos, que a su vez difieren entre paises.
Durante los Ultimos afios se han producido cambios significativos, que es conveniente analizar para conocer
las principales fortalezas y debilidades de nuestro proceso de evaluacion de medicamentos, permitiendo asi
afrontar el futuro con mayores garantias de éxito.

El objetivo de proyecto es analizar en profundidad el proceso de evaluacion y financiacion de los medicamentos
en Espafiay en otros paises de la Organizacién para la Cooperacion y el Desarrollo Econdmico (OCDE), y conocer
la vision de los principales agentes del sistema sanitario espafiol sobre el funcionamiento del sistema. El
propdsito es aportar un marco comparativo de informacion detallada y actualizada que ofrezca a los decisores
ideas de mejora para abordar los distintos retos existentes, ya sea a partir de buenas practicas internacionales
o de la opinion de stakeholders del sistema.

El informe se estructura de la siguiente forma. Una vez explicada la metodologia utilizada, se expone cémo
se desarrolla actualmente el proceso de evaluacion y financiacion de medicamentos a nivel nacional en
Espafia, contextualizando antes algunos datos generales relevantes. Seguidamente, se resume cémo plantean
actualmente este proceso otros 13 paises de la OCDE. Con el fin de facilitar la comparacién entre paises, se
analizan los mismos aspectos en todos ellos, y se aportan unas tablas comparativas resumen. El siguiente
apartado del informe aborda un diagndstico de la situacion en Espafia y sus posibles lineas de mejora, a partir de
datos recogidos de primera mano a través de encuestas a distintos agentes relevantes del sistema. Finalmente,
en el ultimo apartado se recogen las principales conclusiones derivadas del trabajo, y se proponen algunas
lineas de accioén para mejorar el proceso de evaluacion y financiacion de medicamentos en nuestro pais.
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METODOLOGIA

Este proyecto, liderado por Weber, se ha realizado en distintas etapas.
1. Comité asesor

Primero, se definié la estrategia y alcance del proyecto, con la ayuda de un Comité Asesor formado por
5 expertos de primer nivel en la evaluacion y fijacion del precio del medicamento en Espafia y otros
paises (Tabla 1). El comité también asesord a Weber sobre los puntos en los que enfocar la busqueda
de informacion y los paises a analizar, validando la evidencia encontrada. Ademads de Espafia, se acordd
revisar los procesos de evaluacion y financiacion de otros 13 paises de la OCDE, elegidos por contar con
caracteristicas y medidas diferenciales que podrian servir como modelo para Espafia.

Tabla 1. Composicion del comité asesor

Miguel Angel Calleja Hernandez  Jefe del Servicio de Farmacia, Hospital Universitario Virgen Macarena, Sevilla

Pedro Gémez Pajuelo Ex-Secretario General de la Organizacion Nacional de Trasplantes. Funcionario del Ministerio de Sanidad en
excedencia

Jorge Mestre Ferrandiz Consultor e investigador en el ambito de la economia de la salud. Profesor Asociado en la Universidad Carlos Ill de
Madrid

Juan Oliva Moreno Catedratico, departamento de Analisis Econdmico de la Universidad de Castilla La Mancha

José Luis Trillo Mata Responsable del Servicio de Farmacia de Area de Salud del Departamento Clinico Malvarrosa Valencia

2. Analisis del proceso en otros paises: revision de literatura

Una vez acordado el enfoque, Weber realizd una revision de publicaciones cientificas, informes, paginas
web y noticias de prensa, utilizando como motores de busqueda PubMed, Google, fuentes de literatura gris
y paginas web de las distintas agencias de evaluacién de medicamentos, sociedades cientificas e institutos
de investigacion. La revision global se realizé entre julio y diciembre de 2021, aunque posteriormente se
actualizaron algunos puntos.

Los principales items a buscar en la literatura, en base a lo recomendado por el comité, fueron los siguientes:
agentes y procesos; documentacion exigida; caracteristicas de la evaluacion clinica y econémica realizada;
participacion del paciente y de las sociedades cientificas; elementos de decisién de precio y reembolso; y
acuerdos de financiacién y su seguimiento, todo ello relacionado con el proceso de evaluacion y fijacion de
precio de los medicamentos. Ademas de Espafia, los paises seleccionados para su andlisis fueron Alemania,
Australia, Austria, Canada, Corea del Sur, Escocia, Francia, Inglaterra, Italia, Japon, Paises Bajos, Portugal y
Suecia. El comité revisod en profundidad la informacién de cada pais, y contribuyé a redactar la version final del
informe.

La extensa informacion recabada para cada pais ha tratado de condensarse de manera homogénea y detallada,
aungue resumida, aportando figuras que muestren visualmente los puntos relevantes. Ademas, se han preparado
unas tablas comparativas finales para facilitar la sintesis de informacién y la comparacion entre paises.
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3. Analisis de la vision de los distintos agentes nacionales: cuestionario

Una vez concluida la revision de literatura, con la ayuda del comité asesor se disefio un cuestionario para recabar
la opinion de los distintos agentes del sistema sobre el proceso de evaluacion y financiacion de precios de
medicamentos en Espania. El cuestionario aglutiné un total de 50 preguntas de diagndstico de la situacion actual
en torno al proceso de evaluacién y financiacion de los medicamentos innovadores en Espafia y potenciales
acciones de mejora (Figura 1) (Anexo 1).

I FIGURA 1. Temas y numero de preguntas incluidas en el cuestionario

Situacion general Evaluacion econdmica

|
Il

Agentes y procesos Partcipacion

Elementos de decision P&R

Transparencia y tiempo del proceso

Documentacion

Evaluacion clinica

Acuerdos de financiacion y seguimiento

Se invito a participar en la encuesta a 65 agentes del sistema sanitario, pudiendo responder hasta tres personas
por entidad. Aungue la muestra no fue representativa ni aglutind a todos los tipos de agentes del sistema, a la
encuesta contestaron un total de 49 personas, representando a 32 agentes distintos, siendo el subgrupo méas
numeroso de respondedores (45%) el de representantes de sociedades cientificas o colegios profesionales.
Las autoridades sanitarias tuvieron el mismo peso relativo que los economistas de la salud o agencias de
Evaluacion de Tecnologias Sanitarias (HTA, por sus siglas en inglés) y que los representantes de la industria,
todos ellos con un 14% (7 respuestas) (Tabla 2) (ver anexo).

I TABLA 2. Distribucion de los agentes y personas participantes en la encuesta, por subgrupo

| N°AGENTES NePERSONAS | % |
7 7

Autoridades sanitarias 22% 14%
Sociedades cientificas y colegios 1 34% 22 45%
profesionales

Asociaciones de la industria farmacéutica 8 16% 7 14%
Agencias HTA y economistas de la salud 4 13% 7 14%
Asociaciones de pacientes 5 16% 6 12%
TOTAL 32 100% 49 100%

Se realizé un analisis descriptivo de los resultados obtenidos en las encuestas, mostrando los resultados
promedio y desviaciones estandar del total de respuestas. Asimismo, para cada pregunta y siempre que fuera
posible, se realizaron subanalisis por subgrupos de agentes, para contrastar si habia variabilidad en la opinion
de los distintos tipos de agentes encuestados.
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1.1. Contextualizacion

Antes de comenzar con el analisis del sistema de evaluacioén y fijacion de precio en Espafia, es conveniente
conocer cual es la situacion de nuestro pais con respecto a otros paises de su entorno en algunas variables
macro, para establecer un marco comparativo adecuado.

En lo que se refiere a gasto sanitario, Espafia se sitUa en una posicion intermedia con respecto a otros paises
de la OCDE, con un gasto sanitario tota del 9,1% con respecto a su Producto Interior Bruto (PIB) (6,6%
publico). Acotando la comparacion a los paises seleccionados en este estudio, solo Italia y Corea del Sur, con
un 8,7% y 8,2%, respectivamente, tienen un gasto sanitario con respecto al PIB inferior al espafiol (Figura 2).

I FIGURA 2. Porcentaje del gasto sanitario total respecto al PIB, paises de la OCDE (2019)

18,0%
16,0%
14,0%
12,0%
10,0%

8,0%

6,0%

11,7%
11,1%
11,0%
10,9%
10,8%

4,0%
2,0%
0,0%

10,4%
10,2%
10,2%
9,5%
9,4%
Espafia I
8,7%
8,2%

4T g SELIY IS ETLS I/ ELIIELWOSES5 980T 88 gE88 ST g Qe
C = O | [&] B == =2 o .= = T © © < (&} o0 © = C < = =2 = =2 jun
S 8 3c820 858 % TE IS S CTO 8P PESEESSSS692%5 T
= D © S S @ 2 5 m S £ £© s T 8 23T 5 Z S 2 8 =5 £ 9 3 =
5 E C o p oo s e £t = < < <L 3 o O o T =2 9 v = © O 3 S
< w5 Oom2< a8 oc QB S o) 2 2 © = © 7S5 W= 34 T =€ F
s < b S S 2 e N 4 g o O Q o @
8 & 5 5 o < = [} ©
=4 > S 2 s} =
5 o 1 I) S =2 |
B 2 = =
= a2 =4
[5)
a2

Nota: *Estimaciones para 2019
Fuente: elaboracion propia a partir de 0oCDE'

En cuanto al gasto sanitario per capita, Espafia se mantiene en un lugar intermedio entre los paises de la OCDE,
con un gasto de 3.600S por habitante. Delimitando la comparacion a los paises del estudio, el gasto per capita
en Espafia se encuentra lejos de los 6.518S de Alemania y los 5.739S de Paises Bajos. En este caso, solo Corea
del Sur y Portugal tienen un menor gasto que nuestro pais (Figura 3).

Teniendo en cuenta solo el gasto sanitario publico, la situacion de Espafia no cambia, aunque las diferencias
frente a otros paises aumentan dado que el peso del gasto sanitario publico en Espafia es menor o igual que el
resto de los paises del estudio (exceptuando Portugal) (Figura 4).

Sobre el porcentaje de gasto farmacéutico con respecto al gasto sanitario total, Espafia invierte un 14,8% de
su gasto sanitario en la compra de medicamentos. Se sitla asi en una posicion intermedia con respecto a los
paises de la OCDE, por debajo de Corea del Sur, Italia, Japon y Canada, todos ellos por encima del 16%, pero por
encima de otros como Alemania, Francia, Australia, Austria o el Reino Unido. Los Paises Bajos destacan por el
bajo porcentaje de gasto sanitario que destinan a farmacos (Figura 5).
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I FIGURA 3. Gasto sanitario total per capita, en délares, paises de la OCDE (2019)
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FIGURA 5. Porcentaje del gasto farmacéutico® respecto al gasto sanitario total, paises de la OCDE
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Fuente: elaboracidn propia a partir de OCDE?

En cuanto al acceso de los pacientes a los medicamentos aprobados por la Agencia Europea del Medicamento
(EMA), Espafia se sitta dentro de los diez primeros paises. Sin embargo, solo se tiene acceso publico al 51%
del total de medicamentos aprobados entre 2016 y 2019, frente al 88% de Alemania, el 70% de Italia o el 59%
de los Paises Bajos (Figura 6).

I FIGURA 6. Disponibilidad de medicamentos aprobados por la EMA (2016-2019)
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En cuanto al tiempo transcurrido entre la autorizacion de comercializacion por parte de la EMA Yy la disponibilidad
del medicamento, la mediana para Espafia es de 378 dias, situdndose cerca de otros paises del estudio como
Escocia (384 dias) o Italia (357 dias), pero lejos de Paises Bajos, Suecia, Austria o Inglaterra, todos ellos
por debajo de los 300 dias. Alemania es el pais con mas &gil acceso, con solo 50 dias de espera, dadas las
caracteristicas de su proceso, como veremos mds adelante (Figura 7).

FIGURA 7. Mediana de tiempo (en dias) entre la autorizacion de la EMA y la disponibilidad efectiva en
el pais (2016-2019)
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Fuente: IQVIA (2021)°

1.2. El proceso de evaluacion y financiacion en Espaiia

Una caracteristica especifica del modelo espafiol de evaluacion y fijacion de precio de los medicamentos es el
reparto de responsabilidades. Por un lado, la autorizacion de comercializacion recae en la Agencia Espafiola del
Medicamento y Productos Sanitarios (AEMPS), agencia estatal adscrita al Ministerio de Sanidad. Por otro lado,
el procedimiento para determinar su inclusion en el conjunto de los medicamentos financiables por el Sistema
Nacional de Salud (SNS) y la fijacion del precio maximo autorizado es competencia de la Secretaria de Estado
de Sanidad. Pero también debemos tener en cuenta que son los gobiernos autonémicos los responsables de la
gestion de los servicios farmacéuticos y de la financiacién del gasto.

Agentes y proceso

Una vez que se ha producido la comunicacion de autorizacion de comercializacion por parte de la AEMPS, la
evaluacion y fijacion del precio de un medicamento comienza cuando la Direccion General de Cartera Comun
de Servicios del Sistema Nacional de Salud y Farmacia (DGCCSSNSF), dependiente de la Secretaria de Estado
del Ministerio de Sanidad, traslada al laboratorio comercializador un acuerdo de inicio de procedimiento. En este
acuerdo, la DGCCSSNSF solicita la documentacion necesaria sobre dicho medicamento™®.
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A partir de la informacion obtenida y las evaluaciones realizadas, la DGCCSSNSF vy el laboratorio entran en un
proceso de negociacion, cuyo resultado, a veces acordado y a veces no, es remitido a la Comision Interministerial
de Precios de Medicamentos y Productos Sanitarios (CIPM), que adoptara la decision sobre la financiacion
(y, en tal caso, fijard el precio maximo autorizado) o no del medicamento. En el caso de la financiacion y
fljacion de precio de nuevas indicaciones de un medicamento ya autorizado, la AEMPS traslada la resolucion
de comercializacién a la DGCCSSNSF, para que ésta, de igual modo, comience el proceso de inclusién de
las indicaciones autorizadas en la prestacion farmacéutica del SNS*. Finalmente, la DGCCSSNSF, mediante
resolucion, comunica al interesado la decision de la CIPM (Figura 8)°.

FIGURA 8. Proceso de fijacion de precio y financiacion de los medicamentos en Espaiia

Inicio del procedimiento Estudio del expediente Negociacion entre la DGCCSSNSF Reunién de la CIPM y
entre el laboratorio y la y el laboratorio resolucion final de la
DGCCSSNSF DGCCSSNSF

Fuente: AIReF (2019)5 Nota: CIPM: Comision Interministerial de Precios de los Medicamentos; DGCCSSNSF: Direccion General de Cartera
Comdn de Servicios del Sistema Nacional de Salud y Farmacia

Para determinar el precio del medicamento, la regulacion vigente (aunque sea poco relevante en la practica)
dicta que el precio industrial o precio de venta del laboratorio (PVL) se calcula como la adicién al coste completo
de fabricacién de un porcentaje del beneficio empresarial que es fijado por la Comision Delegada del Gobierno
para Asuntos Econdmicos, segun el RD 217/1990 y la Circular Informativa N° 4/91%7.

Direccién General de Cartera Comun de Servicios del Sistema Nacional de Salud y Farmacia (DGCCSSNSF)

Entre otras funciones,la DGCCSSNSF se encarga de ladireccion, desarrolloy ejecucion de la politica farmacéutica,
asi como del ejercicio de las funciones que competen al Estado en materia de financiacion publica y de
fijacion del precio de los medicamentos y productos sanitarios®. En este ambito, la DGCCSSNSF, y en concreto
la Subdireccion General de Farmacia, se encarga de analizar la documentacion remitida por el laboratorio y
recabar informacién adicional, de forma directa y a través del Informe de Posicionamiento Terapéutico (IPT). El
IPT es un documento de evaluacion terapéutica y econdmica que posiciona los diferentes medicamentos y cuya
elaboracion se realiza mediante un procedimiento estandarizado. La elaboracion de los IPT ha sido sometida
a una reciente reforma en el afio 2020, en la que se incluyd la evaluacién econdmica del medicamento, y su
elaboracion ha motivado la creacion de la red REvalMed del SNS.

A su vez, la DGCCSSNSF tiene en cuenta otras fuentes de informacion, como la ficha técnica presentada por el
laboratorio, el Informe Publico Europeo de Evaluacion (EPAR, por sus siglas en inglés) e informes de evaluacién de otras
agencias internacionales’. Otra de las funciones de la DGCCSSNSF es la de negociar el precio del medicamento con el
laboratorio. A partir de la informacién suministrada y del precio solicitado por la empresa farmacéutica, comienza una
fase de negociacion entre ambas entidades, que finaliza con la remisién al CIPMy la posterior resolucion de acuerdo (o
desacuerdo) de financiacién emitida por la DGCCSSNSF. Finalmente, y a partir de la decision del CIPM, la DGCCSSNSF
emite una resolucion final, ratificando los acuerdos alcanzados®. La legislacion establece que la decision sobre precio
y financiacion de un nuevo medicamento debe tomarse en un plazo de 180 dias”.
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REvalMed

REvalMed es una red de evaluacion encargada de elaborar los IPT, que sirve para ofrecer una evaluacion
terapéutica y econdmica comparativa de los medicamentos, con objeto de disponer de informacion relevante,
basada en la evidencia cientifica, del posicionamiento que el nuevo medicamento, o su nueva indicacién, ocupa
frente a las alternativas terapéuticas, farmacologicas o no, existentes. La DGCCSSNSF es la encargada de
coordinar el sistema de evaluacion en red de los medicamentos de uso humano, sin perjuicio de la funcion
de co-coordinacion funcional de la red atribuida a la AEMPS?. La Red esta formada por los siguientes actores
(Figura 9)'°:

I FIGURA 9. Esquema de la estructura de la Red REvalMed del SNS en ESPANA

Comisidn permanente de

farmacia
DGCCSSNF-CCAA-AEMPS Red SNS-EvalMed

Grupo coordinador

DGCCSSNF-AEMPS-Nodo

Equipo evalucion
farmaco-econdémico

DGCCSSNF-CCAA

Nodos de evaluacion

CCAA

Equipo evalucién terapéutica

DGCCSSNF-CCAA-AEMPS

Fuente: AEMPS (2020)10 Nota: AEMPS: Agencia Espafiola de Medicamentos y Productos Sanitarios; DGCCSSNSF: Direccion General de Cartera
Comdn de Servicios del Sistema Nacional de Salud y Farmacia; CCAA: Comunidades Auténomas

® Grupo coordinador. Sus funciones son identificar los IPT a elaborar, proponer la priorizacion de los IPT
a desarrollar, en base a los criterios definidos y aprobar los IPT. Este grupo estarda compuesto por el/la
Subdirector/a General de Farmacia de la DGCCSSNSF, el/la Jefe/a del Departamento de Medicamentos
de Uso Humano de la AEMPS, los coordinadores de los nodos de evaluacion y representantes de las
Comunidades Auténomas (CCAA) que no estén coordinando nodos de evaluacion.

® Equipo de evaluacién terapéutica, cuya funcion es elaborar el borrador del IPT en lo referente a los
apartados terapéuticos. Estd compuesto por la fusion de los equipos de evaluacion de medicamentos de
la AEMPS y de la DGCCSSNSF. El equipo podra ser apoyado por aquellas designaciones que se realicen
por las CCAA.

©® Equipo de evaluacién farmaco-econémica, cuya funcion es elaborar el borrador del IPT en lo referente a
los apartados farmaco-econdémicos. Esta compuesto por el equipo evaluador de la DGCCSSNSF y podra
ser apoyado por aquellas designaciones que se realicen por las CCAA.

® Nodos de evaluacion. Su funcion es revisar el borrador del IPT y realizar aquellas aportaciones que
consideren relevantes. Los nodos estan formados por 120 profesionales expertos gestores y clinicos
designados por las CCAA (al menos dos CCAA diferentes). Cada nodo es coordinado y liderado por una
Comunidad Autonoma y co-coordinado por otra. La coordinacion y co-coordinacion es rotatoria entre
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las que se presenten voluntarias, teniendo una duracion de 2 afios. Tras esos dos afios, la CCAA que
co-coordina pasa a coordinar. A su vez, cada CCAA dispone, si lo considera oportuno, de profesionales
expertos para realizar las funciones atribuidas al nodo. Para la selecciéon de expertos se atiende a
cuestiones cientificas y de declaracion de confidencialidad y de conflicto de interés.

Actualmente existen 7 nodos de evaluacion, diferenciados por areas clinicas, dejando abierta la posibilidad

de creacion de otros nodos si fuera necesario. Estos nodos son'’:

® Enfermedades inmunomediadas: patologias reumaticas, patologias dermatoldgicas y patologias

digestivas

® Enfermedades raras (no oncoldgicas) y terapias avanzadas

® Antiinfecciosos

® Oncologia: digestivo, renal y prostata; ginecologia y mama; pulmon y otros

® Hematologia oncolégica

® Sistema nervioso central

® Patologia y factores de riesgo cardio vascular (CV), hematologia no oncoldgica y respiratorio

En la actual reforma de los IPT esté previsto que la evaluacion clinica se realice en un periodo maximo de 20 dias
habiles, mientras que la evaluacion econdmica abarcaria un periodo de 10 dias habiles. La elaboracion de los
IPT se desarrolla mediante un procedimiento de 3 fases, en las que las sociedades cientificas, las asociaciones
de pacientes y la industria pueden realizar comentarios y alegaciones (Figura 10)'°.

I FIGURA 10. Procedimiento de elaboracion y aprobacion de los IPT en Espaiia

Identificacion y priorizacion de los IPT
Quien: Grupo de coordinacién
Cuando: mensual (tras CHMP)

Aprobacion de la priorizacion de los IPT
Quien: Comision Permanente de Farmacia
Plazo: 72 horas hébiles

Asignacion de los IPT

Quien: SG Calidad y medicamentos y Jefe/a
de Medicamentos de UH

Plazo: mismo dia que la reunién del grupo
de coordinacion

Elavoracion de los borradores de los IPT
Quien: evaluador/a responsable (evaluacion
terapéutica y evaluacion farmaco-econémica)
Plazo: 20 dias habiles (evaluacion
terapéutica) + 10 dias habiles (evaluacion
farmaco-econémica)

Fuente: Ministerio de Sanidad (2020)10

Estudio de las aportaciones

Quien: evaluador/a responsable (equipo
de evaluacion terapéutica y equipo de
evaluacion farmaco-econémica)

Plazo: 10 dias habiles

Valoracion del IPT Fase 1
Quien: agentes interesados
Plazo: 10 dias habiles

Revision del borrador del IPT
Quien: grupo de coordinacion
Cuando: mensual (reunién grupo de
coordincidn)

Valoracion del borrador del IPT por el nodo
de evaluacion

Quien: componentes del nodo de evaluacion
Plazo: 30 dias habiles
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Valoracion del IPT con las aportaciones
valoradas

Quien: componentes del nodo de evaluacién
Plazo: 7 dias habiles

Aprobacion del IPT Fase 3 y Publicacion
Quien: grupo de coordinacion

Cuando: 5mensual (reunion grupo de
coordinacion)

Propuesta del posicionamiento

Quien: evaluador/a responsable (quipo de
evaluacion terapéutica y equipo de evaluacion
farmaco-econdmica)

HEVIORNIENIEIES

Aprobacion del IPT Fase 3 y Publicacion
Quien: grupo de coordinacion

Cuando: mensual (reunién grupo de
coordinacién)



EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN
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En aras de mejorar la transparencia y la organizacion en la elaboracion de los IPT, el plan establece una matriz
de priorizacion en base a los siguientes criterios'":

1. Lugaren laterapéutica (Cubre laguna terapéutica en patologia grave= 10 puntos; cubre laguna terapéutica
en patologia no grave= 9 puntos; no cubre laguna terapéutica= 0 puntos)

2. Potencial beneficio clinico incremental respecto a las alternativas terapéuticas financiadas (SI=10 puntos;
Sélo en un subgrupo de pacientes= 5 puntos; NO=0 puntos)

3. Beneficio clinico similar, pero con un perfil de seguridad mucho mejor que las alternativas financiadas que
contribuye a mejores resultados (SI=5 puntos; NO=0 puntos)

4. Nuevas indicaciones de medicamentos ya financiados y comercializados (SI=10 puntos; NO=0 puntos)

5. Potencial interés general para el Sisterna Nacional de Salud respecto a las alternativas terapéuticas
financiadas (Escala del 0 [nula relevancial-20 puntos [alta relevancial).

Por otro lado, conviene sefialar que, para fomentar la adecuada formacion de los técnicos REvalMed, asi como la
implementacion de los nuevos IPT, el Ministerio de Sanidad va a llevar a cabo una formacion a los profesionales
que forman parte de la red, con una dotacion presupuestaria de 3,5 millones de euros''. En mayo de 2022 el
Ministerio de Sanidad ha publicado un documento en el que se concreta que las evaluaciones son realizadas por
143 expertos de 18 especialidades diferentes (66% farmacéuticos y 7% hematdlogos) (Tabla 3)'

I TABLA 3. Nimero de expertos integrantes de los nodos de evaluacion de REvalMED, por especialidad

ESPECIALIDAD NUMERO DE PROFESIONALES PORCENTAJE

Biologia 1,4%
0,7%
1,4%

2
Biotecnologia 1
2

Dermatologia 1 0,7%
2
2
2

Cardiologia

1,4%
1,4%
Endocrinologia 1,4%
Farmacia 95 66,4%
Farmacologia 3 2,1%

0 7,0%

1 0,7%

1 0,7%

1 0,7%
Neumologia 2 1,4%

5

9

1

3

Digestivo

Economista de la salud

Hematologia 1
Internista

Médico familia

Nefrologia

3,5%
6,3%
0,7%
Reumatologia 2,1%
Total general 143 100%

Neurologia
Oncologia
Pediatria

Fuente: Ministerio de Sanidad (2022)12

Segun el origen de los profesionales, Castilla la Mancha (13%) y Catalufia (11%) son las CCAA que més expertos
aportan a REvalMed (Tabla 4). El documento también indica que, desde su constitucion hasta mayo de 2022,
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se han publicado 110 IPT, lo que supone 1 IPT cada 3 dias laborables. Asi mismo, destaca que en los primeros
5 meses del afio 2022 se han realizado los mismos IPT que en todo el afio anterior, lo que muestra que la
constitucion y metodologia de REvalMed esta asentandose, con una reduccion de los tiempos y agilizacion del
procedimiento’?.

TABLA 4. Ndmero de expertos integrantes de los nodos de evaluacion de REvalMED , por comunidad
autonoma

COMUNIDAD AUTONOMA NUMERO DE PROFESIONALES PORCENTAJE

Andalucia 12 8,4%
Aragon 5 3,5%
Asturias 13 9,1%
Baleares 4 2,8%
C. Valenciana 9 6,3%
Canarias 7 4,9%
Cantabria 12 8,4%
Castilla la Mancha 19 13,3%
Castillay Ledn 5 3,5%
Catalufia 16 11,2%
Extremadura 8 5,6%
Galicia 4 2,8%
La Rioja 3 2,1%
Madrid I 7,7%
Murcia 6 4,2%
Navarra 7 4,9%
Pais Vasco 2 1,4%
Total general 143 100%

Fuente: Ministerio de Sanidad (2022)12

Comision Interministerial de Precios de Medicamentos y Productos sanitarios (CIPM)

Por ultimo, a la CIPM le corresponde fijar, de modo motivado y conforme a criterios objetivos, los precios
industriales de financiacion de las presentaciones de medicamentos susceptibles de ser incluidas o ya incluidas
en la prestacion farmacéutica del Sistema Nacional de Salud, para los que sea necesario prescripcion médica,
y que se dispensen en territorio espafiol. Le corresponde tanto los procedimientos de decision de financiacion
como los procedimientos de revision de precio.

La comision se convoca de manera periédica para evaluar y votar sobre todas las propuestas financiacion y
fijacion de precio'”. Segun el Real Decreto 485/2017, la CIPM se compone de los siguientes 11 miembros™'%':

® Presidencia: La persona titular de la Secretaria de Estado de Sanidad (1 voto).
® Vicepresidencia: La persona titular de DGCCSSNSF (1 voto).
® Vocalias:

© Dos personas en representacion del Ministerio de Economia y el Ministerio de Industria, con rango de
director general, que evaluan el impacto presupuestario del medicamento evaluado y la aportacion al
PIB de la compariia farmacéutica (2 votos).
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© Dos personas en representacion del Ministerio de Hacienda, con rango de director general, una de ellas
en representacion de la Secretaria de Estado de Presupuestos y Gastos y otra en representacion de la
Secretaria de Estado de Hacienda (2 votos)

O Tresrepresentantes de las Comunidades Auténomas, a propuesta del Consejo Interterritorial del Sistema
Nacional de Salud, elegidos entre sus miembros de forma rotatoria cada semestre (3 votos).

© Un funcionario de la DGCCSSNSF (1 voto).
© La persona titular de la Subdireccién General Farmacia, que actuara como secretario (1 voto).

©® Representantes de las otras Comunidades Auténomas en calidad de oyentes que tendran voz, pero no voto.

Tanto las actas de los acuerdos a los que se llega en las reuniones del CIPM, como su calendario de reuniones
y composicion de la comision, se publican periédicamente en la web del Ministerio de Sanidad'®. Sin embargo,
estos acuerdos publicos no incluyen el precio financiado, que es el aplicado a los medicamentos de prescripcién
incluidos dentro de la prestacion farmacéutica que resulten financiados y se dispensen en Espafia’®, sino el
Precio de Venta del Laboratorio méximo (PVL maximo), denominado precio notificado. Este es el precio industrial
méximo al que los laboratorios pueden vender el fdrmaco a compradores no pertenecientes al SNS'%. De manera
general, el precio de financiacién por el SNS sera inferior al precio industrial del medicamento aplicado cuando
sea dispensado fuera del SNS'¢.

Comité Asesor para la Financiacion de la Prestacion Farmacéutica del SNS (CAPFSNS)

En el afio 2019 se cred el Comité Asesor para la Financiacion de la Prestacion Farmacéutica del SNS (CAPFSNS),
gue es un érgano colegiado, de caracter cientifico-técnico y adscrito al Ministerio de Sanidad. Este comité tiene
la finalidad, entre otras, de proporcionar asesoramiento, evaluacién y consulta sobre la pertinencia, mejora y
seguimiento de la evaluacion econdmica necesaria para sustentar las decisiones de la CIPM'’. Los informes
técnicos elaborados por el CAPFSNS estén disponibles en la pagina web del Ministerio de Sanidad'®.

Este Comité esta compuesto por una Presidencia, una Vicepresidencia y cinco Vocalias, designadas por el
Ministerio de Sanidad, de entre profesionales de reconocido prestigio, con experiencia y trayectoria acreditadas
en evaluacion farmaco-econémica y su composicion es de caracter publico™.

Documentacion

Aungue en Espafia no hay ninguna guia o reglamentacion que determine qué informacion debe aportar el
laboratorio para la obtencion de precio y financiacién, de manera general, a través de la aplicacion informatica
para la tramitacion de procedimientos de financiacion y fijacion de precios de medicamentos por el SNS,
GESFARMA'#?" el fabricante del farmaco presenta la siguiente documentacion, con el objetivo de evaluar la
potencial financiacion del medicamento:

® Modelo oficial para la solicitud de fijacion de precio

® Datos del laboratorio e informacion basica del medicamento
® Precio solicitado

@ Previsiones de venta a tres afios

® Terapias similares
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@ Precios del medicamento en otros paises (en el caso de que el medicamento se encuentra financiado en
el extranjero)

® Ficha técnica, prospecto y etiquetado

® Dossier terapéutico

® Informacion sobre la enfermedad

® Epidemiologia

©® Arsenal terapéutico disponible para dicha enfermedad
® Valor e importancia del medicamento

® Estudios farmaco-econémicos

® Estimacion del impacto presupuestario de la financiacion del medicamento
Evaluacion clinica

Generalmente, la evaluacion clinica de los nuevos medicamentos es llevada a cabo por el grupo de evaluacion
terapéutica de REvalMed. En los apartados terapéuticos del IPT se indican los principales comparadores a utilizar,
el umbral de relevancia clinica y las variables clinicas relevantes. En el caso de que sean variables clinicas finales,
de morbilidad o mortalidad y que no se disponga de ensayos que las hayan estudiado, se presentaran las variables
clinicas subrogadas y/o intermedias u otras variables que puedan resultar importantes. En cuanto a la medida
de eficacia utilizada, se debe emplear principalmente el estandar de referencia en la practica clinica. En caso de
andlisis de supervivencia, se expresara el Hazard Ratio (IC95%), probabilidades acumuladas a un tiempo t, ademas
de las medianas de Supervivencia Global (SG) o Supervivencia Libre de Progresion (SLP) (o medias en su caso)'’.

Asimismo, se exponen las caracteristicas del farmacoy otros aspectos relevantes de laadministracion o duracion
del tratamiento y aspectos relevantes de la autorizacién (por ejemplo, si se trata de un nuevo medicamento o de
una nueva indicacion, si el medicamento ha sido designado como huérfano, si tiene autorizacion condicional o
excepcional, o si esta condicionado a resultados de nuevos estudios)'’.

En la evaluacion clinica también se tiene que tener en cuenta los Afios de Vida Ajustados por Calidad (AVAC),
aungue no se especifica qué cuestionarios de medicién de calidad de vida de los pacientes se recomiendan en
mayor medida®’.

En cuanto a la seguridad, se incluyen los eventos adversos mas significativos (por su frecuencia o gravedad),
proporcionados de manera objetiva. A su vez, se deben especificar de manera explicita los estudios que han
aportado informacion de seguridad y el nimero de pacientes que se han incluido en el andlisis, asi como la
proporcion de pacientes analizados que han presentado algun efecto adverso y la frecuencia de los diferentes
acontecimientos adversos. En el caso de los acontecimientos adversos de mayor impacto clinico, si es posible,
se calculard el nimero necesario a dafar (NNH)'’.

Finalmente, se realizara un analisis sobre el valor del beneficio terapéutico o cual es la relevancia para la practica
clinica. En este punto, se realizan comparaciones con los tratamientos disponibles, valorando si la magnitud
del efecto del tratamiento es de relevancia clinica, si hay mejora terapéutica o si son alternativas terapéuticas
equivalentes'’.
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Evaluacion econdomica

Enlos nuevos IPT, la evaluacion econdmica también estard incluida en los informes. Este apartado serd realizado
por el equipo de evaluacion farmaco-econémica. El tipo de evaluacion econémica es escogido en funcion de
la evidencia disponible, ya sea andlisis coste-utilidad, coste-efectividad o minimizacién de costes en el caso
en el que las alternativas comparadas sean equivalentes desde el punto de vista terapéutico’’. Para realizar la
evaluacion econdmica se seguird la metodologia establecida por el Grupo GENESIS?.

La perspectiva escogida para la evaluacion econdmica sera, de manera general, la del sistema sanitario,
dejando abierta la opcion de incluir ademas alguna informacién sobre la perspectiva social, siempre que las
caracteristicas de las patologias generen unas diferencias relevantes entre los costes para la sociedad y los
costes para el sistema sanitario®.

Para la eleccion del comparador se deben incluir como alternativas el o los comparadores de los ensayos clinicos
publicados y las alternativas que se estén utilizando actualmente en la practica para esa indicacion, incluyendo
la opcion de no hacer nada o terapia de soporte si fuera una alternativa utilizada en los ensayos clinicos o en la
practica, asf como el uso fuera de ficha técnica de un medicamento, si se estuviera utilizando habitualmente?.

En general, se utilizard una tasa de descuento del 3% para valorar tanto los costes como los resultados en
salud. El horizonte temporal de la evaluacion no esta especificado y variara para recoger los efectos entre los
tratamientos evaluados, aunque debe ser el mismo para los costes y los resultados en salud®.

En el caso de los analisis coste-utilidad, la informacion debe presentarse en forma de ganancias en AVAC,
aumento en costes y valor resultante de la Ratio Coste-Efectividad Incremental (RCEI): euros por AVAC ganado.
Cabe sefialar que en Espafia no existe un umbral de AVAC oficialmente definido, si bien existen diversos estudios
que analizaron las decisiones de financiacion, extrayendo umbrales implicitos de disponibilidad a pagar de entre
4.585 y 171.476 euros por AVAC ganado”. De entre ellos, cabe destacar el elaborado por Vallejo et al, en el
que, desde una perspectiva del lado de la oferta, obtienen un umbral implicito de entre 22.000€ y 25.000€ por
AVAC ganado para las decisiones de financiacion tomadas entre los afios 2008y 2012%.

Independientemente del tipo de evaluacion econdmica que se haya escogido, se debe realizar un andlisis de sensibilidad
en el que se compruebe el impacto sobre la RCEI de las variables, los modelos o los supuestos sobre los que exista
incertidumbre en el célculo inicial10. Este andlisis debe ser preferiblemente probabilistico, aunque, entendiendo la
dificultad que puede conllevar, se acepta la inclusion de un andlisis de sensibilidad univariante deterministico?.

Ademas de la evaluacion econdmica, se debe presentar un analisis de impacto presupuestario a partir de la
estimacion de la poblacion diana. El célculo se realizarg, a nivel estatal, para el escenario basey para los principales
escenarios alternativos, partiendo de los resultados de coste incremental por paciente, eficacia incremental y/o
de los datos de pacientes necesarios a tratar obtenidos en el informe de evaluacion. Los dos principales aspectos
del andlisis de sensibilidad a valorar son las posibles alternativas de coste de adquisicion del medicamento y las
variaciones en la cuantificacion de la poblacion diana, en funcion de los diferentes escenarios plausibles?’.

Participacion del paciente y de las sociedades cientificas

En Espafia, los pacientes y las sociedades cientificas participan en el proceso de evaluacion del medicamento,
aportando sus comentarios y alegaciones al borrador en fase 1 del IPT'’. Estos comentarios son enviados al equipo
evaluador correspondiente, ya sea el equipo de evaluacion terapéutica o el equipo de evaluacion farmaco-econémica,
para la actualizacion del IPT, antes de continuar con la siguiente fase del mismo'’. No se dispone de informacion
sobre el grado de impacto de estos comentarios, ya que el texto final es adoptado por el Grupo Coordinador”'.
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Elementos de decision de P&R

En Espafia, la decision de Precio y Reembolso (P&R) se sustenta en varios elementos, que sirven de ayuda a la
hora de realizar una resolucion final.

Criterios para la inclusién de medicamentos en la financiacién del SNS

Segun el articulo 92 del Real Decreto (RD) legislativo 1/2015, de 24 de julio, por el que se aprueba el texto
refundido de la Ley de garantias y uso racional de los medicamentos y productos sanitarios, la inclusion de
medicamentos en la financiacion del SNS se posibilita mediante la financiacion selectiva y no indiscriminada,
teniendo en cuenta los siguientes criterios””:

a) Gravedad, duracién y secuelas de las distintas patologias para las que resulten indicados.
b) Necesidades especificas de ciertos colectivos.

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

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

e) Existencia de medicamentos u otras alternativas terapéuticas para las mismas afecciones a menor
precio o inferior coste de tratamiento.

f) Grado de innovacion del medicamento.
Sistema de precios de Referencia (SPR)

El SPR aplicado en Espafia para establecer los precios de los medicamentos y su financiacion considera los
precios de las terapias alternativas'’. Este sistema establece la cuantia maxima con la que se financian las
presentaciones de medicamentos incluidas en cada uno de los conjuntos que se determinen'?, con el objetivo
de generar ahorros para el sistema publico sanitario sin poner en riesgo el acceso a los medicamentos, asi como
fomentar la aceptacion de los genéricos y estimular la competencia en los mercados farmacéuticos'’. Cada
conjunto abarca todas las presentaciones de medicamentos financiadas con el mismo nivel 5 de la clasificacién
anatémico terapéutico-quimica de medicamentos de la Organizacion Mundial de la Salud (ATC5)* e idéntica
via de administracion, incluyendo, al menos, una presentacion de medicamento genérico o biosimilar. El
producto con el menor coste/tratamiento/dia por la dosis diaria definida (DDD) contenida en cada presentacion
se utiliza como precio de referencia para todas las presentaciones pertenecientes al conjunto de referencia.
La composicion de los conjuntos y sus precios se revisan de manera anual. Este proceso de revisiéon de la
composicion y precio de los conjuntos se produce cada afio, utilizando los datos del Nomenclator a 1 de abril,
publicandose en el BOE dicha revisiéon anual una vez finalizada. De esta manera, cada afio se forman nuevos
conjuntos gue incluyen el lanzamiento de los nuevos genéricos o biosimilares (o desaparecen conjuntos en el
caso de que todos los laboratorios -0 todos los laboratorios menos uno-dejen de comercializar presentaciones
que previamente se inclufan en un mismo conjunto)'?.

“Aunque no de manera explicita, el precio de los medicamentos en otros paises se tiene en cuenta a

la hora de fijar el precio en Espana”.
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Acuerdos de financiacion y su seguimiento

En Espafia, el uso de descuentos es una practica generalizada, dentro de los mecanismos automaticos de
regulacion de precios. Estas deducciones y descuentos que se establecen en el RD 8/2010 varian en magnitud
dependiendo del tipo de medicamento'*:

® 7,5% para medicamentos exclusivos comercializados por un periodo inferior a 10 afios
® 15% para farmacos exclusivos comercializados durante mas de 10 afios
©® 4% para los medicamentos huérfanos

Una cuestion a tener en cuenta en el sistema de fijacion de precio y financiacién en Espafia es las
diferencias existentes entre el PVL (fijado a nivel nacional) y el precio real del medicamento (que se fija a
nivel hospitalario o regional). En este sentido, un estudio que compara el precio de los medicamentos de
uso hospitalario ha indicado que las diferencias entre el PVL y el precio real no han parado de crecer en los
ultimos afios, llegando una diferencia promedio del 43,1% en el afio 2019 (mediana del 82,3%)?’. Estas
diferencias no afectan a los medicamentos financiados a través de receta médica oficial en las oficinas de
farmacia.

Por su parte, el proceso de negociacion de precio y financiacion de los medicamentos que se lleva a cabo
entre la DGCCSSNSF vy el laboratorio puede verse condicionado por diferentes acuerdos de financiacion, con la
finalidad de dar un mayor acceso al medicamento'*:

® Fijacion de techos de gasto para periodos de tiempo determinados, de manera que el SNS no tenga que
pagar por tratamientos adicionales, una vez superado dicho techo.

® Coste maximo por paciente, donde se fija una cantidad determinada de gasto por paciente, con
independencia de la duracion del tratamiento y la compafiia asume el coste adicional en los casos en los
gue se supere dicha cifra tope.

® Acuerdos de riesgo compartido o de pago por resultados en salud, donde la determinacion del
precio del farmaco depende de los resultados en salud derivados de su uso o del cumplimiento de
los objetivos estipulados en el contrato. Dentro de este tipo de acuerdos se han englobado las dos
primeras terapias CAR-T, en las que se ha realizado un primer pago al adquirir el medicamento y
un segundo pago al cabo de 18 meses en funcién de si el paciente logré o no el objetivo marcado
de supervivencia®®. Aun asi, se dispone de poca informacion relativa a los detalles de este tipo de
acuerdos, ya que son confidenciales.

® Precios variables en funcion del volumen de compra, seguin los cuales se establecen tramos de pacientes/
envases de manera que el coste disminuye a medida que se incrementa el nimero de pacientes/
envases.

“La formula de financiacion mas habitual es el acuerdo de precio por envase, que no contempla la

diferenciacion por indicacion, siendo la utilizacion de otras formulas mas esporddica”.
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“En el afio 2021 se ha elaborado el primer acuerdo de financiacion de pago fraccionado, que permite
dividir el coste de una nueva terapia en 4 pagos, uno al recibir el medicamento y los otros tres al final
del primer, segundo y tercer afio, respectivamente”.

Desde el afio 2019, Espafia cuenta con un sistema de informacion corporativo del SNS para determinar el valor
terapéutico en la practica clinica real de los medicamentos que se utilizan en el SNS, denominado VALTERMED.
Aungue actualmente solo estan incluidos medicamentos de alto impacto para el SNS, no se descarta que el
sistema se abra al resto de medicamentos?”. El objetivo de esta plataforma es disponer de informacién dptima
para la adecuada toma de decisiones en la gestién macro, meso y micro de la prestacion farmacéutica, en las
distintas etapas del ciclo del medicamento, determinando el valor terapéutico en la practica clinica real de los
medicamentos que se utilizan en el SNS*’.

Los datos que se registran son aquellos con caracter administrativo, clinico y terapéutico que permitan conocer
el estado inicial y la evolucidon de un/una paciente tras iniciar un tratamiento farmacoldgico. Las variables
a registrar son las establecidas en los protocolos farmacoclinicos elaborados, de manera colaborativa y
multidisciplinar y coordinados por la DGCCSSNSF. La informacion es registrada por médicos o farmacéuticos
del hospital del SNS®*°.

Hasta junio de 2022, VALTERMED ha publicado 14 protocolos farmacoclinicos, cinco de ellos en 2019, dos en
2020, seis en 2021 y uno en 2022 (incluyendo los dos primeros protocolos en tumores sélidos). Diez de los
protocolos incluyen medicamentos dirigidos a EERR (4 para céncer, 1 para las fistulas complejas provocadas
por la enfermedad de Crohn, 1 para la fibrosis quistica, 1 para el raquitismo hipofosfatémico, 1 para la distrofia
retiniana asociada mutacion RPE65 bialélica, 1 para mucopolisacaridosis tipo VIl y 1 para la atrofia muscular
espinal), mientras que los cuatro protocolos con medicamentos no clasificados como huérfanos se dirigen a
la dermatitis atdpica grave, el COVID-19, el céncer de pulmdn microcitico y el cancer de mama triple negativo®.
Ademas, ha publicado un primer informa de resultados en salud, en este caso para dermatitis atépica.

Actualmente se estd trabajando en la Fase 2 de VALTERMED, que va a permitir, ademas de funcionalidades
practicas, la integracion con los sistemas de informacion de las CCAA. En julio de 2021 se inici¢ la fase 2, con el
cruce con la tarjeta sanitaria, que permite el seguimiento en la totalidad del SNS de los pacientes incluidos en el
sistema (actualmente, 5.467), evitando duplicidades e identificando fallecimientos™.

De igual manera, algunos de los acuerdos alcanzados en la CIPM establecen que se haga un control del gasto del
medicamento analizado mediante la plataforma de seguimiento para el abastecimiento de medicamentos en el
mercado nacional (SEGUIMED). Esta herramienta se encarga de realizar el seguimiento del suministro y distribucion
de medicamentos por parte de los laboratorios y de los almacenes mayoristas realizada en territorio nacional®. La
incorporacion de estos datos a la herramienta SEGUIMED es de obligado cumplimiento desde el afio 2011*. Un
ejemplo del uso de SEGUIMED lo encontramos en la terapia con el compuesto atezolizumab, en la que dos de sus
indicaciones estan financiadas mediante acuerdos de pago por resultados siguiendo los protocolos farmacoclinicos
de VALTERMED, mientras que el seguimiento y control del gasto se realiza mediante SEGUIMED. En este caso, el
laboratorio est4 obligado a comunicar de manera mensual las ventas realizadas del medicamento al SNS*.

Asi mismo, en Espafia existen otros mecanismos de seguimiento, en este caso para una sola patologia, como
es el Sistema de informacién de monitorizacion terapéutica de pacientes con hepatitis C crénica (SITHepaC),
cuyo objetivo es la monitorizacion de la efectividad terapéutica y el analisis de los resultados en salud de los
pacientes con hepatitis C tratados con los Ultimos antivirales de accion directa en Espafia®®.
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En este apartado revisamos como se realiza actualmente el proceso de evaluacion y financiacion de los
medicamentos en los paises de nuestro entorno, con el fin de extraer buenas practicas internacionales.

Para los paises pertenecientes a la Unién Europea (UE), conviene repasar primero algunas consideraciones
comunes. Primero, en la UE la aprobacion de medicamentos se rige por los siguientes cuatro procedimientos,
cuyas normas y requisitos son idénticos®’*.

® Procedimiento nacional: la empresa presenta una solicitud de comercializacién en un pais seleccionado,
para que sea evaluado por la entidad nacional correspondiente.

® Procedimiento descentralizado: el solicitante presenta su solicitud de autorizacion de forma simultanea
en varios paises de la UE. Las distintas agencias evallan el medicamento de forma coordinada, actuando
una de ellas como agencia coordinadora para que finalmente todas las agencias emitan una autorizacion
idéntica y valida en su territorio.

® Procedimiento de reconocimiento mutuo: se utiliza cuando un medicamento ya posee una autorizacion
de comercializacién en un pais de la UE, y quiere comercializarlo en otro.

® Procedimiento centralizado: el solicitante opta a una autorizacion Unica para todos los Estados miembros
de la UE al mismo tiempo. En este caso, el proceso administrativo recae sobre la EMA y las evaluaciones
cientificas son asumidas por dos Estados miembros. Una vez emitido un dictamen técnico positivo por la
comisién técnica, es la Comision Europea quien concede al solicitante la autorizacion de comercializacion
valida para toda la UE.

Segundo, aunque los procesos de fijacion de precio y reembolso son de competencia nacional, los estados
miembros de la UE estan obligados a cumplir la directiva europea de transparencia 89/105/CEE, donde se
estipula que el plazo méximo para la fijacion de precio y reembolso de los medicamentos es de 180 dias™.

Tercero, la regulacion y el reembolso de los medicamentos a los que se accede en “situaciones especiales’,
es decir, fuera de los procesos comunes de aprobacion y financiacion de cada pais, presentan algunas pautas
comunes.

® El acceso por uso compasivo, recogido en el reglamento 726/200440 permite acceder a medicamentos
en fase de investigacion clinica a pacientes con una enfermedad crénica o gravemente debilitante que no
puedan ser tratados satisfactoriamente con un medicamento autorizado. Cada estado miembro pueda
legislar en este sentido, estableciendo otros requisitos, como que el uso de estas terapias compasivas
conlleve una probabilidad realista de beneficio terapéutico, o requerimientos de informacién adicional por
parte del promotor. Generalmente, este tipo de medicamentos se suministran de manera gratuita por parte
de la industria y requiere autorizacion por parte de los organismos nacionales.

® La utilizacién de un medicamento en una indicacién diferente a la autorizada (off label) es una alternativa
contemplada en todos los paises cuando no existen alternativas terapéuticas adecuadas, aunque
generalmente debe ser autorizada por los seguros de salud (publicos o privados) para su financiacién. En
estos casos, a estos medicamentos se les aplica el precio financiado en la indicacion aprobada.

® El acceso a medicamentos no financiados publicamente no suele estar definido en los procesos de
financiacion. En estos casos, generalmente se aplica el precio de lista, que debe pagar integramente el
paciente o su seguro de salud.
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Acceso a medicamentos en situaciones especiales en los paises de la UE

Espafia. El acceso en situaciones especiales viene determinado por el RD 1015/2009 en el que se engloban tres tipos
de usos especiales: uso compasivo de medicamentos en investigacion, uso en condiciones diferentes a las autorizadas
y medicamentos no autorizados en Espafia’’. Los usos en condiciones diferentes a las autorizadas “tendran caracter
excepcional y se limitardn a las situaciones en las que se carezca de alternativas terapéuticas autorizadas para un
determinado paciente. El uso de medicamentos fuera de las condiciones autorizadas debe ser autorizado, para su
financiacion publica, por los 6rganos competentes de los servicios de salud de las Comunidades Auténomas.

Alemania. Para el uso fuera de las indicaciones aprobadas, la legislacion alemana indica que las compafiias de seguros solo
asumiran los costes cuando haya una decision positiva del Comité Conjunto Federal, el medicamento se use como parte de
un estudio clinico y se emita una declaracion de asuncién de costes de acuerdo a la ley del Cédigo Social o si se cumplen
ciertos criterios determinados”. En uso compasivo, la empresa farmacéutica debe suministrar el medicamento de forma
gratuita, mientras que los seguros de salud solo cubriran la administracion de este y, en los casos necesarios, la estancia
hospitalaria®’. Ademas, se puede utilizar la formula de intento de curacion individual (el médico decide por iniciativa propia
y con el consentimiento del paciente, el uso de un medicamento no aprobado) si se han agotado las demds opciones de
tratamiento y el médico sospecha un beneficio para el paciente en cuestion con base en el conocimiento cientifico®”.

Austria. El acceso a medicamentos de uso compasivo, recogido desde 2009 en el articulo 8 de la Ley de Medicamentos,
establece que para poder acceder mediante esta via es necesario una autorizacién por parte del Oficina Federal de
Seguridad Sanitaria. Esta autorizacion estd condicionada a que el solicitante, que no puede ser la empresa que suministra
el medicamento, informe anualmente a la Oficina Federal de Seguridad Sanitaria sobre el uso del medicamento®®**.

Escocia e Inglaterra. Para la Agencia Reguladora de Medicamentos y Productos Sanitarios (MHRA, por sus siglas en
inglés), un medicamento “especial” es aquel cuyo uso no esta autorizado en el pafs, 0 su uso se realiza fuera de la indicacion
aprobada®. Estos medicamentos solo pueden suministrarse para satisfacer las necesidades especiales clinicas de un
paciente concreto siempre y cuando haya una necesidad que no puede ser cubierta por los medicamentos disponibles
y bajo responsabilidad del médico o farmacéutico que recete dicho medicamento®®. Se deben conservar datos sobre
la persona a la que se le suministra el medicamento especial, la cantidad vendida y cualquier detalle sobre reacciones
adversas al producto vendido durante al menos cinco afios®. De manera general, aunque la MHRA no recomienda el
uso fuera de indicacion, si el producto autorizado en el Reino Unido puede satisfacer la necesidad clinica, incluso fuera
de indicacion, debera utilizarse en lugar de utilizar un producto sin autorizacion“®. Los reembolsos de estas terapias se
establecen mediante el analisis de una seleccién de precios de fabricantes de productos especiales sin licencia y quedan
registrados en la Tarifa de medicamentos Especiales del Reino Unido®’.

Francia. Ha reformado recientemente el procedimiento de acceso temprano o compasivo, denominado anteriormente ATU
(Autorisations Temporaires d'Utilisation), creando en julio de 2021 dos nuevos sistemas de acceso: el “acceso temprand’,
que se dirige alos medicamentos que responden a una necesidad terapéutica no cubierta, que pueden serinnovadores y para
los que el laboratorio se compromete a presentar una autorizacion de comercializacion o una solicitud de reembolso en los
dos afios siguientes; el “acceso compasiva’, para medicamentos no necesariamente innovadores, gue no estan destinados
inicialmente a obtener una autorizacion de comercializacién, pero que responden satisfactoriamente a una necesidad
terapéutica no cubierta. Este acceso compasivo se refiere tanto a aquellos medicamentos que no estan autorizados en
Francia, como aquellos que se utilizan para una indicacién diferente. Ambos tipos de medicamentos son proporcionados
por el laboratorio titular de los derechos de explotacion, de forma gratuita 0 a cambio de una compensacidn, cuyo importe
es fijado libremente por el laboratorio (excepto si el medicamento ya cuenta con un precio negociado o fijado por el Comité
Econdmico de Productos Sanitarios).
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Italia. Existen procedimientos de acceso temprano al medicamento, en los cuales se permite el acceso gratuito
a un medicamento antes de que la autoridad sanitaria italiana autorice su comercializacion o, para medicamentos ya
autorizados, para indicaciones distintas de aquellas para las que el medicamento ha sido autorizado™. La Ley 648/1996
permite la dispensacion de un medicamento a cargo del Servicio Nacional de Salud, cuando no existe una alternativa
terapéutica valida, para medicamentos innovadores autorizados en otros paises, pero no en ltalia, para medicamentos
aun no autorizados, pero en fase de ensayos clinicos o para medicamentos que se utilicen para una indicacién terapéutica
distinta a la autorizada®’.

Paises Bajos. Se distinguen cinco situaciones de prescripciones no autorizadas®': a) si el medicamento esta registrado
para una indicacién, con un uso limitado como tercera o cuarta opcion, y esta destinado a ser utilizado como medicamento
de primera o segunda opcién. b) si el medicamento se prescribe para un grupo de pacientes distinto de aquél al que estd
destinada la indicacion. ¢) si no hay datos suficientes para prescribir el farmaco en pacientes con un deterioro grave,
mientras que hay datos disponibles en pacientes con un deterioro menor. d) si es posible que los nifios estén excluidos de
una indicacion porque no hay datos cientificos o no se dispone de una formay dosificacion adecuadas. e) si el medicamento
se usa para una indicacién completamente diferente.

Portugal. Si el paciente se encuentra en riesgo inmediato de vida o padece complicaciones graves, y no existe una alternativa
terapéutica, los hospitales del SNS pueden solicitar a la Autoridad Nacional de Medicamentos y Productos Sanitarios
(INFARMED) el uso del farmaco antes de finalizar el proceso de aprobacion. Estas solicitudes deben ser realizadas por los
hospitales, tras la evaluacién por parte de la Comision de Farmacia y Terapéutica (CFT) de la institucién®. La transferencia
de los medicamentos sujetos a la autorizacion de utilizacion excepcional se realiza en el marco del Programa de Acceso
Temprano (PAP) a los medicamentos53. INFARMED publica mensualmente los datos referentes a los PAP aprobados™.

Suecia. Cuenta demds con otro tipo de acceso denominado “licencia de medicamentos”, un permiso que pide el médico
prescriptor para que una farmacia venda un medicamento que no esta aprobado en el pafs. Se debe justificar por qué no
se pueden utilizar medicamentos aprobados para la indicacion; cual es terapia previa utilizada y sus resultados; por qué se
elige el medicamento para el que se solicita la licencia, y aportar informacion clara sobre el medicamento en cuestion®”.

I Alemania

El procedimiento de evaluacion y negociacion de precio en Alemania es un proceso particular dentro de los
paises de la UE. La principal diferencia consiste en que las empresas farmacéuticas pueden comercializar un
nuevo medicamento durante un plazo de 12 meses sin la aprobacion de precio y reembolso por parte de las
autoridades del pais, una vez que han obtenido la autorizacion de comercializacion, ya sea por parte de la EMA,
de las autoridades alemanas o por procedimiento de reconocimiento mutuo®. Sin embargo, esto no quiere
decir que las empresas sean totalmente libres a la hora de fijar el precio, ya que estan sujetas a una serie de
mecanismos de evaluacion y fijacion de precio que regulan y limitan los precios de los medicamentos®”.

Agentes y proceso

El principal actor en el proceso de evaluacion y precio en Alemania es el Comité Conjunto Federal (Gemeinsame
Bundesausschuss o G-BA), que es la organizacién publica encargada de la decision final del proceso, supervisada
legalmente por el Ministerio Federal de Salud aleman. La asamblea del G-BA estd compuesta por un presidente
y dos miembros de caracter imparcial, nombrados por el Ministerio Federal de Salud, tres representantes de
hospitales, tres representantes de médicos, un representante de dentistas y cinco representantes de los seguros
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médicos. Todos estos actores cuentan con derecho a voto®®®’. A su vez, los representantes de pacientes también
asisten a las reuniones del G-BA y son consultados por el Comité, pero no tienen derecho a voto™.

El G-BA puede encargar una evaluacion independiente al Instituto de Calidad y Eficiencia en la Atencion de
la Salud (Institut fur Qualitdt und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen o IQWIG), que es una institucion no
dependiente del Estado, encargada de realizar evaluaciones tanto clinicas, como econdmicas. En base a la
documentacion aportada por el laboratorio y a los resultados del comparador estandar en la indicacion, el IQWIG
realiza una evaluacion para comprobar si la nueva terapia ofrece un beneficio adicional con respecto al standard
of care56. Este proceso de evaluacion tiene una duracion de 3 meses®’.

Si el nuevo medicamento demuestra algun beneficio terapéutico con respecto al comparador, la empresa
farmacéutica entra en un periodo de negociacion de precio con la Asociacion Nacional de Fondos Estatutarios
de Seguros de Salud (Spitzenverband Bund der Krankenkassen o GKV-SV), que es la asociacién central de las
compafifas de seguros de salud del pais®’.

En el afio 20117 entré en vigor la Ley de Reestructuracion del Mercado Farmacéutico (Arzneimittelmarkt-
Neuordnungsgesetz o AMNOG), que establece la libertad de precio, pero impone una evaluacion sistematica
del beneficio terapéutico afiadido de los nuevos medicamentos para negociar el precio en los doce meses
siguientes a la entrada en el mercado de la nueva terapia. De manera general, el proceso de evaluacion y precio
se basa en tres principios fundamentales®®:

® Los fabricantes son libres para fijar el precio de los medicamentos.

® Todos los medicamentos recetados son reembolsados por los seguros, a menos que estén incluidos en
una lista negativa.

® Los medicamentos pueden agruparse en grupos de productos considerados terapéuticamente
equivalentes y sujetos a precios maximos de reembolso.

Este proceso se aplica a todos los nuevos medicamentos de marca que se comercializan en Alemania, excepto
a aquellos para los que se estima un impacto presupuestario inferior a 1 millén de euros anuales®. Segun la
AMNOG, las empresas farmacéuticas deben presentar un expediente al comité evaluador dentro de los 3 meses
posteriores a la entrada del nuevo farmaco en el mercado aleman. En ese momento, el G-BA puede pedir al
IQWIG la realizacién de una evaluacion®.

El resultado de dicha evaluacion se publica en Internet y las empresas farmacéuticas, las asociaciones de
pacientes, sociedades cientificas y médicos expertos, pueden realizar comentarios durante un periodo de 3
meses. Pasado ese tiempo, y en base a los resultados de la evaluacion y a los comentarios recibidos, el G-BA
toma una decision sobre la clasificacion del nuevo farmaco®. En el caso de que la nueva terapia demuestre un
beneficio adicional, la empresa farmacéutica y el GKV-SV negocian un precio de reembolso, con un descuento
sobre el precio de venta original establecido por la empresa. Si ambas entidades no llegan a un acuerdo, un
comité de arbitraje determina el precio final a reembolsar, teniendo en cuenta los precios internacionales. Si el
GB-Allega a la conclusion de que el nuevo farmaco no ofrece ningun beneficio adicional, el medicamento puede
transferirse al sistema de precios de referencia. Si un medicamento sin beneficio afiadido no puede asignarse
a un grupo de precios de referencia, también se acuerda un importe de reembolso, pero los costes anuales de
la terapia no pueden ser superiores a los de la terapia comparativa (Figura 10)°*?. Este proceso de negociacion
entre la empresay el GKV-SV tiene una duracion maxima de 6 meses, independientemente de si el medicamento
haya demostrado un beneficio adicional 0 no®’.
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Debido a la gran importancia que tiene la eleccién de un comparador adecuado en el proceso de evaluacion,
el G-BA facilita reuniones con la empresa farmacéutica para asesorar sobre el comparador adecuado en los
ensayos clinicos en fase 3, asi como para informar de los requisitos de comercializacion en Alemania®®®.
Estas reuniones ofrecen la posibilidad de debatir los requisitos y detalles del proceso de evaluacion, a la
vez que las autoridades federales pueden sefialar posibles desviaciones en los ensayos de la terapia a
evaluar®’.

I FIGURA 11. Instituciones y proceso de fijacion de precios en Alemania

Agencia Europea de Medicamenos (EMA)
Aprobacion de la comercializacion

Sector del comercio minorista Sector de hospitalizacion

Fabricante: precio libre en el primer afio, presentacion al Comité Federal
Conjunto (G-BA)

G-BA: encargado de |a evaluacién

Instituto para la calidad y la eficiencia en la Asistyencia Sanitaria (IQWiG):

evaluacion del beneficio terapéutico afiadido
Consulta
externa

Farmaco sin beneficio afiadido Farmaco con beneficio afiadido

Hospitales / organizaciones de compra colectiva
(GPOs): licitaciones, negociaciones de precios

G-BA: publicacién de la evaluacién y resolucién
del beneficio afiadido

Asociacion SHI: inclusion
en un grupo de precios de
referencia

G-BA: inclusion en un grupo de
precios de referencia

Nota: G-BA: “Gemeinsame Bundesausschuss” (Comité
Negociaciones fallidas Conjunto Federal); GPO: “Group Purchasing Organization”
(Organizacion de compras en grupo); IQWiG: “Institut fiir
Reembolso a partir del Qualitat und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen"
segundo afio (Instituto para la Calidad y la Eficiencia de la Atencion
Sanitaria); SHI: “Statutory Health Insurance” (Seguro de
Enfermedad Qbligatorio)

Fuente: OCDE (2018)°°

En el caso de que aparezca nueva evidencia sobre una terapia ya evaluada, tanto el G-BA como la empresa
farmacéutica pueden solicitar una reevaluacion de dicha terapia, aunque el G-BA no esta obligado a realizar una
reevaluacion a peticion de la empresa®.

Los informes de evaluacion definitivos son publicados en la web del Instituto Federal de Productos Médicos y Médicos
(Bundesinstitut fiir Arzneimittel und Medizinprodukte o BfarM) y estén disponibles de forma abierta al publico®.

En Alemania, los precios de los medicamentos hospitalarios son negociados directamente entre los
hospitales (ya sean publicos o privados) y las empresas farmacéuticas. Al contrario de lo que ocurre con
los medicamentos ambulatorios, donde el seguro médico esta obligado a cubrir todos los medicamentos
gue no estén expresamente excluidos del reembolso, los hospitales poseen total autonomia en la compra
de medicamentos. Los precios de estas terapias no estan regulados explicitamente, aunque desde el
afo 2017, los precios de medicamentos ambulatorios se utilizan como limite maximo para el ambito
hospitalario®®.
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Documentacion

A partir de los 3 primeros meses después de la entrada del medicamento en Alemania, y si el impacto en costes
se presupone mayor a 1 millon de euros, la empresa farmacéutica esta obligada a presentar un dossier de valor,
en el que se incluya toda la evidencia clinica y econémica que exponga el beneficio de la nueva terapia. Por ley,
este dossier debe incluir*®¢®:

® Las indicaciones terapéuticas autorizadas en el pais.

® Elbeneficio clinico que muestra el medicamento, asi como las necesidades no cubiertas en la enfermedad
y la prevalencia e incidencia de la patologia en Alemania.

® El beneficio clinico afiadido sobre la terapia comparada seleccionada. Antes de la confeccion del dossier,
la empresa puede consultar al G-BA sobre la eleccion del comparador adecuado. Sifinalmente la empresa
elige otro comparador, debe aportar una justificacion suficiente que explique la eleccién de este.

® Los costes de la terapia por paciente para el seguro obligatorio, asi como el coste del comparador. Debe
especificarse el nimero de tratamientos por paciente al afio, la duracion del tratamiento en dias y los dias
de tratamiento al afio, asi como el consumo por dosis para el célculo de los costes.

® Losrequisitos especificos para garantizar una correcta calidad de la atencién al paciente, como las necesidades
para el diagndstico, la cualificacion de los médicos y demas personal sanitario, la infraestructura médica que
necesita el medicamento para su correcta instalacion, asi como si es necesario que el personal sanitario o las
instalaciones deban seguir un protocolo especifico de seguridad para administrar la terapia.

Ademas, el dossier debe incluir toda la evidencia disponible sobre los estudios en curso e interrumpidos con
el medicamento evaluado. Esto también incluye estudios en los que el fabricante participa financieramente de
alguna otra manera sin ser patrocinador. De igual manera, el dossier debe incluir informacion sobre estudios
de terceros sobre el medicamento, si estan disponibles®®®’. Antes de comenzar la evaluacién, la empresa
farmacéutica puede enviar el dossier al G-BA para verificar si contiene toda la informacién necesaria, sin dar
comienzo el periodo de evaluacion®’.

Evaluacion clinica

La evaluacién clinica se realiza a la vez que la evaluacion econdmica sin que exista un proceso diferenciado
entre ellas. A la hora de realizar una evaluacién clinica, el IQWiG tiene en cuenta los beneficios “relevantes” para
el paciente, determinados por la mortalidad, la morbilidad y la calidad de vida relacionada con la salud. Como
aspectos complementarios, también se tiene en cuenta al tiempo y la forma de la intervencion, ya que estan
relacionados con una mejora de la calidad de vida del paciente, pero estos dos indicadores no pueden ser por si
mismo utilizados para determinar el beneficio terapéutico frente al compador®®.

De manera general, para la evaluacion clinica se tienen en cuenta las siguientes medidas de resultados®®:
® Aumento de la esperanza de vida
® Mejora del estado de salud y de la calidad de vida relacionada con la salud
® Reduccion de la duracion de la enfermedad

® Reduccion de los efectos adversos
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Segun el organismo aleman, la utilizacion de variables subrogadas soélo esta justificada si se han validado
previamente mediante métodos estadisticos apropiados, sin indicar ningiin método de valoracion estandar para
este tipo de medidas®®.

Para el G-BA, una mejora terapéutica frente al comparador proviene de obtener un beneficio relevante para el
paciente®®: i)debido a una eficacia superior del medicamento a evaluar con respecto al standard of care o i)
debido a una reduccién en la frecuencia y/o gravedad de las reacciones adversas relevantes en la terapia frente
al comparador.

El IQWIG cuantifica el beneficio adicional de un farmaco con respecto a su comparador en una escala de 6
niveles (Tabla 3)°:

I TABLA 3. Escala de medicion del beneficio por parte del IQWiG en Alemania

Beneficio adicional Mejora sostenida y sustancial en el beneficio. Es un beneficio muy relevante que no se ha logrado previamente con el comparador
excepcional apropiado, y que puede identificarse mediante la recuperacién de la enfermedad, un aumento considerable de la esperanza de
vida, el alivio a largo plazo de los sintomas graves o que la terapia evite de manera muy relevante efectos secundarios graves.

Beneficio adicional Mejora importante del beneficio. Es relevante para la terapia, no se logrd previamente con el comparador apropiado, y puede
considerable identificarse en particular con la atenuacién de los sintomas graves, una prolongacién moderada de la vida, un “alivio” de la
enfermedad perceptible por los pacientes o que la terapia evite de manera importantes efectos secundarios graves o de otro tipo.

Beneficio adicional Mejora moderada o leve del beneficio. Es relevante para la terapia, no se logré previamente con los comparadores apropiados,
menor y en particular puede identificarse como una reduccién de los sintomas no graves de la enfermedad o que la nueva terapia evite
determinados efectos secundarios.

Beneficio adicional Cuando los datos cientificos disponibles no permiten su cuantificacion.
no cuantificable

Sin beneficio No se ha demostrado ningun beneficio adicional.
adicional
Beneficio menor Cuando el beneficio del medicamento evaluado es menor al del comparador.

Fuente: Elaboracién propia a partir de OCDE (201 8)58

En cuanto a los resultados reportados por los pacientes (PRO), ademds de la calidad de vida relacionada con la
salud, la evaluacion tiene en cuenta que los PRO pueden abarcar otras dimensiones, como los sintomas de la
enfermedad. Para ello se siguen las buenas practicas para la recogida de datos de la calidad de vida relacionada
con la salud marcadas por la EMA’’.

Via especial para MMHH

En el caso de los medicamentos huérfanos (MMHH), el G-BA les presupone un beneficio terapéutico adicional, teniendo
en cuenta los datos aportados por la empresa farmacéutica para la autorizaciéon de comercializacion, sin contemplar
ningln comparador siempre y cuando, el gasto para el seguro obligatorio no supere los 50 millones de euros anuales. Los
fabricantes estdn exentos de presentar datos que respalden este beneficio, pero el G-BA evalia la magnitud del beneficio
para los pacientes, con el fin de crear una base para la negociacion de precios. Si las ventas anuales superan dicho umbral,
laempresa farmacéutica esta obligada a presentar datos sobre el beneficio terapéutico adicional y tanto la evaluacién como
la negociacion de precios de los MMHH sigue el mismo proceso que los medicamentos para enfermedades prevalentes®®.
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Evaluacion econdomica

En Alemania, la evaluacion econémica realizada por el IQWiG difiere de otros paises del entorno europeo, ya que no
utiliza un umbral de coste-efectividad, sino que basa sus decisiones en una frontera de eficiencia, formada por todos
los medicamentos aprobados en Alemania en funcion de su beneficio (eje vertical) y sus costes (eje horizontal)®.

Funcionamiento de la frontera de eficiencia utilizada en Alemania

Las intervenciones 1 a 7 son representadas como comparadores, de las cuales las intervenciones 1,4, 6 y 7 forman la frontera
de eficiencia y, por tanto, la disponibilidad a pagar. Las nuevas intervenciones (nimero 8ll) que se sitlien por encima de la
frontera (drea A), segun sus resultados en la relacion beneficio/coste, tienen mejor relacion coste eficacia frente al dltimo
segmento extrapolado de la frontera y seran reembolsadas al precio especificado. Por el contrario, si la intervencion se
encuentra en el drea B (intervencion 81lI), su relacidn coste-beneficio serd menor que las anteriores, y por tanto el decisor
puede negociar un precio de reembolso a la baja. Las intervenciones con una relacion coste-beneficio constante, cumplen el
criterio de que su precio es adecuado en comparacion con la Gltima terapia de la frontera de eficiencia (Figura 12)°.

g
7 B gl

I FIGURA 12. Frontera de eficiencia utilizada en Alemania

Beneficio
Beneficio

Costes netos/paciente Costes netos/paciente
. : 68
Fuente: IQWiG (2019)
A la hora de evaluar los costes, el IQWiG tiene en cuenta diferentes perspectivas, dependiendo de la terapia a
evaluar. De manera general, considera la perspectiva del seguro obligatorio, del seguro social, del asegurador

(que tiene en cuenta los copagos de los asegurados) y la perspectiva social. Los costes que incluyen cada una
de estas perspectivas pueden verse en la Tabla 4°°.

I TABLA 4. Diferentes perspectivas y costes considerados en Alemania

Categoria del coste Costes médicos directos Costes directos no médicos Costes indirectos | Pagos por transferencia

Perspectiva Reembolsable Noreembolsable Reembolsable No reembolsable

Sociedad S S S Si Si Si
Seguro social Si No Si No No No
Comunidad de aseguradoras Si Si Si Si No No
SHI

SHI Si No Sf No No Si

Nota: SHI: “Statutory Health Insurance” (Seguro de Enfermedad Obligatorio)
Fuente: QWG (2019)°°

50



SITUACION EN PAISES DE NUESTRO ENTORNO

El horizonte temporal de la evaluacién econémica debe representar al menos la duracion media del estudio para
poder comparar los beneficios y los costes de las intervenciones. De manera general, el IQWiG recomienda que
los horizontes temporales sean lo mas largos posibles, sobre todo en la evaluaciéon de enfermedades crénicas.
Ademés, los costes y los beneficios deben siempre tener en cuenta el mismo horizonte temporal®.

Si los datos de los costes proceden de distintos periodos de tiempo, deben ajustarse a la inflacion utilizando
el indice Armonizado de Precios de Consumo de la Oficina Federal de Estadistica de Alemania. Si los costes
y los beneficios se producen en periodos que duran mas de un afio, se descuentan después del primer
afio con una tasa constante del 3%. Del mismo modo, en los andlisis de sensibilidad deben utilizarse tasas
constantes idénticas del 0 y el 5% justificando cualquier desviacion68. La evaluacion también considera un
analisis de la incertidumbre sobre los resultados, realizando analisis de sensibilidad deterministas univariantes
y multivariantes, asi como probabilisticos, siguiendo las recomendaciones del Grupo de Trabajo de Buenas
Practicas Investigacion de Modelizacion Conjunta de ISPOR®.

Participacion del paciente y de las sociedades cientificas

Los pacientes intervienen formalmente en el proceso de evaluacion y reembolso de los medicamentos en
Alemania, siendo miembros del grupo de evaluacion de terapias del G-BA, aportando sus opiniones, pero sin tener
derecho a voto efectivo®™. Los pacientes que intervienen en el comité del G-BA son nombrados por un Comité
Coordinador de Pacientes, que esta formado por las cuatro principales asociaciones de pacientes de Alemania.
Estos representantes de pacientes deben cumplir una serie de requisitos, como estar libres de conflictos de
intereses y tener experiencia y conocimientos técnicos. En las reuniones del G-BA pueden participar tanto
representantes de pacientes “permanentes”’, con experiencia y competencias generales respecto al proceso
de evaluacion, como pacientes relacionados con la terapia a evaluar que pueden aportar su conocimiento y
experiencia con la patologia’’"’?.

Las aportaciones de las sociedades cientificas son tenidas en cuenta por el G-BA a la hora de realizar una
evaluacion definitiva de las terapias. Asi mismo, estas sociedades también colaboran en la confeccién de las
herramientas de seguimiento, realizadas para comprobar los resultados en vida real de las terapias en las que
el G-BA lo considere necesario®®’?.

Elementos de decision de P&R
Sistemas de precio de referencia

Uno de los principales elementos para fijar el precio de los medicamentos en el mercado aleman es el uso del
sistema de precios de referencia internos. Si un medicamento demuestra algun beneficio terapéutico adicional,
laempresa farmacéuticay el GKV-SV, como ya se ha comentado, entran en un proceso de negociacion de precios
en el que el beneficio adicional y el coste frente al comparador forman la base principal de las negociaciones.
Si el nuevo medicamento no demuestra un beneficio mayor que el comparador, el precio maximo al que puede
acceder el nuevo medicamento es el precio del comparador utilizado®’. En el caso de que un paciente seleccione
un medicamento con un precio superior al maximo de su clase, éste debe realizar un copago por la diferencia
entre el precio del medicamento elegido y el méximo de referencia’”.

Para el establecimiento de los precios de referencia en Alemania se sigue un proceso en dos pasos’”:

® Primero, el G-BA forma grupos de medicamentos en base a si contienen los mismos principios activos,
si utilizan principios activos farmacoldgica y terapéuticamente comparables o si se puede realizar una
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accion terapéuticamente comparable. En segundo lugar, la GKV, establece un precio de referencia al que
deben regirse los grupos de medicamentos.

® Ademas, también se tiene en cuenta los precios pagados en otros paises europeos. La lista de otros paises
utilizados como referencia tiene que cumplir tres condiciones: deben pertenecer al Espacio Econémico
Europeo (EEE), la suma de la poblacion de estos paises debe ser al menos del 80% de la poblacion del
EEE y los paises deben ser comparables a Alemania en lo que a resultados econémicos se refiere®.

Impacto presupuestario

Ademas, el G-BA utiliza el impacto presupuestario de las terapias aprobadas como un método mas en la fijacion
de precio y reembolso. En este sentido, el impacto presupuestario se evalla teniendo en cuenta la perspectiva
del seguro médico obligatorio, o de cualquier otro pagador relevante, no incluyendo otros gastos o ahorros
para el sistema fuera de estas perspectivas. A su vez, dado que es probable que el impacto cambie con la
introduccion del nuevo medicamento, el IQWIG estima el impacto para un periodo de entre 1y 3 afios®.

Acuerdos de financiacion y su seguimiento

Sobre las formulas de financiacién del sistema aleman, la legislacion recoge la posibilidad de alcanzar acuerdos
entre las compafiias de seguros y las empresas farmacéuticas como una reduccion del precio en funcién de
la cantidad de ventas, acuerdos de volumen de ventas anual con compensacion de ingresos adicionales o
acuerdos de reembolso en funcién de los éxitos terapéuticos alcanzados. Ademas, en el afio 2011 hubo un
cambio legislativo que abria la puerta a otros tipos de contratos (llegando incluso a ser obligatorios si el G-BA
asi lo estipulaba), como aquellos dependientes de la generacion de evidencia, en los que la remuneracion a las
empresas farmacéuticas dependia de la evidencia generada a partir de datos en el mundo real’®.

Sin embargo, debido al caracter confidencial de las negociaciones alcanzadas entre los seguros de salud y las
empresas farmacéuticas, existe poca evidencia publicada sobre los tipos de acuerdos alcanzados. En el caso
de formas de financiacion innovadoras, como aquellas basadas en resultados, no se han utilizado de manera
generalizada en el pais teutén. En cambio, la irrupcion de terapias innovadoras con resultados no definitivos y
un alto impacto, como es el caso de las terapias CAR-T, han supuesto un avance en la utilizacion de este tipo de
formulas. Seguin un estudio reciente, las principales aseguradoras del pais, que representan a casi el 60% de la
poblacion, llegaron a acuerdos con las empresas farmacéuticas por las que éstas debian reembolsar el importe
de los medicamentos si los pacientes no alcanzaban determinados hitos, relacionados con la supervivencia
global?.

Enelafio 2020 se modific la ley del seguro obligatorio, otorgando al G-BA la posibilidad de obligar alas empresas
farmacéuticas a presentar y recopilar datos de efectividad y consumo de medicamentos en el mundo real. El
G-BA puede requerir esta recopilaciéon o evaluaciéon de datos desde el primer momento de la comercializacion.
Pero esta recopilacion de evidencia esta acotada a aquellos medicamentos sobre los que se dispone de un nivel
de evidencia poco preciso, como son los medicamentos con una aprobacion condicional, en circunstancias
excepcionales o para enfermedades raras®®’?.

Una vez obtenida la documentacion inicial, el G-BA decide si es necesario una recopilacion de datos con evidencia
en el mundo real, encargando, si asi lo estima oportuno, la elaboracion de un proyecto piloto. Este piloto debe
recoger el tipo, duracién y alcance de la recogida de datos, asi como el objetivo, los criterios de valoracion de los
datos del paciente que seran registrados, la metodologia de la recogida de datos y la evaluacion por parte de la
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empresa farmacéutica. Este proceso debe completarse en un plazo méaximo de 6 meses. Pasado ese tiempo,
el G-BA, o el IQWIiG en nombre del G-BA, transmite la version piloto del proyecto a las sociedades cientificas,
autoridades federales en salud, empresa farmacéutica interesada y a otras personas y organizaciones expertas,
para que realicen comentarios y propuestas de mejora’”.

Una vez recibidos los comentarios, el G-BA determina los requisitos finales y los plazos para la revision de la
recogida de los datos. No existe un periodo especifico de revision, pero en un maximo de 18 meses el G-BA
revisa si la recopilaciéon de datos se esta llevando a cabo segun lo estipulado o si es necesario realizar ajustes
en las especificaciones’®.

..A DESTACAR EN ALEMANIA

v/ Comercializacion automatica inicial del farmaco sin evaluacion previa, durante el primer afio
v Utilizacion de la frontera de eficiencia para tomar la decision de precio y reembolso

v’ Los MMHH no estan obligados a demostrar beneficio terapéutico adicional si no superan un gasto
anual de 50 millones de euros

Australia fue uno de los paises pioneros en introducir la evaluacién econémica de las intervenciones sanitarias,
ya en 1993. El proceso de aprobacion de medicamentos se rige por la ley de Productos Terapéuticos de 198977
y recae sobre la Administracion de Productos Terapéuticos (Therapeutics Goods Administration o TGA), que es
la agencia reguladora de medicamentos del Departamento de Salud del gobierno de Australia’®. Una vez que
la TGA ratifica la aprobacién de comercializacion del medicamento en base a la calidad, seguridad y eficacia,
éste ingresa en el Registro Australiano de Productos Terapéuticos (ARTG)’*#’. El gobierno australiano financia
parcialmente los medicamentos incluidos en el Programa de Beneficios Farmacéuticos (Pharmaceutical Benefits
Scheme o PBS), que es una lista nacional de medicamentos por la cual el paciente paga un copago®'.

Agentes y proceso

Una vez que la TGA aprueba la comercializacion del medicamento en el pais, el laboratorio interesado puede
solicitar que el coste de la terapia sea financiado bajo el PBS*. Para acceder a esta evaluacion, la empresa
farmacéutica debe presentar una solicitud al Comité Asesor de Beneficios Terapéuticos (Pharmaceutical Benefits
Advisory Committee o PBAC), un organismo independiente que realiza recomendaciones al gobierno sobre la
inclusion (o no) del farmaco dentro del PBS®'. El sistema australiano permite que se evalle paralelamente la
autorizacion de comercializacion del TGA y la evaluacion realizada por el PBAC, pero no se puede incluir un
farmaco en el PBS a menos que esté incluido en el registro del ARTG®".

El PBAC estd obligado, segun la ley, a considerar la eficacia y el coste del medicamento propuesto en comparacion
con las terapias existentes®**. No puede hacer una recomendacion positiva para un medicamento que es
sustancialmente mas costoso que un medicamento alternativo,amenos que esté convencido de que el medicamento
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propuesto también proporciona una mejora significativa en la salud®. Asi mismo, el gobierno australiano no puede
incluir un medicamento en el PBS a menos que el PBAC recomiende su inclusion. El gobierno también puede optar
por no incluir un medicamento recomendado por PBAC en el PBS®'. Por ejemplo, cuando el impacto presupuestario
del medicamento supere los 20 millones de dolares australianos (13 millones de euros, aproximadamente) en
cualquiera de los afios siguientes, el Ministro pide una reconsideracion sobre su inclusion en el PBS®™.

La evaluacion de solicitudes por parte del PBAC sigue un ciclo de 17 semanas, recibiendo solicitudes 3 veces al
afio, en marzo, julio y noviembre81. Durante las 10 primeras semanas, las solicitudes son evaluadas, enviandose
al patrocinador un borrador de informe. La empresa tiene una semana para hacer comentarios sobre el borrador
y aclarar las dudas surgidas por los evaluadores. La presentacion, el informe de evaluacién y la respuesta de
la empresa se remite a dos subcomités técnicos del PBAC: el Subcomité Econdmico (ESC, por sus siglas en
inglés) y el Subcomité de Utilizacion de Medicamentos (DUSC). El asesoramiento proporcionado por estos
subcomités se facilita a la empresa en la semana 19 después de la presentacion inicial y la empresa tiene 1
semana para responder. Los comentarios de pacientes interesados, profesionales de la salud y otras partes
interesadas pueden enviarse a través de un formulario online hasta 3 semanas antes de la reunién del PBAC. El
PBAC se retine aproximadamente 17 semanas después de la presentacion®’.

El resultado se comunica a las empresas de 3 a 5 semanas después de la reunion del PBAC, publicandose un
documento de resumen publico en el sitio web del PBS de 16 a 18 semanas después de la reunion (Figura 13)%".

I FIGURA 13. Proceso de evaluacion de medicamentos en Australia, en semanas

Comentarios del publico a través de Internet

Informe de evaluacion a
la empresa
Consejo del
ESC/DUSC
Reunidon del DUSC Reunidn del PBAC
| | | |
| | | | | | |

Semanas 0 8 10 11 12 13 14 15 16 16
Nota: ESC: “Economic Subcommittee” Reunién del DUSC

(Subcomité Econémico); DUSC: “Drug Utilisation

Subcommittee” (Subcomité de Utilizacion
de Medicamentos); PBAC: “Pharmaceutical Respuesta de la empresa Respuesta de la empresa

Benefits Advisory Committee” (Comité
Consultivo de Prestaciones Farmacéuticas)

Fuente: Kim (2021)"

El documento de resumen publico de la evaluacion, ademas de la informacion relativa al medicamento, contiene
datos presentados por la empresa (censurando aquellos que sean sensibles por razones comerciales), asi
como los argumentos en los que se basa el PBAC para recomendar la inclusion en el PBS y las aportaciones y
comentarios de los pacientes y partes interesadas®.

Comité Asesor de Beneficios Terapéuticos

El PBAC es un organismo formado por expertos independientes designados por el gobierno australiano. Segun
la ley Nacional de Salud, el PBAC debe considerar, ademas de las condiciones médicas para las que se registra
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el medicamento en Australia, la eficacia clinica, seguridad y rentabilidad (entendida como la relacién calidad-
precio) en comparacion con otros tratamientos disponibles en el pais®’ .

La ley Nacional de Salud australiana establece que el PBAC debe estar compuesto por un presidente y
al menos 11 miembros més, pero no mas de 20. Al menos dos tercios de los miembros del comité deben
ser representantes de la industria farmacéutica, consumidores, economistas de la salud, farmacéuticos
comunitarios en activo, farmacéuticos clinicos, médicos de atencion primaria y médicos especialistas y son
elegidos por sus respectivas asociaciones profesionales. El resto de los miembros (si los hay), serén personas
gue el Ministro considere que tienen la cualificacién o experiencia necesaria en un campo relacionado con las
funciones del comité o cuyas aportaciones considere relevantes. Asi mismo, el ministro debe nombrar a uno
de los miembros del Comité como presidente del mismo, pudiendo nombrar a otro de los miembros como
vicepresidente. Los miembros del PBAC pertenecen al mismo hasta que el ministro lo considere oportuno®.
Actualmente, el PBAC esté compuesto por 21 miembros, entre los que se incluyen médicos, profesionales de
la salud, economistas de la salud y representantes de los consumidores de salud, que se encargan de dar voz a
los pacientes. EI PBAC se reline tres veces al afo, generalmente en marzo, julio y noviembre®’.

Como se ha mencionado anteriormente, el PBAC cuenta a su vez con dos subcomités que realizan labores de
asesoramiento y andlisis en el plano econdmico y de utilizacion de farmacos®’.

Subcomité de utilizacion de farmacos

El subcomité de utilizacion de farmacos (o DUSC, por sus siglas en inglés) se encarga de asesorar e informar
sobre las solicitudes al PBAC, entregando un documento denominado Asesoramiento DUSC, que también
es facilitado a la empresa solicitante®. El subcomité realiza estimaciones sobre el uso del medicamento, asi
como el coste financiero del mismo. También recopila y analiza datos sobre el futuro uso real del farmaco
en el pais, si es una terapia nueva, o el uso real, o si el medicamento ya se comercializa90. El DUSC no
evalua medicamentos cuando ya se ha revisado su uso y coste para el sistema, ni cuando es poco probable
que la entrada del medicamento genere un impacto sustancial en los costes o la préctica clinica habitual®.
Ejemplos de esto ultimo son los casos en los que hay un pequefio grupo de pacientes claramente definido,
o el mercado es estable o cuando el medicamento es para un programa fuera del PBS®". EI DUSC publica los
informes de analisis de utilizacion de los farmacos en la pagina web del departamento de salud australiano,
gue comprende tanto la metodologia utilizada por el subcomité, como los datos disponibles para analizar el
farmaco evaluado®.

Actualmente, el subcomité de utilizacion de farmacos esta compuesto por 11 miembros, entre los que se
encuentran médicos de atencidn primaria, médicos especialistas, economistas de la salud, investigadores,
farmacéuticos, miembros de la industria y representantes de los consumidores, entre los que se encuentra el
presidente y vicepresidente del PBAC™.

Subcomité de economia

El subcomité de economia (ESC, por sus siglas eninglés), revisa e interpreta los analisis econémicos presentados
por el solicitante y asesora al PBAC sobres su calidad, validez y relevancia. El ESC también es responsable de
asesorar al PBAC sobre los avances metodoldgicos en la recopilacion, analisis e interpretacion de datos clinicos
y econdmicos®. Este subcomité estd formado por economistas de la salud, médicos de atencién primaria y
especialistas, farmacéuticos, investigadores, miembros de la industria y representantes de los consumidores.
Al'igual que ocurre con el DUSC, el presidente y el vicepresidente del PBAC forman parte del ESC*.
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Documentacion

Cuando el laboratorio farmacéutico esta interesado en que su medicamento sea incluido en el PBS, debe remitir
una presentacion al PBAC. Segun los requisitos del PBAC, dicha presentacion debe seguir la siguiente estructura
(Figura 14 )83

® Seccion 1. Contexto. Describe el medicamento propuesto, su uso previsto en el PBS 'y la justificacion de
su financiacion, asi como la(s) terapia(s) que probablemente sera(n) sustituida(s) en mayor medida por
los prescriptores en la practica real. Se le(s) denomina comparador(es) principal(es).

® Seccion 2. Evaluacién clinica. Se debe proporcionar la mejor evidencia disponible que compare el
rendimiento clinico del medicamento propuesto con el del comparador principal (preferiblemente, de
ensayos aleatorizados directos o, si no estan disponibles, de otros ensayos o estudios adecuados).
Termina con una conclusion terapéutica en la que se indica si el medicamento propuesto es superior, no
inferior o inferior al comparador principal, teniendo en cuenta cualquier diferencia entre la poblacion del
ensayo Y las circunstancias de uso.

® Seccion 3. Evaluacién econémica. Se debe presenta una evaluacion econdomica de las consecuencias de
sustituir el medicamento propuesto por el comparador principal en el contexto de la inclusion solicitada.

® Seccion 4. Uso del medicamento en la practica habitual. Incluye el alcance previsto del uso del
medicamento en el sistema sanitario, y un analisis financiero para el PBS y el presupuesto sanitario del
gobierno australiano.

® Seccion 5. Informacion adicional relevante (opcional). Incluye cualquier otra informacion relevante para
apoyar la presentacion.

I FIGURA 14. Estructura de la presentacion para los medicamentos evaluados en Australia

Seccion 5:
Seccion 3: Seccion 4: Opciones para
Evaluacion Uso del farmaco presentar
economica en practica informacién
adicional relevante

Seccion 1: Seccion 2:
Contexto Evaluacion clinica

Seccion 3A: Seccion 3B:
Anélisis de Minimizacion
coste-efectividad de costes

Fuente: Departamento de Salud del gobierno de Australia (201 6)93

Todas las presentaciones deben contener un resumen ejecutivo que exponga claramente los aspectos y temas
clave presentados en el cuerpo principal de la presentacién. La informacién adicional puede incluirse como
anexo o documento técnico®.
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Evaluacion clinica

La evaluacion clinica realizada por el PBAC se basa en la informacion aportada por la empresa interesada, que
se estructura en 4 componentes®*:

® Busqueda sistematica de la literatura para identificar los ensayos clinicos pertinentes a la evaluacion,
siguiendo el manual Cochrane para realizar revisiones sistematicas.

® Andlisis e interpretacion de los resultados de cada ensayo clinico aportado, frente al comparador
designado, que debe ser el utilizado en la practica clinica real en Australia.

©® Andlisis adicionales para estimar el efecto comparativo del medicamento cuando no pueden derivarse de
la poblacion estudiada en los ensayos clinicos.

® Evaluacion de la aplicacion del medicamento en el entorno australiano.

De manera general, el PBAC establece que los datos de los ensayos clinicos deban provenir de ensayos
aleatorizados con comparaciones directas entre el farmaco evaluado y el comparador elegido. Cuando no
se puedan realizar estas comparaciones directas, la empresa interesada debe realizar una justificacion de la
utilizacién de comparaciones indirectas®.

Pararealizarlaevaluacion, el PBAC tiene en consideracion las herramientas de medicién de resultados reportados
por los pacientes (PROM), que incluyen medidas globales o especificas de la enfermedad para la que se presenta
la evaluacion. Ademas, el PBAC tiene en cuenta los instrumentos de utilidad multi-atributo, en los que el método
de puntuacion del instrumento esta anclado en una escala de afios de vida ajustados a una calidad de entre
0 (muerte) y 1 (salud plena). Cuando se utilice una medida de resultado informada por el paciente distinta del
Health Utility Index, el EQ5D-3L 0 -5L, el SF-6D, los instrumentos de evaluacién de la calidad de vida (AQol) y el
indice Child Health Utility 9D (CHU9D) para nifios y adolescentes, la empresa debe proporcionar una justificacion
0 una referencia que apoye el instrumento de medicion de la calidad de vida elegido®.

Evaluacion de medicamentos huérfanos

El acceso a los medicamentos indicados para enfermedades raras se articula mediante el Programa de medicamentos que
salvan vidas (Life Saving Drugs Program o LSDP). Este programa se encarga de financiar por completo medicamentos indicados
para enfermedades raras y potencialmente mortales, independientemente del proceso de inclusion de los medicamentos en
la lista del PBS. EI LSDP cubre la financiacion de medicamentos si®*:

® Son clinicamente efectivos, pero no lo suficientemente rentables como para incluirlos en el PBS.

© Tratan enfermedades raras (definidas como 1 caso por cada 50.000 personas o menos en la poblacion australiana)
y potencialmente mortales.

@ Lacompafifa farmacéutica (patrocinador) solicita que su medicamento sea incluido en la lista del LSDP.

La evaluacion de estos medicamentos la realiza el comité de expertos del LSDP, que formaliza una recomendacion (o
no) de financiacion al ministro de Sanidad. Debido a que el acceso répido de estos medicamentos a los pacientes es
fundamental, este proceso de evaluacion se realiza en un plazo maximo de 30 dias. Actualmente, hay 16 medicamentos
disponibles a través del programa, que tratan 10 enfermedades raras. El programa revisa el rendimiento mostrado por los
medicamentos dos afios después de su inclusién en la lista’. Actualmente, se encuentran en revision 9 medicamentos,

cuyos resultados se publicarén a finales de 2021°°.
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Evaluacion econdomica

El PBAC determina que la evaluacion econdmica puede ser un analisis coste-efectividad (ACE), un coste-utilidad
(ACU) o una minimizacion de costes. El Comité establece de manera explicita que se debe realizar una evaluacion
ACE/ACU cuando la evaluacion clinica ha concluido que el medicamento evaluado es terapéuticamente
superior al comparador principal, pero que puede suponer costes adicionales para el sistema sanitario, o es
terapéuticamente inferior al comparador principal, pero que probablemente suponga menores costes para el
sistema sanitario. Por otro lado, el PBAC establece que se debe realizar un enfoque de minimizacién de costes
cuando existe una afirmacion terapéutica de no inferioridad, el perfil de seguridad es igual o mayor y se prevé
gue el uso del medicamento suponga un coste similar o menor para el sistema sanitario. Se permite el uso de
otro tipo de evaluaciones econémicas, como el analisis coste-beneficio, pero sélo como apoyo de los tipos de
evaluaciones mencionados anteriormente®.

El PBAC indica que se deben identificar los resultados incrementales en salud, en forma de afios de vida
ajustados por calidad (AVAC) en el caso de realizarse un ACU, y los costes sanitarios incrementales. De manera
general, el PBAC prefiere que se presente la evaluacion econémica en forma de un ACU en vez de un ACE
cuando se posean datos de AVAC ganados, haya una mejora en la calidad, pero no en la cantidad de vida
ganada, o los ensayos clinicos expongan los resultados utilizando un instrumento de medida de la utilidad multi-
atributo. Cuando se presente un ACE, se debe justificar por qué los resultados en salud del medicamento no se
expresaron en forma de AVAC para poder presentar la evaluacion econémica como un ACU®.

Para la realizaciéon de la evaluacion econdmica deben registrarse todos los estados de salud o eventos
clinicos relevantes a lo largo de la enfermedad, siendo coherente con la informacion aportada en la parte
clinica. Se debe justificar la exclusion de cualquier estado o evento potencialmente relevante identificado en
la literatura®.

La perspectiva preferida por el PBAC es la del sistema sanitario, que incluye el uso de recursos sanitarios y
relacionados con la salud (costes y compensaciones de costes), y los resultados relacionados con la salud. Se
puede presentar una perspectiva social mas amplia e incorporar cuantitativamente consideraciones mas alla
del paciente y del sistema sanitario, pero de forma complementaria. La tasa de descuento debe ser del 5% anual
para todos los costes o resultados en salud que se produzcan o prolonguen mas alld de un afio respecto al afio
base. El PBAC no estipula ningun horizonte temporal de preferencia. Sin embargo, cuando se aporte evidencia
de que el tratamiento afecta a la mortalidad o a la calidad de vida a largo plazo, se debe utilizar como horizonte
temporal toda la vida del paciente®.

Asi mismo, se deben presentar analisis de sensibilidad determinista univariante y multivariante. El analisis
determinista se aplicara a todos los parametros de entrada inciertos, utilizando las normas estadisticas
comunmente adoptadas para representar la incertidumbre en torno a su valor real. El analisis multivariante
se debe utilizar para comprobar los efectos combinados de la incertidumbre sobre los valores reales de los
parametros de entrada para los que el analisis univariante se mostré sensible. Ademas, el PBAC indica que se
puede realizar un anélisis probabilistico. Los andlisis de sensibilidad deben recoger tasas de descuento del 0%
y 3,5% anual para los resultados y los costes™.

Participacion del paciente y de las sociedades cientificas

Actualmente, los consumidores, los pacientes y cualquier organizacion interesada puede proporcionar su punto
de vista sobre medicamentos a través de una interfaz web. Este programa de participacion se encuentra en este
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momento en revision, y se estan desarrollando mejoras para recopilar las opiniones de los consumidores de
manera que se promuevan contribuciones mas significativas y Utiles a la evaluacion de medicamentos por parte
del PBAC. EI PBAC se compromete a escuchar y comprender las perspectivas de los consumidores e integrarlas
en su consideracion de medicamentos®®.

Estos comentarios son revisados y recopilados por el PBAC, quien realiza un resumen que es enviado al comité
de evaluacion y a la empresa solicitante. Las aportaciones realizadas por estas partes interesadas se anotan
en el documento publico de evaluacion que esta disponible en la web del PBAC. Ademas, el representante de
los consumidores es el encargado de aportar la vision del paciente dentro del comité de evaluacion del PBAC,
siendo capaz de influir en las decisiones del mismo con su voto®®.

Elementos de decision de P&R

De manera general, la fijacién del precio de un nuevo medicamento se basa en varios principios, entre los
gue se encuentran los criterios definidos por el PBAC, los precios de referencia internos de otras terapias y
el impacto financiero del medicamento evaluado en el pais. Ademas, se aplican reducciones automaticas de
precios del 5%, 10% y 15% cuando los medicamentos llevan 5, 10 y 15 afios incluidos en la lista del PBS,
respectivamente”’.

Criterios que influyen en la decision
La toma de decisiones del PBAC esté influenciada por cinco factores cuantitativos (Tabla 5)%:

I TABLA 5. Factores que influyen en la decision del PBAC en Australia

Beneficio comparativo para la salud Se evalua tanto en términos de la magnitud del efecto como de la importancia clinica del mismo,
frente al comparador. Se presenta tanto en términos de eficacia como de seguridad, asicomo en
el denominador de la relacion coste-eficacia incremental o coste-utilidad incremental.

Coste-efectividad comparativo Se presenta en términos de ratio coste-efectividad incremental (incluyendo la ratio coste-utilidad
incremental) o como enfoque de minimizacion de costes. Incluye todo el espectro de recursos
sanitarios. EI PBAC no ha reconocido de manera oficial ningtn umbral explicito de coste-utilidad
ala hora de fijar el precio del medicamento. Sin embargo, algunas investigaciones sugieren que
las decisiones del PBAC se determinan por un umbral de coste-efectividad implicito de 50.000
ddlares australianos (32.000¢, aproximadamente)%'99

Asequibilidad para el paciente en ausencia de la Se presenta como coste por paciente y duracién del tratamiento para la terapia aguda, o como
financiacion otorgada por el PBS coste por paciente y afio para la terapia crénica o continuada.

Uso previsto en la practica e implicaciones Presentado como el coste neto anual previsto para el PBS.

financieras para el PBS

Uso previsto en la practica e impacto financiero Presentado como el coste neto anual estimado por afio.

para el presupuesto sanitario del gobierno

australiano

Fuente: elaboracion propia a partir de Australian Government. Department of Health (2016)83

Otros factores menos cuantificables que también influyen en la decision del PBAC son®®:
® La conflanza general en las pruebas y supuestos en los que se basa la presentacion.

® Los supuestos éticos y de equidad implicitos, como la edad o la situacién socioeconémica y geografica
del paciente, que pueden variar en funcién de las distintas propuestas y deben reevaluarse caso por caso.
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® La existencia de alternativas terapéuticas eficaces. Esto ayuda a determinar la necesidad clinica del
medicamento propuesto.

® La gravedad de la condicion médica tratada. Se hace hincapié en la naturaleza y el alcance de la
enfermedad, bajo el actual manejo terapéutico.

® La capacidad de dirigir la terapia de forma precisa y eficaz a los pacientes que probablemente se
beneficien mas.

©® Cuestiones de salud publica; por ejemplo, el desarrollo de resistencia hacia agentes antimicrobianos.

® Cualquier otro factor relevante que pueda afectar a la idoneidad del medicamento para su inclusion en
el PBS.

Si se considera que el medicamento es equivalente a las alternativas, sin suponer un avance relevante, el gobierno
australiano lo financiara teniendo en cuenta el precio mas bajo del comparador ya financiado en el pais”’.

Impacto presupuestario

El impacto presupuestario presentado por la empresa al PBAC puede realizarse mediante dos enfoques no
excluyentes: enfoque epidemioldgico y enfoque de la cuota de mercado. El primero estima los pacientes
elegibles para consumir el medicamento evaluado en base a la informacion sobre la utilizaciéon del farmaco
indicada por la empresa interesada en la evaluacion. Por su parte, el enfoque de cuota de mercado se elabora
a partir de la informacion de mercado de la indicacion en Australia y el efecto sustitucion de otras terapias que
podré generar con la entrada del nuevo medicamento®. El PBAC determina el uso de un horizonte temporal de
6 afios, mientras que indica que la tasa de descuento tanto para los resultados sanitarios, como para los costes
debe ser del 0%, y sin tener en cuenta la inflacion®.

Acuerdos de financiacion y su seguimiento

En Australia, los acuerdos de financiacion de medicamentos entre la empresa interesada y el gobierno se
organizan mediante la firma de “escrituras de contrato’, que son acuerdos disefiados para favorecer el acceso
a los medicamentos, mientras que se tiene en cuenta la relacion coste-efectividad o coste-eficacia de estos. El
gobierno australiano estipula dos tipos generales de acuerdos: acuerdos de precios especiales (SPA) y acuerdos
de riesgo compartido (RSA)'*".

® Los SPA son acuerdos de precios especiales y confidenciales con un patrocinador para el suministro
de un medicamento que formalice un precio “publicado” versus “efectivo’. La diferencia entre el precio
publicado en el PBS y el precio realmente pagado por el gobierno se gestiona mediante un acuerdo de
reembolso. Se llevan a cabo para que el sistema australiano pueda tener acceso a medicamentos a un
precio rentable méas bajo sin afectar el precio del producto en otros mercados'®”.

® Los RSA son acuerdos alcanzados entre el gobierno y las empresas en los que se busca minimizar los
riesgos asociados a la inclusion de algunas terapias en el PBS, como la incertidumbre en los resultados
alcanzados en poblacion real de Australia o el aumento del volumen de pacientes’®’.

En un analisis de farmacos aprobados por el PBAC durante el periodo 2010-2018, se muestra que el 14% de las
recomendaciones positivas del PBAC contenian un RSA (Tabla 7).
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I TABLA 7. Relacion entre recomendaciones positivas del PBAC y RSA en Australia (2010-2018)

ANO DE RECOMENDACION ACUERDOS PROPORCION DE RSA
LA RECOMENDACION POSITIVA RSA FRENTE AL TOTAL (%)
3 3

2010 101
2011 100 5 S
2012 109 9 8
2013 127 26 15
2014 128 34 26
2015 174 23 12
2016 148 30 20
2017 134 12 8
2018* 55 10 22
2010 - 2018 1076 152 14

Nota: * hasta el mes de marzo RSA: Risk Sharing Agreements (Acuerdos de Riesgo Compartido. Fuente: Lybrand y Wonder (2020)99

En Australia, el seguimiento de los farmacos no se realiza a partir de una Unica base de datos, sino que el PBAC
realiza monitorizaciones sobre el uso de los medicamentos tomando en consideracion datos provenientes de
sociedades cientificas, farmacias o herramientas disefiadas ad hoc. Por ejemplo, en el caso de las terapias
CAR-T, el acuerdo de riesgo compartido firmado entre la empresa interesada y el gobierno australiano indicaba
gue para el seguimiento de los costes y de los resultados en salud obtenidos por la terapia, todos los pacientes
que recibian el medicamento debian ser incluidos en el Registro de receptores de trasplantes de médula 6sea
de Australasia’".

Otro caso similar es el producido en la aprobacion de ipilimumab por el PBAC para el melanoma metastasico
en 2012. En el documento de aprobacion del farmaco se solicitd que, para rebajar la incertidumbre sobre los
resultados del farmaco en Australia, se debia implementar un mecanismo para verificar los beneficios esperados
del farmaco sobre la supervivencia global, a partir de datos procedentes de la practica clinica real en Australia.
Para ello, se puso a disposicion de los médicos prescriptores una pagina web donde debian registrar a todos
los pacientes que usaran la terapia, y se les facilité una formacion online para familiarizarse con el sistema’'®”.

A su vez, el gobierno monitoriza el uso de los farmacos a partir de datos provenientes de las farmacias
hospitalarias y comunitarias para conocer la efectividad clinica y los costes de los medicamentos tras su
inclusion en el PBS'".
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..A DESTACAR EN AUSTRALIA

v’ Uno de los paises pioneros en realizar evaluacion econémica.

v’ Posibilidad de incorporar la perspectiva social en las evaluaciones.

v Criterio claro y explicito de qué tipo de evaluacién econdémica aplicar: ACU/ACE si el farmaco es
terapéuticamente superior o minimizacion de costes si no lo es.

AN

Sistema que permite comenzar la evaluacion de medicamentos sin contar con una aprobacion de
comercializacion definitiva.

Proceso de evaluacion diferenciado para agilizar el acceso a los MMHH.
Incorporacion de PROM al proceso de evaluacion.

Participacion de consumidores que aportan la vision del paciente en el proceso.

S X < «

Disponibilidad publica de los informes detallados de evaluacién del medicamento y las razones de
su inclusion en el PBS.

AN

Proceso.

v/ Consideracion de la asequibilidad para el paciente a la hora de fijar el precio del medicamento.

Austria cuenta con un sistema sanitario similar al aleman, en el que toda la poblacion empleada y sus familias
esta cubierta por distintos tipos de seguros de salud publicos de caracter obligatorio, ademas de existir
seguros privados'?'%. Desde el afio 2020, los seguros publicos se agrupan en la Organizacion Paraguas de las
Instituciones de la Seguridad Social (Dachverband der Sozialversicherung)'®.

En el caso de Austria, si una empresa quiere solicitar la autorizacién de comercializacion en el pais de manera
descentralizada debe hacerloenla Oficina Federal de Seguridad Sanitaria (Bundesamt fiir Sicherheitim Gesundheitswesen
0 BASG), que es una autoridad federal bajo supervision del Ministerio Federal de Asuntos sociales, Salud y atencion del
gobierno austriaco. EI BASG realiza una revision en base a la eficacia, seguridad y calidad del medicamento'®”%,

Agentes y proceso

El proceso de evaluacién y reembolso de los medicamentos en Austria esta dividido en dos partes, dependiendo
de si el medicamento se administra en el ambito ambulatorio o en el hospitalario. La regulacion de precio por
parte del seguro social se aplica a los medicamentos que soliciten su inclusion en la lista de medicamentos
administrados a pacientes ambulatorios y a los medicamentos que no estan incluidos en dicha lista, pero
cuyas ventas durante los 12 meses anteriores a cargo del seguro social de salud superen los 750.000€. Si
un medicamento obtiene una valoracion positiva sobre su reembolso, entra dentro del Codigo de Reembolso
(Erstattungskodex o EKQ)'%%1%°,
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En el caso de los medicamentos hospitalarios, la fijacion del precio es libre, siendo el hospital o los grupos de
hospitales quienes negocian individualmente el precio de los medicamentos con la empresa farmacéutica, una
vez obtenida la autorizacion de comercializacion en el pais (Figura 15)'¢1%%,

FIGURA 15. Proceso de evaluacion y reembolso en  Todos los medicamentos incluidos en el EKO tienen
Austria derecho al reembolso general, pero las normas de
prescripcion difieren. EI EKO tiene tres categorias
principales: la “caja verde’, la “caja amarilla” (con dos

“ - - 106,110,111.
Hospitalario P subgrupos) y la “caja roja” (Figura 16) :

® La “caja verde” incluye los medicamentos que
tienen derecho al reembolso automatico; éstos
pueden ser recetados por cualquier médico
contratado. Algunos de los medicamentos de
. . este recuadro no se reembolsan en todas sus

Nuevos medicamentos Nuevos medicamentos T ) ]
solicitados para su reembolso | solicitaos para su reembolso indicaciones, sino solo para el tratamiento de

por el fabricante por el fabricante determinadas enfermedades

Solicitud de reembolso

® La ‘caja amarilla” incluye los medicamentos
gue aportan un beneficio terapéutico afiadido

Evaluacion de la tecnologia sanitaria importante, pero que no se han incluido en el

compartimento verde por motivos médicos o

Evaluacién médico-terapéutica econdmicos. El reembolso sdlo se concede si se

No hay un proceso y econdmica por parte de la cumplen unos criterios definidos (por ejemplo,
estandarizado. Se negocia Organizacion Paraguas de las i

entre el hospital y el fabricante |  Instituciones de Seguridad una enfermedad especifica o un grupo de edad).

Social austriacas En el caso de los medicamentos del subgrupo

de la casilla amarilla clara, puede aplicarse un
control a posteriori de los registros llevados a
cabo por el médico prescriptor.

Valoracion

® La“cajaroja’esunacategoriatemporal (maximo
Recomendaciones sobre . .

No hay procesos el reembolso del nuevo 180 dias) para los medicamentos para los que
estandarizados de evaluacion medicamento por parte de se ha presentado por primera vez una solicitud
basados en la evidencia un comité de evaluacion deinclusio | EKO. D t teti |

Sl 1 einclusionene . Durante este tiempo, los

costes solo estaran cubiertos si la compafia

de seguros de salud ha obtenido la aprobacion
médica del jefe del servicio de revision médica
Decision final de reembolso del seguro social. En estos casos, el precio del
medicamento no debe superar el precio medio

Decision final d bolso= ) .
ecision tia’ €€ a0 S0 de la UE. Y mientras no se haya determinado

Decision final sobre el decision sobre la inclusion en
reembolso de medicamentos | el catdlogo de prestaciones un precio medio de la UE, se utilizara el precio
ECl =Rl I 2nbulatorias por el EKO, por la comunicado por la empresa distribuidora. Si la
hospitalaria o del hospital Organizacion Paraguas de las o ] i ]
regional Instituciones de la Seguridad comision de precios determina que el precio de

social reembolso provisional austriaco es superior al

precio medio de la UE determinado, la empresa
Nota: EKO: ‘Erstattungskodex” (Cédigo de Reembolso); HEK: distribuidora debe devolver la diferencia a las
HelImltteI-EvaIU|grqngs-Komm|SS|on (Com|3|%19de Evaluacion de instituciones de seguridad social en un plazo
Productos Terapéuticos) Fuente: Wolf (2020) ] ) o

de seis meses a partir de la solicitud' '*.

63



EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

I FIGURA 16. Clasificacion de los medicamentos dentro del codigo de reembolso (EKO) en Austria

Lista positiva= EKO

CAJA VERDE
@ Medicamentos que se califican para el reembolso “automatico”, de amplio uso

@ Para la prescripcion de medicamentos no es necesaria la aprobacién

CAJA AMARILLA OSCURA (RE1)
@ Medicamentos con valor terapéutico afiadido esencial a un coste elevado

@ Se desembolsan segn criterios definidos tras la aprobacién previa de los directores médicos de las cajas de enfermedad
Méx. Precio medio de la UE

sV

CAJA ROJA

Cuando se presenta la solicitud, el medicamento se incluye por una duracién maxima de 180 dias; si la decision es
negativa, se retira el producto de la Caja Roja

Nota: EKO: “Frstattungskodex” (Cédigo de Reembolso). Fuente: PPRI (201 9)106

Durante el periodo transitorio hasta la entrada en vigor del rembolso, la autorizacion médica por parte del jefe
del servicio de revision médica, tanto para los medicamentos asignados a la caja roja como a la amarilla se
sustituira por un control posterior de documentacion.

Durante el periodo transitorio, cualquier prescripcion de un medicamento a cargo de los seguros sociales solo
podra realizarse tras la elaboracion de una documentacion especial sobre la seleccion y prescripcion y bajo la
autorizacion del jefe de servicio médico. La Organizacion Paraguas determina las formas de documentacion
admisibles y las transmite al Colegio de Médicos de Austria. La informacién obligatoria que debe documentarse
cuando se prescribe un medicamento que se encuentra en la caja roja se divide en''”:
1. Larazoén por la que ningun medicamento de la caja verde del Codigo de Reembolso es terapéuticamente
equivalente en esa indicacion.

2. La justificacion de por qué ningun medicamento de la caja amarilla del Codigo de Reembolso es
terapéuticamente equivalente o siexiste algunotantoenlacajaverde como en laamarilla terapéuticamente
equivalente, la razén de que se prescriba uno de la caja roja.

3. Los datos de la prescripcion.
4. El diagndstico completo.

5. El historial médico y los datos previos al tratamiento, asi como los resultados de los hallazgos médicos,
en la medida en que sean relevantes.
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Comisidon de Evaluacién de Medicamentos

En Austria, el proceso de evaluacién recae en la Comision de Evaluacién de Medicamentos (Heilmittel-

Evaluierungs-Kommissiony en adelante HEK)''?, dependiente de la Asociacion de seguros sociales obligatorios'".

Esta comision es de carécter independiente y es el érgano asesor principal para la decision de reembolso1"" "%,
La HEK consta de 21 miembros con derecho a voto y se compone de la siguiente manera''?:

® Tres representantes independientes de la ciencia de disciplinas relevantes (farmacdlogos y médicos de
institutos universitarios). La presidencia de la comision es rotatoria entre estos tres miembros.

® Diez representantes de la seguridad social.

® Dos representantes de la Cdmara de Comercio de Austria.

® Dos representantes de la Cdmara Federal del Trabajo.

® Dos representantes de la Asociacion Médica de Austria.

® Un representante de la Camara de Farmacéuticos de Austria.
® Un representante de las provincias federales.

Todos los miembros, salvo el representante de las provincias federales, cuenta con un suplente. En caso de
empate en la votacion, el presidente cuenta con voto de calidad'™?. La Comisién se retine al menos dos veces al
afio con el objetivo de que las decisiones entren en vigor el 1 de eneroy el 1 de julio de cada afio'"".

Comision de Precios

La Organizacion Paraguas de las Instituciones de la Seguridad Social es la encargada de fijar el precio de
los medicamentos ambulatorios. Para ello, cuenta con la Comisién de Precios, (Preiskommission), que se
encarga de determinar los precios medios en la UE del medicamento a evaluar, en los que se basara la
decision de la Organizacion Paraguas. Esta comision estd compuesta por ocho miembros con derecho a
voto'"*:

® El ministro Federal de Trabajo, Salud y Proteccion del Consumidor, que actla de presidente
@ Un representante del Ministerio de Trabajo, Salud y Proteccién del Consumidor.

@ Un representante del Ministerio Federal de Digitalizacion y Emplazamiento Economico.

® Un representante del Ministerio Federal de Finanzas.

® Un representante del Ministerio Federal de Sostenibilidad y Turismo.

® Tres representantes de cada una de las siguientes camaras: Camara Econdmica Federal de Austria,
Camara Federal de Agricultura de Austria y Camara Federal de Trabajo.

Si lo considera necesario, la Comision puede solicitar la opinion de expertos en el medicamento a
evaluar'™®.
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Documentacion

Para la evaluacion de un medicamento, la empresa farmacéutica debe presentar al HEK un documento estructurado

en 4 partes que contengan informacion farmacoldgica, medico-terapéutica y econdémico-sanitaria’'*:

©® Datos generales: nombre, autorizacion de comercializacion, indicacion y precio solicitado, entre otros.

©® Datos para la evaluacién farmacolégica: farmacodinamica de la terapia, informacion sobre la dosis,
justificacion de la dosis elegida, etc.

©® Datos para la evaluacion clinico-terapéutica: entre otros, la empresa debe aportar:
© Informacion sobre el beneficio del paciente comparado con las alternativas disponibles
© Prevalencia e incidencia de la enfermedad en el pais
© Necesidad de pruebas diagnosticas para la administracion del farmaco

© Datos de los ensayos pivotales, justificacion de la eleccion de la variable objetivo principal y de las
variables secundarias utilizadas, asi como tipo de aleatorizacion y enmascaramiento usados en los
ensayos clinicos

©® Datos para la evaluaciéon econémica: en esta seccidn la empresa debe proporcionar informacion sobre:
© Expectativas de ventas durante los tres primeros afios en Austria
© Ventas en otros paises de la UE
© Comparacion con los precios de las terapias alternativas en el pais
© Comparacion con los precios del medicamento en otros paises de la UE

© Unaevaluacién econdmica (o en su defecto, una explicacion de por qué no ha sido posible realizarla) que
debe incluir la perspectiva de costes utilizada, cuantificacion del beneficio para el paciente, asignacion
de costes (separados en directos e indirectos), tasa de descuento y andlisis de sensibilidad.

Evaluacion clinica

En Austria, la evaluacion clinica se divide en dos aspectos: evaluacion farmacoldgica y evaluacion clinico-
terapéutica.

Evaluacion farmacoldgica

La evaluacién farmacoldgica tiene dos objetivos, por un lado, clasificar y evaluar el medicamento desde
el punto de vista farmacoldgico en el contexto de las alternativas terapéuticas disponibles y, por otro
lado, determinar las alternativas terapéuticas y su dosificacion como base para la evaluacion clinico-
terapéutica'’”.

A través de esta evaluacion se mide el grado de innovacion del nuevo farmaco sobre una escala de 8 puntos,
segun se indica a continuacion (Tabla 9)"'%
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I Tabla 9 Definicién del grado de innovacion de los nuevos medicamentos (Austria)

GRADO DE
INNOVACION ERIERIOS

8 (mas alto) El medicamento permite tratar una determinada enfermedad por primera vez.

7 El medicameto permite tratar farmacolégicamente una enfermedad que hasta entonces no era manejable con medicamentos.

6 El medicamento tiene un nuevo compuesto con un nuevo principio activo para el tratamiento de una enfermedad ya tratada por sus
comparadores.

5 El medicamento presenta un uevo principio activo no existente entre sus comparadores..

4 El medicamento presenta una nueva forma de dosificacion frente a sus comparadore.s

3 El medicamento presnta una nueva combinacidn de principios activos ya existentes entre sus comparadores..

2 El medicamento tiene el mismo principio activo y la misma o practicamente la misma forma farmacéutica que sus comparadores,

pero una nueva biodisponibilidad.

1 (mas bajo) El farmaco contiene el mismo principio activo, la biodisponibilidad y la misma, o practicamente la misma, foema farmacéutica que
sus comparadores.

Fuente: Asociacion Principal de Organismos de Seguridad Social de Austria (201 8)1 12
Evaluacion clinico-terapéutica
La evaluacion clinico-terapéutica realizada por el HEK tiene tres objetivos''®:
©® Definir y cuantificar los grupos de pacientes elegibles para el tratamiento con el nuevo medicamento.
® Definir y cuantificar el beneficio terapéutico comparado con las alternativas disponibles del.
® Revisary determinar el nivel de evidencia clinica que contienen los datos presentados por el solicitante.
La validez de la evidencia se mide de acuerdo con la siguiente clasificacion:

a) Estudiosclinicos prospectivos, aleatorizadosy controlados con evaluacion enmascarada de los resultados
en una poblacién representativa, o metaanalisis de dichos estudios.

b) Revisiones sistemadticas (por ejemplo, revisiéon Cochrane) con metaandlisis de numerosos estudios
con un gran numero de pacientes, evidencia de criterios de valoracion claramente definidos que arrojan
declaraciones inequivocas para la poblacion para la que se hacen las recomendaciones.

c) Ensayos controlados aleatorizados (ECA), o estudios mas pequefios o resultados no consistentes o con
la poblacién de estudio no coincide con la poblacion objetivo recomendada).

d) Estudios no aleatorizados o no controlados: estudios observacionales.

e) Juicio por consenso de un comité de especialistas, basado en la experiencia clinica (en el caso de
literatura clinica insuficiente).

f) Declaraciones de expertos individuales.

Una vez finalizado el proceso de evaluacion, el HEK encuadra el medicamento evaluado en 6 niveles, ordenados
de menor a mayor beneficio terapéutico (Tabla 10)"'%:
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I TABLA 10. Clasificacion del beneficio terapéutico por parte del HEK en Austria

Ningun beneficio terapéutico adicional El medicamento evaluado no presenta ningtn beneficio terapéutico adicional para los pacientes en
comparacion con las alternativas porque es un producto sucesor con los mismos principios activos.

Opcidn terapéutica adicional La terapia evaluada es una opcién terapéutica adicional con el mismo o similar beneficio terapéutico para
los pacientes en comparacion con otras alternativas terapéuticas.

Beneficio terapéutico adicional para un El medicamento evaluado presenta un beneficio terapéutico adicional para un subgrupo de pacientes que son
subgrupo de pacientes elegibles para el tratamiento con el nuevo medicamento en comparacion con las alternativas terapéuticas

Beneficio terapéutico adicional para la El medicamento evaluado presenta un beneficio terapéutico adicional para la mayoria de los pacientes que son

mayoria de los pacientes elegibles para el tratamiento con el nuevo medicamento, en comparacion con las alternativas terapéuticas.
Beneficio terapéutico adicional La terapia evaluada presenta un beneficio terapéutico adicional significativo para un subgrupo de pacientes que
significativo son elegibles para el tratamiento con el nuevo medicamento, en comparacion con las alternativas terapéuticas.
Beneficio terapéutico adicional El medicamento evaluado presenta un beneficio terapéutico adicional significativo para la mayoria de
significativo para la mayoria de los los pacientes que son elegibles para el tratamiento con el nuevo medicamento, en comparacion con las
pacientes alternativas terapéuticas.

Fuente: elaboracion propia a partir de Asociacion Principal de Instituciones de Seguridad Social de Austria (201 5)113

Evaluacion economica

La evaluacion econdmica se realiza para valorar el nuevo medicamento en el contexto de las alternativas
terapéuticas disponibles, y se basa en el resultado de la evaluacion clinico-terapéutica realizada con anterioridad.
Para la inclusion en la zona verde del Codigo de Reembolso, la eficiencia econdmica se valora de la siguiente
manera''”:

1 En los casos en los que no se encuentre un beneficio terapéutico adicional, se presupone eficiencia
economica si se realiza una reduccion de precios siguiendo las directrices para productos genéricos o
biosimilares que conlleva reducciones desde el 30% al 48%.

2 Enlos casos en los que el medicamento evaluado es una opcion terapéutica adicional con el mismo o similar
beneficio terapéutico, se presupone eficiencia econémica si los costes del tratamiento son suficientemente
inferiores a los costes del tratamiento del comparador mas barato que figura en la zona verde.

3 En los casos en el que el medicamento tiene un beneficio terapéutico adicional para un subgrupo de
pacientes, se presupone eficiencia econémica silos costes del tratamiento con el medicamento evaluado
son ligeramente superiores a los costes del tratamiento con el medicamento comparador que figura en
la zona verde.

4 En los casos en los que el medicamento tiene un beneficio terapéutico adicional para la mayoria de los
pacientes, se presupone eficiencia econémica si los costes de tratamiento con el nuevo medicamento
son razonablemente superiores a los costes de tratamiento con el farmaco comparador mas barato que
figure en la zona verde.

5 En los casos en los que el medicamento evaluado tiene un beneficio terapéutico adicional significativo
para un subgrupo de pacientes o tiene un beneficio terapéutico adicional significativo para la mayoria
de los pacientes, se suponer eficiencia si su dispensacion sin aprobacién médica por parte del jefe de
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servicio y control de las instituciones de seguridad social es razonable y justificable desde el punto de
vista econémico-sanitario, en particular con respecto a la relacion coste/beneficio esperado para el grupo
de pacientes definido.

Si no hay ningun medicamento comparable en la seccion amarilla del Codigo de Reembolso, la inclusion en esta
seccion se basard en si la relacion coste-beneficio prevista para un grupo definido de pacientes es comprensible
y justificable en términos de economia sanitaria''?.

Participacion del paciente y de las sociedades cientificas

Ni los pacientes ni las sociedades cientificas participan en el proceso de evaluacion y reembolso de los
medicamentos en Austria.

Elementos de decision de P&R

La referenciacion externa de precios se aplica a los medicamentos reembolsables con solicitud de inclusién en
el cédigo de reembolso (Erstattungskodex, EKO), que es la lista positiva para pacientes ambulatorios. A partir de
2019, los paises de referencia son todos los demas Estados miembros de la UE. El precio de los medicamentos
reembolsados en Austria no debe superar la media de la UE'®®.

La Comision de Precios (Preiskommission) se encarga de calcular el precio medio de la UE a partir de los datos
de precios presentados por el titular de la autorizacion de comercializacion. El precio se determina en un plazo
de seis meses a partir de la recepcion de la solicitud de precio. Las evaluaciones de precios son obligatorias
después de 24 y 48 meses'*°.

Para el caso de los “medicamentos seguidores” (genéricos y biosimilares) incluidos en el EKO'%:
® Elprimer genérico tiene un precio al menos un 50% inferior al del medicamento original que ha perdido la patente.

® El segundo y todos los genéricos posteriores deben tener una diferencia de precio con respecto a los
genéricos incluidos anteriormente (18% y 15% respectivamente). El precio del medicamento original
tiene que reducirse al menos un 30% en los tres meses siguientes a la inclusion del primer genérico en
el EKO.

® En el caso de un tercer seguidor, los titulares de la autorizacion de comercializacion del medicamento
original y del primer y segundo genérico, tienen que reducir sus precios hasta el precio del tercer
genérico.

® Enelcaso de los biosimilares, se aplican los siguientes porcentajes: el primer biosimilar, al menos un 38%
por debajo del medicamento de referencia; el segundo y el tercer biosimilares, al menos una diferencia de
precio sobre el primero del 15% y 10%, respectivamente.

Para todos los demas medicamentos (incluidos los de uso exclusivo en hospitales), en principio, la fijacion de
precios es libre. Sin embargo, las empresas farmacéuticas tienen que notificar al Ministerio de Trabajo, Salud
y Proteccion del Consumidor el precio de fabrica de los nuevos medicamentos y los cambios de precio. Si un
precio notificado se considera demasiado elevado en el contexto de la economia austriaca, el Ministerio puede
iniciar oficialmente un proceso de fijacién de precios. Si dicho proceso no se inicia en el plazo de seis semanas,
se concederd automaticamente el precio notificado’®.
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En el caso de los hospitales, en la mayoria de los casos, la compra se realiza directamente a través de
negociaciones entre el titular de la autorizacién de comercializacion y el hospital (o grupo de hospitales), y
puede celebrarse un acuerdo de entrada gestionada, aunque son de cardcter privado'”. En los Ultimos afios,
los hospitales austriacos han avanzado en el modelo de compra mediante licitaciones, que, aunque no es el
proceso mayoritario de adquisicion, estd aumentando en los Ultimos afios'*°.

Ademas, en el caso de los medicamentos que no estan incluidos en el EKO pero que superan un valor de ventas
de 750.000 euros (a precio de fabrica) a cargo del seguro social de salud austriaco durante los Ultimos doce
meses, los precios se fijan a posteriori sobre la base del EPR. Si el precio medio de la UE determinado por el
Comité de Precios es inferior al precio fijado por el titular de la autorizacion de comercializacion, la empresa
tiene que devolver la diferencia desde el momento en que se superd por primera vez el umbral de facturacion'®.

Acuerdos de financiacion y su seguimiento

En los dltimos afios, se han celebrado acuerdos de entrada gestionada para nuevos medicamentos de
alto precio, tanto en el ambito ambulatorio como en el hospitalario. La mayoria de ellos se basan en
acuerdos financieros (por ejemplo, acuerdos de precio-volumen), pero algunos expertos apuntan que
estan aumentando los acuerdos basados en resultados. Los precios y el contenido de los acuerdos son
confidenciales'®.

“En la practica real, el precio final del medicamento es una incognita, ya que las empresas
farmacéuticas y los hospitales llegan a diferentes tipos de acuerdos como los acuerdos de entrada

gestionada o reducciones de precio.”

Ademas, sobre la base de las disposiciones de un “contrato marco farmacéutico” (‘Rahmen-Pharmavertrag”),
firmado entre los seguros obligatorios y las empresas farmacéuticas, éstas Ultimas se comprometieron a pagar
un reembolso a posteriori a las cajas de enfermedad austriacas. El Ultimo contrato marco estuvo vigente desde
2016 hasta 2018 y no se ha renovado'’®.

Desde el afio 1997, Austria es pionera en la recogida de datos en los hospitales gracias al Sistema de Financiacion
de hospitales orientado al Rendimiento (LFK). Los centros hospitalarios estan obligados a realizar un informe de
diagndsticos y servicios prestados por el hospital definido por un Conjunto Minimo de Datos Bésicos (CMDB)'°.
Estos datos deben crearse ante cualquier estancia hospitalaria y recogen informacion relativa al paciente, su
diagnostico, uso de las areas hospitalarias como UCI, geriatria y el coste del servicio hospitalario15. Entre
otros, los objetivos del LFK son la recogida de un conjunto de datos normalizados y faciles de administrar, que
permitan la planificacion sanitaria, la optimizacion de los recursos y la contencion de los costes a largo plazo''®.

..A DESTACAR EN AUSTRIA

v Sistema de “cajas” para el reembolso de medicamentos
v Entrada rdpida de terapias en espera de obtener financiacion (caja roja)

v Utilizacién de bases de datos para contener el gasto sanitario hospitalario y farmacéutico
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I+ IEZD

Canada cuenta con un sistema sanitario descentralizado, en el que la decisién final de precio y financiacion
depende de una negociacion entre la empresa farmacéutica y el gobierno federal, provincial y territorial, dentro
de los llamados “planes de medicamentos”. Estos planes determinan qué medicamentos se recetan y las
condiciones de acceso a los pacientes’ """,

La aprobacion de comercializacion de medicamentos es otorgada por la Rama de Alimentos y Productos
Sanitarios (Health Products and Food Branch’s o HPFB) dependiente de Health Canada, que es el departamento
del gobierno canadiense encargado de la salud. La HPFB realiza una evaluacion y monitorizacion de la seguridad,
eficacia y calidad de los medicamentos''. El trabajo de esta agencia es equivalente al realizado por otras
agencias de aprobacion como la FDA o la EMA. Cabe destacar que Canada es uno de los paises pioneros en
realizar evaluaciones econémicas, incluyéndolas desde 1994'%.

Agentes y proceso

Una vez realizado este primer proceso de aprobacion de comercializacion del medicamento, las empresas
farmacéuticas presentan una solicitud de evaluacion a las agencias evaluadores de Canada, ya sea el Instituto
Nacional de Excelencia en Saludy Servicios Sociales (National Institute of Excellence in Health and Social Services
0 INESSS) o la Agencia Canadiense de Medicamentos y Tecnologias en Salud (Canadian Agency For Drugs And
Technologies In Health o CADTH). EI INESSS asesora a los responsables de Quebec y la CADTH apoya a los
servicios publicos de salud del resto de Canada'?'.

Este proceso de evaluacion puede durar de 6 a 12 meses y puede solaparse en el tiempo con el periodo de
autorizacion del HPFB (Figura 17)"". Al final, ambas instituciones realizan una recomendacion de reembolso a
los planes de medicamentos del gobierno. Una vez concluida la evaluacion, las empresas fabricantes que deseen
obtener el reembolso publico de sus medicamentos deben solicitar su admision en el proceso de negociacion
establecido por cada uno de los gobiernos, ya sea federal, provincial o territorial. Los gobiernos provinciales
y territoriales, con excepcion de Quebec, organizaron un proceso denominado pan-Canadian Pharmaceutical
Alliance o Alianza Farmacéutica (pCPA, por sus siglas en inglés), para negociar colectivamente los precios de los
nuevos medicamentos para sus planes publicos de financiacion. Para el reembolso de los seguros privados, las
empresas farmacéuticas negocian directamente con las compafiias aseguradoras’"’.

En la decision de fijacién de precio, la agencia que garantiza los precios maximos de los medicamentos se
denomina Patented Medicine Prices Review Board (PMPRB), cuyo trabajo comienza una vez que se ha
comercializado un nuevo medicamento patentado en Canada. Debido a que la venta de un nuevo medicamento
puede producirse poco después de la aprobacién de comercializacion, o después de que el medicamento
obtenga la cobertura del seguro publico o privado, el comienzo de la evaluacion de esta agencia es variable'"”.

Agencia Canadiense de Medicamentos y Tecnologias en Salud (CADTH)

La CADTH es una organizacion independiente sin animo de lucro que se encarga de proporcionar a los
responsables de la toma de decisiones sanitarias pruebas objetivas que les ayuden a tomar decisiones
informadas sobre el uso 6ptimo de los medicamentos en el sistema de salud canadiense. El CADTH se encarga
de realizar evaluaciones sobre la eficacia clinica, la relacién coste-efectividad y las implicaciones éticas, legales
y sociales de las nuevas terapias'?. Para el afio 2020, el CADTH contd con un presupuesto aproximado de 26
millones de euros'?.
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I FIGURA 17. Proceso de evaluacion y reembolso y tiempo requerido en Canada

Salud de Canada Agencia canadiense de medicamentos y Alianza farmacéutica pancanadiense
Revisién y aprobacion tecnologias sanitarias (CADTH) (pCPA)
reglamentaria de la eficiencia, Agencia de evaluacion de tecnologias Mecanismos de los gobiernos federales,
la seguridad y la calidad de sanitarias para los gobiernos federal, provincial provinciales y territoriales para conseguir
produccién del medicamento. y territorial, excepto Quebec.Tiene dos un mayor valor para sus planes de
La aprobacion de lugar a un procesos que evaltan la rentabilidad de un medicamentos. La pCPA negocia con
aviso de conformidad o a un ™| medicamento frente a las terapias actuales: la ».| Unacompafiia farmacéutica para
aviso de conformidad con revision oncoldgica pancanadiense (pCODR) determinar el coste y los criterios bajo
condiciones. para los medicamentos contra el cancer y la »| los cuales los gobiernos pagaran por
revision comun de medicamentos (CDR) y un medicamento, concluyendo con
el de pCODR emiten una recomendacion de una carta de intencién para financiar
reembolso a los planes de medicamentos del el medicamento. Los medicamentos
gobierno sobre si un medicamento debe ser con una recomendacién CDR, pCODR o
financiado publicamente. INESSS no son necesariamente invitados

al proceso pCPA.

Instituto Nacional de Excelencia en Salud y
Servicios Sociales (INESSS)

Agencia de evaluacion de tecnologfa sanitaria

de Quebec que evalda el valor terapéutico y v
»| larentabilidad de todos los medicamentos y Planes piblicos de seguro de
emite una recomendacion de reembolso al medicamentos del gobierno

Ministro de Sanidad y Servicios sociales.

Prioridad: al rededor de 8 meses 6-12 meses: puede coincidir con la revision de Sanidad 6-36 meses
Estandar: alrededor de 1 meses de Canada durante un maximo de 6 meses

Junta de revision de precios de medicamentos patentados (PMPB)
Agencia federal independiente de cardcter cuasi judicial cuya funcién es garantizar que los precios maximos de los medicamentos patentados
no sean excesivos. El trabajo de la PMPRB comienza una vez que un nuevo medicamento patentado se ha venido en Canada (tarda
aproximadamente un afio)

Fuente: Rawson (201 8)1 v

Antes de ser publicados, los informes de la evaluacion del CADTH son revisados por expertos clinicos,
econdmicos y metodoldgicos externos, segun proceda, y por personal interno. Los resultados se resumen en
informes que traducen los datos cientificos y econdémicos en informacion relevante para la toma de decisiones.
Una vez finalizados, los informes del CADTH se publican en Internet, donde estan disponibles de forma gratuita
para cualquier persona interesada'?’.

A la hora de realizar la evaluacion de medicamentos, el CADTH utiliza un algoritmo que divide la evaluacion en
cuatro procesos, dependiendo de la naturaleza del farmaco a evaluar, ya sea oncolégico, productos plasmaticos,
medicamentos innovadores que puedan suponer un reto en su implementacion en el sistema sanitario
canadiense, o el procedimiento comun para el resto de terapias que no se engloban dentro de las anteriores
(Figura 18)'?*_ Al recibir la informacién por parte del promotor, el CADTH determina el tipo de evaluacion para
cada medicamento a evaluar.
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I FIGURA 18. Algoritmo del proceso de evaluacion del CADTH en Canada

El producto es elegible para la revision del reembolso del CADTH

\

Proceso CADTH para medicamentos con

Imlepacmnes Es probable que los nuevos fadrmacos planteen importantes retos de L . .

del Sistema N . implicaciones ampliadas en el sistema
o aplicacion en todos los sistemas L

Sanitario sanitario

*No

Farmacos . o . . Proceso de revision de medicamentos
Pt Férmacos utilizados para el tratamiento del cancer L . .
oncoldgicos P oncoldgicos pan-canadienses del CADTH
* No
Producto . . , i ]
. Producto protéico el plasma que se clasifica como una nuea cagtegoria en Proceso del producto de proteinas
proteico del ) - ; —> - .
plasma el formulario de los servicios canadienses de sanfre plasmaticas del CADTH unterino

*No

?;‘:gggsde revision de medicamentos comunes del
comunes CADTH

Nota: CADTH: "Canadian Agency For Drugs And Technologies In Health” (Agencia Canadiense de Medicamentos y Tecnologias en Salud)
Fuente: CADTH (2021)'%*

Ademas de los miembros del comité de expertos, las siguientes personas pueden asistir a una reunién del
124.

comité de evaluacion como observadores, pero sin derecho a voto'
@ Funcionarios de los ministerios de sanidad designados por las jurisdicciones participantes: puede aportar
informacion sobre las consideraciones practicas descritas en el marco de toma de decisiones.

©® Representantes de la oficina de la pCPA: pueden hacer preguntas aclaratorias cuando sea necesario.
® Personal del CADTH: pueden participar activamente en la presentacién de la informacion.

® Expertosexternos (incluidos los especialistas clinicos): pueden aportarinformacion sobre el medicamento,
responder a las preguntas del comité y ayudar a establecer y perfeccionar las condiciones de reembolso.

De manera general, la evaluacién de los procesos de la Revisién Comun de Medicamentos (CDR), la Revision
de Medicamentos Oncoldgicos Pan-Canadiense de CADTH (pCODR) y la Revisién Intermedia de Productos de
Proteinas Plasmaticas (PPP) siguen un proceso que consta de 13 pasos'#:

1) Reuniones previas a la presentacion: Se ofrece una reunion previa a la presentacién para facilitar la
preparacion y presentacion eficiente de una solicitud ante el CADTH. El objetivo es ayudar al patrocinador
a mejorar la calidad, relevancia y claridad de la informacion presentada para su revision.

2) Procedimiento de notificacion previa: Los promotores deben notificar al CADTH todas las solicitudes con
un minimo de 30 dias habiles de antelacion.

3) Presentacion de la solicitud: Los patrocinadores deben presentar la solicitud de acuerdo con el contenido,
formatoy organizacion estipulados en los procedimientos de evaluacion de reembolsos del CADTH. Todas
las solicitudes presentadas por los patrocinadores de la industria estan sujetas a una tasa de solicitud.

4) Examen de las solicitudes: EIl CADTH examina las solicitudes en el orden en que se reciben de acuerdo
con los requisitos y listas de comprobacién descritos en los procedimientos de revision de reembolsos.
El periodo de revision de una solicitud es de 10 dias habiles.
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5) Aportaciones de los pacientes: Los pacientes aportan sus experiencias y perspectivas de vivir con
una enfermedad para la que esta indicado un medicamento en evaluacién, sus experiencias con los
tratamientos disponibles en la actualidad y sus expectativas sobre el medicamento en evaluacion.

6) Aportacion del grupo de médicos: El CADTH utiliza las aportaciones del grupo de médicos en todas las
fases de la evaluacion, incluyendo el desarrollo del protocolo de evaluacion, la valoracion de la evidencia
y la interpretacion de los resultados.

7) Aportaciones de los programas de medicamentos: Los programas de medicamentos proporcionan
informacion sobre cada medicamento que se revisa a través de los procesos de evaluacion de reembolso
del CADTH, identificando cuestiones que pueden afectar a su capacidad para aplicar una recomendacion.

8) Inicio de la evaluacién: Todas las solicitudes se asignan al programa de trabajo por orden de llegada,
segun la fecha en que se aceptan para su evaluacién. Todas las evaluaciones se inician en un plazo de 1
a 10 dias laborables a partir de su aceptacion para evaluacion.

9) Informes de evaluacién del CADTH: Dependiendo del tipo de evaluacion, el CADTH prepara un informe
clinico, un informe farmaco-econdmico y un informe ético. La empresa farmacéutica tiene la oportunidad
de revisar y hacer comentarios sobre el proyecto de informe antes de que se finalice y distribuya al comité
de expertos.

10) Comités de expertos: Los siguientes comités de expertos en medicamentos del CADTH proporcionan
recomendaciones y consejos:

® El Comité Canadiense de Expertos en Medicamentos (CDEC) se utiliza para los medicamentos que
se evallan a través del proceso de Revision Comun de Medicamentos del CADTH. Esta formado por
15 miembros con experiencia en evaluacion y utilizacion de medicamentos, y miembros publicos
relacionados con la ética relacionada con la salud y la atencion al paciente como consumidor de salud'?.

® El Comité Canadiense de Expertos en Productos de Proteinas Plasmaticas (CPEC) es un subcomité del
CDEC que se utiliza para los productos que se evaltan a través del Proceso de Revision Provisional de
Productos de Proteinas Plasmaticas.

® El Comité de Expertos en Revision de Medicamentos Oncoldgicos Pan-Canadiense (pERC) se utiliza
para los medicamentos que se evallan a través del proceso pCODR del CADTH. Esta formado por
hasta 17 miembros con derecho a voto, relacionados con la oncologia, farmacia y economia de la
salud, e incluye a tres representantes de pacientes, con voz y voto126.

El CADTH invita a estos grupos de expertos a revisar la evidencia y organiza una reunion. Los miembros del comité
se encargan de revisar la informacion disponible de los medicamentos que se evaluan enla reunién. La informacién
utilizada durante el comité para cada medicamento en evaluacion incluye, pero no se limita a:

® Aportaciones del grupo de pacientes (un resumen y las presentaciones individuales) Aportaciones del
grupo de médicos (un resumen y presentaciones individuales)

® Aportaciones del programa de medicamentos
@® Informes de evaluacion clinica y econémica del CADTH

® Los comentarios del patrocinador sobre los borradores de los informes CADTH y las respuestas del
equipo de evaluacion
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® Estado de reembolso del medicamento en evaluacion y sus comparadores relevantes

® Unresumen de todas las recomendaciones del CADTH emitidas con la misma o similar indicacion que
el medicamento en evaluacion.

11) Proyecto de recomendacién: Los proyectos de recomendacion se distribuyen al promotor y a los
programas de medicamentos entre 8 y 10 dias habiles después de la reunion del comité de expertos.

12) Recomendacién final: La recomendacion se somete a votacion. Todos los miembros deben votar a
menos que exista un conflicto de intereses declarado que impida a un miembro votar. Los motivos de
la recomendacion se redactan y discuten antes de que los miembros voten una recomendacion. La
votacion es anonima y los resultados se determinan sobre la base de una mayoria simple. El presidente
del comité sélo vota en caso de empate. Cuando se emite una recomendacion final, el CADTH publica una
copia en su web. Antes de publicar este documento, los patrocinadores son responsables de identificar
y solicitar la omision de cualquier informacion confidencial que se haya incluido en la recomendacion.

13) Fase de aplicacion: Una vez emitida la recomendacion final, el CADTH proporciona a los planes de
medicamentos apoyo para su aplicacion. Esto puede incluir, entre otras cosas, el refinamiento de las
condiciones de reembolso, el asesoramiento sobre cuestiones de implementacién de los medicamentos
en el sistema canadiense de salud y el establecimiento de un algoritmo de financiacién provisional para
determinadas indicaciones oncoldgicas. Las recomendaciones del CADTH no son vinculantes para los
planes de medicamentos.

Como recomendacion final, los comités de expertos pueden recomendar que un medicamento sea reembolsado;
gue un medicamento sea reembolsado con condiciones; o que un medicamento no sea reembolsado, como se
detalla en la siguiente tabla (Tabla 11).

I TABLA 11. Tipos de recomendaciones de reembolso emitidas por el CADTH en Canada

CATEGORIA DESCRIPCION

Reembolso El medicamento en evaluacién demuestra un beneficio clinico comparable o afiadido y un coste o rentabilidad aceptable
en relacion con uno 0 mas comparadores adecuados para recomendar el reembolso de acuerdo con la poblacién de
pacientes definida en la evaluacion, que suele ser la poblacion de pacientes definida en la indicacion aprobada por
Health Canada.

Reembolso con condiciones  Los escenarios que podrian considerarse bajo esta categoria incluyen:

® El medicamento en evaluacion demuestra un beneficio clinico comparable o afiadido y un coste o rentabilidad
aceptable en relacion con uno o mas comparadores apropiados en un subgrupo de pacientes dentro de la indicacion
aprobada. En estos casos, se especifican las condiciones para identificar el subgrupo.

® El farmaco en evaluacién demuestra un beneficio clinico comparable y un coste o rentabilidad aceptable en relacién
con uno 0 mas comparadores apropiados. En estos casos, una condicion puede incluir que el farmaco figure de
forma similar a uno 0 mds comparadores apropiados.

® El medicamento en evaluacién demuestra un beneficio clinico comparable o afiadido, pero el coste o la rentabilidad
en relacion con uno o mas comparadores apropiados es inaceptable. En estos casos, la condicién puede incluir un
precio reducido.

® El medicamento en evaluacion demuestra un beneficio clinico, con un mayor grado de incertidumbre y un equilibrio
aceptable entre beneficios y dafios en un drea terapéutica con una importante necesidad clinica no cubierta. En estos
casos, si el coste o la rentabilidad en relacién con uno o més comparadores adecuada es inaceptable, una condicién
puede incluir un precio reducido.
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Sin reembolso No se ha identificado evidencia suficiente para recomendar el reembolso. Los escenarios que suelen encajar en esta
categorfa de recomendacion incluyen:

® El medicamento en evaluacién no demuestra un beneficio clinico comparable en relacién con uno o mas
comparadores apropiados.

® El medicamento en cuestién demuestra resultados clinicos inferiores o un dafio clinico significativo en relacién con
uno o mas comparadores apropiados.

Fuente: CADTH (2021)'%*

El plazo previsto para el proceso de evaluacion segun el CDR varia, dependiendo sobre todo de la fase de
retroalimentacion, en la que se atienden las consideraciones realizadas por la empresa farmacéutica sobre el
borrador de recomendacion. Desde el comienzo hasta el final de la evaluacion, son necesarios, como minimo,
186 dias laborales (Tabla 12)'?7.

I TABLA 12. Plazos previstos para el proceso de revision comiin de medicamentos del CADTH en Canada

m HITOS DIAS LABORALES

Seleccion Solicitud recibida 0

Requisitos examinados para su aceptacion 10

Se inicia la evaluacion 1a10
Evaluacion Se preparan los borradores de los informes y se envian al patrocinador para que haga sus comentarios 532

El patrocinador revisa los borradores de los informes y presenta sus comentarios 7

EI CADTH responde a los comentarios” y revisa los informes (si es necesario) 7
Proyecto de El comité revisa los materiales y prepara los informes de los participantes 10
recomendaci6n Reunién del comité de expertos Ta2

El proyecto de recomendacion se envia a los programas de medicamentos y al patrocinador 8a10

El patrocinador identifica la informacién confidencial 2

El CADTH redacta la informacion confidencial 1

Validacion de las redacciones por parte del patrocinador 1

El proyecto de recomendacion se publica en el sitio web del CADTH 2
Fase de Periodo de comentarios de las partes interesadas 10
Recomendacién iy ) .

Solicitud de reconsideracion iaha
retroalimentacion Variable
Recomendacion Recomendacion final emitida a los programas de medicamentos y al patrocinador (sin reconsideracion) 8a10
final Recomendacion final emitida a los programas de medicamentos y al patrocinador (después de la 8a10

reconsideracion)

El patrocinador solicita que se reduzca la informacion confidencial en la recomendacion 2

El CADTH redacta la informacién confidencial en la recomendacion 1

Validacién de las redacciones por parte del patrocinador 1d

Recomendacion final editada y formateada para su publicacién 7

La recomendacion final se publica en el sitio web del CADTH 1

El promotor identifica la informacién confidencial en los informes 10

EI CADTH elimina la informacidn confidencial de los informes 8
Publicacién de los  El patrocinador verifica las redacciones en los informes clinicos y econémicos 5
informes CADTH Los informes del CADTH son editados y formateados para su publicacion 18

Publicacién de los informes CADTH 8
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Notas: CADTH: “Canadian Agency For Drugs And Technologies In Health" (Agencia Canadiense de Medicamentos y Tecnologias en Salud)

a El tiempo necesario para preparar los borradores de los informes para una solicitud de asesoramiento depende de la complejidad de la solicitud y de Ia
cantidad de esfuerzo necesario para atenderla.

b Los patrocinadores recibirdn las respuestas del CADTH y los informes revisados 8 dias habiles antes de la reunion del comité de expertos.

¢ El plazo necesario para atender la solicitud de reconsideracion depende de la cantidad de trabajo necesaria para atender la solicitud, asi como de las
fechas disponibles para las reuniones del comité de expertos.

d En el caso de un desacuerdo expresado por el promotor respecto a las redacciones realizadas en el informe de evaluacién, el CADTH puede requerir
un tiempo adicional para resolver el desacuerdo en consulta con el promotor. Este tiempo adicional podria retrasar la publicacion del informe de
evaluacion.

Fuente: CATDH (2019)'%/

Instituto Nacional de Excelencia en Salud y Servicios Sociales (INESSS)

EIINESSS es un organismo de evaluacion de tecnologias sanitarias similar al CADTH y que solo sirve a la provincia
de Quebec. Una de las funciones del INESSS es asesorar al Gobierno de Quebec sobre los medicamentos que
deben ser reembolsados por el plan publico de medicamentos. El INESSS se diferencia del CDR en que adopta
una perspectiva social a la hora de evaluar un medicamento'?'.

La Junta de Revision de Precios de Medicamentos Patentados (PMPRB)

La Junta tiene por objetivo regular los precios de los medicamentos patentados vendidos en Canada para
garantizar que no sean excesivos e informar al Parlamento anualmente a través del ministro de Sanidad.
El PMPRB es un organismo cuasi judicial independiente y auténomo. Para garantizar esta independencia y
autonomia, la Ley no otorga ningun poder, ni expresa ni implicitamente, al gobierno para dirigir el PMPRB o
revisar sus decisiones y érdenes. La Junta esta compuesta por un maximo de 5 miembros que trabajan a tiempo
parcial, nombrados por el Gobernador del Consejo, incluyendo un presidente y un vicepresidente. El presidente
es designado, con la autoridad y la responsabilidad de supervisar y dirigir su trabajo. En la actualidad, el PMPRB
estd compuesto por farmacéuticos, médicos de atencion primaria, economistas de la salud y abogados, todos
ellos expertos en regulacién del mercado farmacéutico'?® "%,

El PMPRB supervisa los precios cobrados por los titulares de las patentes de una manera continua. Segun la
ley, las empresas farmacéuticas deben presentar informacion sobre precios y ventas de sus productos en el
momento de la introduccion y dos veces al afio a partir de entonces para cada forma farmacéutica'’.

El primer paso de la supervision de precios comienza con una revision cientifica para evaluar el nivel de mejora
terapéutica del nuevo medicamento patentado. Un comité de expertos conocido como el Panel Asesor de
Medicamentos de Uso Humano (HDAP) recomienda los productos farmacéuticos adecuados que se utilizaran
para la comparacion. El nivel de mejora terapéutica del medicamento se utiliza para determinar un precio
méximo, conocido como Precio Medio Maximo Potencial, en el momento de su introduccion'’.

EIHDAP revisay evalua la informacion cientifica de que dispone la PMPRB, y también puede realizar sus propias
131

investigaciones. Las recomendaciones del HDAP se basan en el voto mayoritario ™'

Si la Junta considera que el precio del medicamento es excesivo, llevara a cabo una investigacion, que consiste
en una revisién en profundidad del precio de un medicamento patentado realizada por el personal de la Junta.
Se abrira una investigacién sobre el precio de un producto farmacéutico cuando se cumpla alguno de los
siguientes criterios'**:
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® El precio de lista de cualquier forma farmacéutica o concentracion parece estar por encima del 5% al
correspondiente “Precio de lista maximo provisional” (iMLP) o el “Precio de lista maximo’ (MLP).

® El potencial exceso de ingresos parece exceder los 50.000 dodlares canadienses anuales (35.000¢,
aproximadamente) para el medicamento en todas sus formas de dosificacién y concentracion en un afio.

® Se recibe una denuncia.

Cuando la Junta comienza una investigacion, se notificara al titular de la patente y el medicamento tendra la
consideracion de “En investigacion”, o que podria resultar en'*%

© Un Compromiso de Cumplimiento Voluntario (VCU): es un compromiso por escrito del titular de la
patente de cumplir con las Directrices de la Junta, incluido el ajuste del precio a un nivel no excesivoy la
compensacion de cualquier exceso de ingresos que pueda haberse recibido como resultado de haber
vendido el medicamento patentado a un precio excesivo en Canadd'*%'*.

© Laemision de un aviso de audiencia si el presidente lo considera de interés publico. Si el precio parece
excesivo, la Junta puede celebrar una audiencia publica. Si encuentra que el precio es excesivo, puede

emitir una orden para reducirlo y compensar los ingresos recibidos como resultado del mismo'".

© El cierre de la investigacion sin revision de precio.
Alianza Farmacéutica Pancanadiense (pCPA)

La pCPA es la oficina encargada de facilitar las negociaciones de valor entre los planes publicos de
medicamentosy las empresas farmacéuticas. En la actualidad, participan en la misma todos los planes publicos
de medicamentos de Canada, incluido Quebec. En lo relativo a los medicamentos de marca, una vez que esta
lista una recomendacion de los organismos de evaluacion, las provincias determinan si debe llevarse a cabo una
negociacion y qué provincia dirigira voluntariamente la negociacion. Si se llega a un acuerdo en la negociacion,
se emite una Carta de Intencion (LOI) que constituye la base de los contratos ejecutados por cada jurisdiccion
con arreglo a la legislacion, tras lo cual se pone en marcha el reembolso.

La pCPA lleva a cabo negociaciones colectivas de medicamentos con la ayuda de expertos, con los siguientes
objetivos'**:

® Aumentar el acceso a opciones de tratamiento farmacoldgico clinicamente eficaces y rentables.
® Conseguir unos costes de medicamentos coherentes y mas bajos para las jurisdicciones participantes.
® Reducir la duplicacion de esfuerzos y mejorar el uso de los recursos.
® Mejorar la coherencia de las decisiones entre las jurisdicciones participantes.
Documentacion

A la hora de presentar un medicamento al CATDH para su evaluacion, la empresa debe mandar una carta
de presentacion, junto a un resumen ejecutivo y una monografia del medicamento, asi como la autorizacién
de comercializacion por parte de Health Canada o un documento que especifique la fecha prevista para esa

autorizacion'?.
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Sobre la seccion farmaco-clinica, la empresa debe proporcionar los informes de estudios clinicos pivotales y
no pivotales, asi como una tabla de otros estudios del farmaco. También debe proporcionar un resumen de la
eficacia y seqguridad y un resumen de los estudios biofarmacéuticos y métodos analiticos asociados'**.

En cuanto a la documentacion farmaco-econémica, el procedimiento estandar indica que se deben presentar
los siguientes elementos'?*:

® Un informe técnico de la evaluacion farmaco-econdmica

® Un modelo econémico (andlisis coste-utilidad) o cdlculos de costes (andlisis de minimizacion de costes)
® Un informe técnico del analisis de impacto presupuestario

® Un modelo de impacto presupuestario

® Otros documentos adicionales: resumen de la solicitud, carta de presentacion firmada, resumen ejecutivo,
monografia del producto, carta de declaracion, situacion reglamentaria y de HTA, documentacion de Health
Canada para el cumplimiento, informacion epidemioldgica, nimero de pacientes que pueden acceder al
nuevo medicamento, situacion de reembolso de los comparadores, informacion sobre precios y distribucion,
algoritmo provisional (para los medicamentos oncoldgicos) y diagndstico complementario (si procede).

Evaluacion clinica

La evaluacion clinica de los nuevos medicamentos se realiza en distintas fases. Primero, el CADTH elabora
un protocolo para garantizar que la evaluacion refleje la informacion clinica mas relevante. Dicho protocolo
especifica la intervencion, los comparadores, las poblaciones afectadas, los resultados y los disefios de los
estudios que se utilizaran para realizar una revision bibliografica sistematica'?.

El CADTH disefia y realiza una 0 mas busquedas sistematicas de acuerdo con el protocolo para complementar
el material de presentacion proporcionado por el patrocinador. Se envia al patrocinador, con fines informativos,
una lista de los estudios que se incluiran en la revisién clinica. EIl CADTH documenta los puntos fuertes y las
limitaciones con respecto a la validez interna y externa'?*.

Las aportaciones de los grupos de pacientes y clinicos se resumen en el informe clinico y, al discutir la evidencia
disponible, el CADTH reflexiona sobre estas aportaciones, en particular sobre las areas en las que existe una
necesidad terapéutica no cubierta para quienes viven con la enfermedad, las ventajas y desventajas conocidas
de los tratamientos actualmente disponibles y cualquier expectativa sobre las nuevas terapias (incluyendo el
farmaco en evaluacion)'*.

Los equipos de evaluacion del CADTH suelen incluir al menos un experto clinico que proporciona orientacion
e interpretacion a lo largo de la evaluacion. El CADTH puede establecer un panel de expertos clinicos para que
aporten su vision sobre el uso potencial del medicamento en la enfermedad. Uno o varios especialistas clinicos
con experiencia en el diagnostico y el tratamiento de la enfermedad para la que esta indicado el farmaco, aportan

comentarios en el informe clinico sobre el farmaco a evaluar'?.

Evaluacion econdomica

La evaluacion econdmica de medicamentos se rige por las directrices dictadas por el CADTH, que incluyen los
siguientes elementos (Tabla 13)"%:

79



EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

TABLA 13. Directrices del CADTH para la elaboracion de la evaluacion econdmica en Canada

METODOS

En el caso de referencia, la evaluacién econdmica debe ser un andlisis coste-utilidad (ACU) con resultados expresados como afios de vida ajustados por
calidad (AVAC). Cualquier desviacion de este enfoque debe estar claramente justificada.

POBLACION

La poblacién a la que se dirige el farmaco debe estar claramente indicada, asi como el comparador o comparadores, que debe ser medicamentos
comercializados en Canada.

PERSPECTIVA

La perspectiva de la evaluacién econémica debe ser la del pagador de la asistencia sanitaria financiada con fondos publicos.

HORIZONTE TEMPORAL

El horizonte temporal debe ser lo suficientemente largo como para captar todas las diferencias relevantes en los costes y resultados futuros asociados a
las intervenciones que se comparan. Debe basarse en el impacto probable de la intervencion.

DESCUENTO

La tasa de descuento debe ser del 1,5% anual y aplicarse a los costes y resultados que se produzcan mas alla de un afio. El impacto de la incertidumbre
en la tasa de descuento debe evaluarse comparando los resultados del caso de referencia con los de los andlisis de casos no de referencia, utilizando
tasas de descuento del 0% y del 3% anual.

RESULTADOS

En el caso de referencia, los investigadores deben identificar, medir, valorar e informar sistematicamente de todos los recursos relevantes desde la
perspectiva del pagador.

USO Y COSTES DE LOS RECURSOS

El uso de recursos y los costes deben basarse en fuentes canadienses. Si el problema de decisién refleja una perspectiva social mds amplia, puede ser
relevante incluir el impacto en el tiempo del paciente y/o del cuidador. Cuando los costes unitarios sélo estan disponibles para un periodo de tiempo
anterior, los costes deben evaluarse para garantizar que reflejan la practica actual, y deben actualizarse al afio en curso durante la evaluacion.

ANALISIS

Los datos obtenidos para realizar el modelo econdmico (por ejemplo, los efectos clinicos, el uso de recursos, las utilidades) deben analizarse en
términos de estimacion de los costes esperados, los resultados y las ratios coste-efectividad.

INCERTIDUMBRE

La incertidumbre sobre los resultados debe estar claramente indicada: Deben abordarse explicitamente tres categorias de incertidumbre: metodolégica,
de pardmetros y estructural.

PRESENTACION DE INFORMES

El informe de la evaluacion econdmica debe ser claro y detallado, y el analisis y los resultados deben presentarse de forma transparente.

Fuente: elaboracion propia a partir de CADTH (2017)135

Participacion del paciente y de las sociedades cientificas

La participacion del paciente en el proceso de evaluacion de medicamentos en Canada tiene dos vertientes: por
un lado, los pacientes tienen voz y voto en los diferentes comités de evaluacion, ya sea por el procedimiento
comun, o por el de productos plasmaticos u oncoldgicos, mediante representantes de los consumidores de
salud. Por otro lado, en cada evaluacion, los pacientes afectados por la patologia sobre la que se va a evaluar
el medicamento realizan declaraciones aportando sus experiencias y perspectivas sobre la enfermedad, los
tratamientos disponibles y el medicamento en evaluacion. Esta informacion es utilizada por el CADTH y por los
comités de expertos en todas las fases de la evaluacion, incluyendo el desarrollo del protocolo, la valoracién e
interpretacion de la evidencia y el desarrollo de las recomendaciones'?.

Elementos de decision de P&R

Cesta de referencia externa

En Canada existe un sistema de precios de referencia que se basa en el precio de referencia internacional. Esta cifra
se actualiza anualmente y se estima como el precio medio del medicamento de marca en Francia, Alemania, Italia,
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Suecia, Suiza, Reino Unido y Estados Unidos™**'*’. Si un medicamento se vende en menos de cinco paises en el
momento en que se vende por primera vez en Canada, se calcula el precio medio internacional del medicamento y se
vuelve a evaluar este precio al cabo de tres afios. Con la proxima reforma del PMPRB, Suiza y Estados Unidos saldran

de la “cesta’ de paises de referencia138. Cada provincia compra los medicamentos a los fabricantes y puede utilizar el

precio de referencia para fijar los precios de los medicamentos del plan publico de medicamentos de cada provincia'™.

El precio internacional medio es el precio maximo que puede cobrarse en Canada. Sin embargo, es posible

que los fabricantes cobren por encima de este precio a determinados clientes, siempre que se compense con

descuentos a otros, de modo que el precio medio neto sea igual o inferior al méximo'®’.

Criterios para la fijacién del precio

Ademas de la mejora terapéutica ofrecida por el medicamento evaluado, el PMPRB utiliza cinco criterios para
determinar si un producto farmacéutico tiene un precio excesivo, como se describe en la seccion 85 de la Ley'*”:

® Los precios a los que se ha vendido el medicamento en el mercado de referencia

® Los precios a los que se han vendido otros medicamentos de la misma clase terapéutica en el mercado
de referencia

® Los precios a los que el medicamento y otros medicamentos de la misma clase terapéutica se han
vendido en paises distintos de Canada

® Cambios en el indice de precios al consumidor
® Cualquier otro factor que pueda establecerse en la normativa
Impacto presupuestario

A la hora de fijar el precio de la terapia en Canada, también se tiene en cuenta el impacto que supondra la
inclusién del medicamento en el pais. En este sentido, la empresa farmacéutica debe presentar, entre otras
cuestiones, la siguiente informacion sobre el anélisis del impacto presupuestario'?*:

® Poblacidn objetivo: La poblacion presentada en el BIA debe coincidir con la reportada en la evaluacion
economica.

©® Perspectiva: El caso base debe reflejar una perspectiva del plan de medicamentos pancanadiense
(excluyendo Quebec). No se debe incluir en el andlisis ninguna otra perspectiva.

©® Horizonte temporal: deben utilizarse dos horizontes temporales, uno para el primer afio y otro con un
periodo de prevision de 3.

® Costesyusoderecursos: Enelcasobase debe utilizarse el precio especifico del medicamento presentado
al CADTH para la unidad dispensable mas baja.

Umbral coste-efectividad

Segun un estudio que analizd las recomendaciones de financiacion del CADTH CDR indicd que este organismo,
generalmente utilizaba dos umbrales de coste-efectividad, 50.000 dolares canadienses por AVAC y 100.000
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dolares canadienses (35.000€ y 70.000<, aproximadamente) para sugerir reducciones de precio con el fin de
aprobar los medicamentos huérfanos para su reembolso. No esta claro por qué el CADTH elige el umbral de
50.000 dolares canadienses/ AVAC para algunos medicamentos y 100.000 délares canadienses/ AVAC para
otros, a la hora de recomendar reducciones de precio'*’.

En el caso de los medicamentos huérfanos, el PMPRB ha establecido un umbral para modificar el precio maximo
de 150.000 dolares canadienses o 200.000 délares canadienses (105.000 y 140.000<, aproximadamente)
por AVAC para los medicamentos con una prevalencia no superior a 1 de cada 2.000 personas en todas las
indicaciones aprobadas'"'*'.

Acuerdos de financiacion y su seguimiento

El Ultimo paso de la financiacion de medicamentos en Canada corresponde a la negociacion entre las distintas
provincias y las empresas farmacéuticas. En este sentido, algunas provincias cuentan con afios de experiencia
sobre formulas de financiacion innovadoras como acuerdos ligados al desarrollo de evidencia o acuerdos
gestionados, denominadas Product Listing Agreements (PLA)'*?. Estos acuerdos se realizan sobre la base de
los LOI, y son acuerdos privados y por tanto, no se dispone de informacion sobre férmulas de financiacién
innovadoras en el pais'*.

Enelambito de las enfermedades raras, una propuesta gubernamental sobre la reforma del sistema farmacéutico
del pais indica que los acuerdos basados en resultados pueden ser efectivos para garantizar que los pacientes
tengan acceso temprano al tratamiento y que se generen pruebas del mundo real para abordar las brechas,
mientras se comparte el riesgo financiero entre los gobiernos y los desarrolladores de medicamentos, por lo
gue recomienda al gobierno canadiense la utilizacién de este tipo de acuerdos financieros para este tipo de
enfermedades’*’.

Aungue no se tiene datos sobre la utilizacion de mecanismos de seguimiento de datos en vida real utilizados en
Canada, el gobierno canadiense en su proyecto de reforma del sistema farmacéutico, recomienda la utilizacién
de este tipo de evidencia, sobre todo para enfermedades raras'*.

..A DESTACAR EN CANADA

v’ Uno de los paises pioneros en utilizar evaluacion econémica.

v Utilizacion de un algoritmo para diferenciar evaluaciones de fdrmacos oncoldgicos de no
oncoldgicos, plasmaticos e innovaciones singulares del resto de medicamentos

v’ Publicacidn de los informes técnicos de evaluacion en la web del CATDH.
v’ Agrupacion de pagadores publicos para el proceso de compra de medicamentos.

v’ Negociacion entre las provincias y la asociacion farmacéutica para facilitar el acceso a
medicamentos.
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En el afio 2000, todas las aseguradoras surcoreanas fueron integradas en un uUnico pagador, el Sistema
Nacional de Seguros Sanitarios (“National Health Insurance”, NHI). EI NHI rige el sistema de precios y
reembolso de medicamentos, que esta financiado fundamentalmente a través de primas de riesgo y subsidios
gubernamentales. Este sistema estd operado por la Oficina Nacional de Seguros Sanitarios ("National Health
Insurance Service”, NHIS) 146,

En 2019, el 97% de la poblacion estaba cubierta por el NIH (el 3% restante tenia cobertura a través del
Programa de Ayuda Médica ["Medical Aid Program’]), aportando primas de riesgo que suponian en media el
6,9% de sus ingresos mensuales. Debido, en parte, a esta baja aportacion, los niveles de cobertura del NHI son
mas bajos en comparacion con otros paises desarrollados, o que repercute en proporciones relativamente
altas de copago por parte de los pacientes (30% a 60% para medicamentos ambulatorios y 20% para los
hospitalarios, excepto aquellos dirigidos a oncologia y enfermedades raras, que tienen limites de 5% y 10% de
copago, respectivamente’*'*’) y una amplia lista de medicamentos no incluidos en el sistema de reembolso
(“unlisted"”)"**.

El proceso de financiacion de cualquier medicamento en Corea del Sur empieza con una autorizacion por parte
del Ministerio de la Seguridad de los Alimentos y Medicamentos (“Ministry of Food and Drug Safety”, MFDS). Para
la obtencion de esta autorizacidn, se tienen en cuenta criterios de buenas practicas de manufacturacion (“Good
Manufacturing Practices”, GMP), seguridad y eficacia, y el proceso suele tardar 120 dias'*°.

Agentes y proceso

El proceso de precio y reembolso en Corea del Sur es el mismo para medicamentos ambulatorios que para
medicamentos hospitalarios. Se introdujo en 2007 (Corea del Sur fue el primer pais de Asia en tener un
proceso formal de evaluacion de tecnologias sanitarias'*®), a través del sistema de lista de medicamentos con
financiacion positiva. El proceso para la inclusién en esta lista consiste en tres etapas, que suceden a la solicitud
de reembolso y financiacion por parte del fabricante.

En la primera etapa, el Comité de Evaluacién de Cobertura de Farmacos (“Drug Benefit Coverage Assessment
Committee”, DBCAC) de la Oficina de Evaluacion y Revision de los Seguros Sanitarios (“Health Insurance Review
and Assessment Service”, HIRA) evalla si el farmaco cumple con determinados criterios para recibir financiacion
(ver elementos de decision de P&R)'*1%1%0 Este proceso suele durar entre 240 y 360 dias desde la aprobacion
del farmaco por parte del MFDS (120 para la evaluacion por parte de la HIRA, 30 dias para la manifestacion de
acuerdo o desacuerdo por parte del fabricante, 60 dias para la negociacion de precio y volumen y 30 dias para
tomar la decision final). Si la empresa no esta de acuerdo con la evaluacién, puede pedir una reevaluacion y el
HIRA tiene un plazo de 150 para realizarla'*®'*’. Para reducir estos plazos, el gobierno implementé en 2014 un
sistema a través del cual el proceso de decision de reembolso se puede realizar en paralelo al de aprobacion
por parte del MFDS"*'** Un estudio que analizo los 18 primeros meses desde la implementacion de estos
procesos paralelos observo una reduccion de 61 dias en los plazos promedio de aprobacion de los 6 farmacos
incluidos en este programa, en comparacion con el anterior procedimiento secuencial’®’.

En esta fase, se utiliza uno de los tres siguientes tipos de evaluacién: (1) evaluacion econdémica: se realiza a
farmacos con superioridad clinica y mayor precio que las alternativas existentes; (2) precio promedio ponderado:
farmacos con superioridad o no inferioridad clinica, y menor precio que las alternativas existentes; (3) no
requerimiento de analisis coste-efectividad: farmacos destinados a enfermedades potencialmente mortales,
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como el cancer o las enfermedades raras, que no disponen de evidencia cientifica robusta debido a la ausencia
de alternativas terapéuticas o a la pequefia poblacion diana a la que se destinan'*%,

En el periodo comprendido entre los afios 2007 y 2017, en el que se aprobd la financiacién de 198 farmacos, la
via mas utilizada fue la de precios promedios ponderados (n=123; 62%), seguida de evaluaciones econémicas
(n=54; 27%) y del no requerimiento de andlisis coste- efectividad (n=21; 11%)"*%.

Enla segunda etapa, se define el precio del farmacoy el impacto presupuestario esperado, a través de la negociacion
entre los laboratorios y la NHIS, siempre y cuando el precio propuesto sea mayor que el promedio ponderado de los
precios de sus alternativas terapéuticas. El periodo de negociacion de precios dura alrededor de 2 meses %4150,

Una vez acordado el precio entre el fabricante y la NFIS, este informa al Ministerio de Salud y Bienestar Social,
que lo hace publico, tras la revision del Consejo de Politicas de Seguros Sanitarios (“Health Insurance Policy
Council”, HIPC). Esta etapa final tiene una duracion aproximada de 30 dias (Figura 19)"#%75,

I FIGURA 19. Proceso de precio y reembolso de medicamentos en Corea del Sur

(2) Evaluacion del 45-75 dias
Genéricos @ Célculo del precio A0
HIRA
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Nota: HIRA: “Health Insurance Review and Assessment Service” (Servicio de Revision y Evaluacidn del Seguro Médico); NHIS: “National Health
Insurance Service" (Oficina Nacional de Seguros Sanitarios); MOHW: “Ministry of Health and Welfare” (Ministerio de Sanidad y Bienestar Social)

Fuente: Bae (2019)" 7, Jang (2019)"*® e HIRA (2021)"°°

Aquellos medicamentos que hayan demostrado eficacia, pero todavia no demostraron su eficiencia, se incluyen
en una lista provisional, y por ello, son reembolsables por el NHI durante un periodo determinado de tiempo,
tras el cual el farmaco pasa por un proceso de reevaluacion'*. Segun la informacion disponible, la mayorfa de
estas reevaluaciones conllevaron recortes de precio para que los medicamentos pudieran incluirse en la lista
de medicamentos financiados'**.

Respecto a los principales agentes implicados en el proceso, en términos generales, el MFDS se encarga de la
autorizacion de comercializacion de los medicamentos, mientras que el Ministerio de Sanidad y Bienestar Social
(Ministry of Health and Welfare, MOHW) es el responsable de las politicas farmacéuticas y del reembolso de la
NHIS. La NHIS y la HIRA tienen |a tarea de operar el sistema de precio y reembolso de la NHIS (Figura 20)"4614%150,
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I FIGURA 20. Agentes involucrados en el proceso de precio y reembolso de medicamentos en Corea del Sur
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Fuente: Jang (2019)

Oficina Nacional de Seguros Sanitarios (NHIS)

Como Unico pagador, la NHIS gestiona la elegibilidad de los beneficiarios del NHI y sus dependientes, e impone
y recauda contribuciones. Ademas, es la responsable de los pagos de los medicamentos financiados a las
instituciones médicas y a las farmacias. Por su parte, la NHIS se encarga de las negociaciones de precios con
los fabricantes antes de la introduccién de nuevos medicamentos en el mercado'*°.

Oficina de Evaluacion y Revision de los Seguros Sanitarios (HIRA)

La HIRA se encarga de establecer el alcance y los estandares de los servicios y productos cubiertos por el NHI,
evaluar el coste y la calidad de los productos y servicios sanitarios (incluyendo medicamentos) y monitorizar o
gestionar una amplia gama de recursos sanitarios de manera centralizada. Es, junto con la NHIS, la responsable
de todo el proceso de precio y reembolso del pais. Sus principales actividades se detallan a continuacion'*®'#*:

® Disefio del paquete de beneficios sanitarios.

® Evaluacién econdmica de nuevos farmacos y recomendacion de reembolso a la NHIS.
® Disefio e implementacion de los sistemas de pago a proveedores sanitarios.

® Revisién de las peticiones de reembolso.

® Recogida y utilizacién de datos sanitarios a nivel nacional (actividad centralizada) para la monitorizacion
del desempefio de productos y servicios sanitarios.
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En su estructura organizacional, cuenta con una Direccion Ejecutiva de Beneficios, a la que reporta el

departamento de beneficios de medicamentos’*.

Comité de Evaluacion de Cobertura de Farmacos (DBCAC)

EI DBCAC se encarga de la realizacion de recomendaciones sobre la inclusion de medicamentos en la lista de la
NHIS. Aunque el papel del comité, segun lo especificado por ley es el de asesorar a la HIRA, tiene en la practica
un rol decisivo ya que las determinaciones de la HIRA siempre siguen las recomendaciones del DBCAC'/1%¢,

El comité estd compuesto por aproximadamente 102 expertos, entre los que se encuentran miembros
de sociedades cientificas (médicas) (n=60), farmacéuticos (n=13), representantes de pacientes (n=12),
representantes del gobierno (Ministerio de Salud e HIRA; n=6]), estadisticos (n=3), economistas de la salud
(n=3), especialistas en procesos de evaluacion de tecnologias sanitarias (n=3) y representantes de la sociedad
hospitalaria (n=2)"""1>¢.

Documentacion
La documentacion exigida para los procesos de precio y reembolso parece no estar disponible publicamente.
Evaluacion clinica

La informacion utilizada para la evaluacion clinica de los procesos de precio y reembolso parece no estar
disponible publicamente.

Evaluacion econdomica

Corea dispone de una guia para la evaluacion econdémica de medicamentos similar a la elaborada por el NICE
(redactada en coreano), publicada en 2006'*” por la HIRA y actualizada en 2011"°% y 2021'*°. A continuacion,
detallamos los requerimientos exigidos en la misma'®%'¢":

@ Perspectiva: del sistema sanitario’®’.

©® Horizonte temporal: lo suficientemente largo como para incluir todas las diferencias importantes en
las tecnologias que se comparan, en términos de costes y consecuencias. Ademas, se debe presentar
también una perspectiva a corto plazo'®.

@ Tipo de evaluacién: coste-utilidad, coste-efectividad o minimizacion de costes. No se permiten analisis
de coste-beneficio. Se recomienda utilizar modelos de coste-utilidad en aquellos casos en los que se
puedan demostrar cambios en la calidad de vida relacionada a la salud. Por su parte, se puede utilizar
analisis coste- cuando los AVAC no sean una medida apropiada’®’.

® Variables de beneficio y utilidad: utilizacion de variables finales para medir beneficios y AVAC para medir
utilidades (calculados a través de preferencias individuales, con los métodos ‘time trade-off”y “standard
gamble’, o0 a través de cuestionarios para medir indirectamente los AVAC [EQ-5D, entre otros], basandose,
siempre que sea posible, en una cohorte de coreanos con valores normativos de la poblaciéon sana del
pais). No es recomendable el uso de cuestionarios especificos por enfermedad’®’. En la tercera edicion,
se propone realizar un estudio a escala nacional para la determinacién de la utilidad'®".

©® Comparaciones indirectas: en ausencia de comparaciones directas (*head to head”) de farmacos, se
permiten comparaciones indirectas’®’.
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©® Modelo: se debe utilizar un modelo lo mas simple posible, que refleje los patrones de practica clinica real
del pais, incluyendo siempre una explicacion de las razones para la eleccion de la estructura utilizada y de
los supuestos estadisticos y clinicos incluidos'®”.

® Andlisis de sensibilidad: se recomienda realizar un andlisis deterministico exhaustivo (presentado
visualmente, por ejemplo, a través de la utilizaciéon de diagramas de tornado), seguido de un andlisis de
sensibilidad probabilistico, indicando los supuestos utilizados'®".

Evaluacion de medicamentos huérfanos

Para mejorar el acceso a los pacientes con cancer o enfermedades raras, para los que no hay terapias alternativas
disponibles, el marco legal surcoreano exime a algunos de estos farmacos de la necesidad de realizacion de una
evaluacion econdmica, entrando en procesos de acuerdos de riesgo compartido'**. En estos casos, el precio maximo
se basara en el menor precio encontrado en 7 paises de referencia (ver “elementos de decision de P&R”)"**14%.

Participacion del paciente y de sociedades cientificas

Corea involucra a los pacientes en los procesos de precio y reembolso, al solicitar que comenten aspectos como
162

el abordaje del problema y determinados informes de evaluacion'®”.

Ademas, incluyen a sociedades cientificas y representantes de pacientes y de la sociedad en el DBCAC. De los
102 miembros actuales, 60 son representantes de sociedades cientificas médicas de distintas especializaciones
(6 en cancer, 4 en pediatria, 4 en endocrinologia, 4 en urologia y 2 representantes de otras especialidades,
como cardiologia, hematologia, reumatologia, enfermedades mentales, atencion primaria, entre otras) y 12
son representantes de pacientes / sociedad (coalicion para justicia econdémica, asociacion del medioambiente,
asociaciones solidarias y otras asociaciones de pacientes)'*”1%.

Elementos de decision de P&R

La determinacion del precio de los nuevos medicamentos se produce a través de una negociacion entre los
laboratorios y la NHIS, en base a criterios como la evaluacion realizada por el DBCAC de la HIRA, el analisis
de impacto presupuestario, los precios de referencia externos, la capacidad de produccion, el estatus de las
patentes y los costes de I+D, entre otros factores'*.

Precios de referencia internacionales

Corea del Sur no utiliza un sistema oficial de precios de referencia para la determinacion de los precios de los
nuevos medicamentos'“®. Sin embargo, durante el proceso de negociacion con los fabricantes, la NHIS tiene
en cuenta el precio sugerido por la HIRA en su evaluacion, asi como precios de otros paises, los “A7", que son
Estados Unidos, Reino Unido, Alemania, Francia, Italia, Suiza y Japon'** 1%,

Criterios para la fijacién de precio

Los criterios utilizados en los procesos de decision de precio y reembolso de farmacos en Corea del Sur son los
que se detallan a continuacion'“®:

©® Beneficios clinicos: datos de ensayos clinicos, guias de practica clinica, revisiones sistematicas y
opiniones de expertos.
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©® Coste-efectividad: basada en la superioridad terapéutica frente al comparador. En aquellos casos en los
gue el beneficio clinico sea equivalente, se aplica un analisis de minimizacion de costes, y se reembolsan
aquellos farmacos con costes inferiores. Si el farmaco tiene superioridad clinica, pero conlleva mayores
costes que el comparador, se utiliza el andlisis coste efectividad, basandose en una ratio de coste
incremental por Afios de Vida Ajustados por Calidad (AVAC).

©® Analisis deimpacto presupuestario: A partirde 2021, no se requiere un analisis de impacto presupuestario
en la fase de decision de reembolso por parte de la HIRA. Sin embargo, en la fase de negociacién de
precios con el NHIS, se estiman volimenes de ventas para cada farmaco, que son utilizados como base
en las decisiones futuras de ajustes de precio'**'°".

® Situacion de precio y reembolso en otros paises (ver “precios de referencia”).

® Consideraciones de Salud Publica: gravedad de la enfermedad, existencia de terapias alternativas, entre otras'*’.

“Pese a que no se realiza de una manera oficial, la determinacion de precio y reembolso en Corea del
Sur considera también las decisiones de 3 agencias internacionales de evaluacién de tecnologias

n

sanitarias, como son la australiana, la canadiense y la britanica

La evaluacion econémica es el principal criterio de decision en el proceso de reembolso en Corea del Sur'*.
Segun un analisis de todas las decisiones de reembolso que requerian evaluacion econdmica en el periodo
comprendido entre 2006 y 2016 (n=91) la ratio de coste- efectividad incremental (ICER) era el principal predictor
de las decisiones de recomendaciones (86% de los casos). Este analisis también sugeria que, por cada aumento
en los ICER de 1 millon de wones surcoreanos (700€, aproximadamente) , se reducia en un 12% la probabilidad
de aprobacion de la financiacion de un farmaco'®. Otros factores importantes son la gravedad de la enfermedad
(probabilidad 19 veces mayor de financiacion en comparacion con farmacos destinados a enfermedades leves)
y la existencia de terapias alternativas (probabilidad 8 veces mayor de financiacién de farmacos sin alternativas,
frente a farmacos con comparadores ya existentes en el mercado)'®.

A continuacion, detallamos el algoritmo de decision de precio y reembolso’*”*

I FIGURA 21. Algoritmo de decision de precio y reembolso en Corea del Sur
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Nota: RCEI: Ratio Coste-Efectividad Incremental. Fuente: Bae (2019)147
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Impacto presupuestario

El andlisis de impacto presupuestario fue recientemente excluido del proceso de evaluacion econémica de la
HIRA'®'. Sin embargo, en la fase de negociacion del precio entre los fabricantes y la NHIS, se estima un importe
relacionado con el impacto econdémico del medicamento, valor que se utiliza como referencia para la aplicacion
de ajustes tras la introduccion de los farmacos en el mercado (ver “formulas de financiacion”)'%146.152,

Umbral coste-efectividad

La HIRA no utiliza umbrales predefinidos de coste-efectividad, sino que se basa en el producto interior bruto
(PIB) por habitante (en la préctica real, solo se aprobaron medicamentos con umbrales inferiores a 2 veces el
PIB per cépita)148,163, que en 2020 fue de 27.100€'**. E1 60% tenian un coste por debajo del PIB per capita
y el 40% un coste de entre 1y 2 veces esta cifra. Hasta finales de 2016, se habian evaluado 91 solicitudes
de reembolso que requerian una evaluacion econdmica, de las cuales se aprobaron 46. La ratio incremental
promedio de coste-efectividad de las solicitudes aprobadas fue de aproximadamente 23,1 millones de wones/
AVAC (17.000¢, aproximadamente). De estas, el 37% (n=17) tenia una ratio de coste-efectividad incremental
superior al PIB per cépita, pero ninguna superaba el doble de este indicador’®.

Acuerdos de financiacion y su seguimiento
Acuerdos financieros

Corea del Sur aplica desde 2007 acuerdos basados en volumen, como instrumentos utilizados de manera
frecuente por la NHIS para el ajuste de precios. Durante el proceso de negociacion con los laboratorios, se
determinan volumenes esperados de utilizacion de los farmacos (su impacto presupuestario estimado).
Si las ventas del farmaco sobrepasan el 30% del volumen determinado tras un afio de su inclusion en el
sistema de financiacién, se realizan nuevas negociaciones en aras de reducir su precio. Lo mismo ocurre
en otros dos escenarios: (i) si las ventas de un farmaco sobrepasan el 60% respecto al afio anterior; (ii)
si las ventas se incrementan mas del 10% respecto al afio anterior, pero con importes superiores a 4
millones de euros (5 mil millones de wones). Medicamentos con un impacto presupuestario estimado
en menos de 1 millén de euros (1,5 mil millones de wones) no entran en estos acuerdos basados en
volumen'#%14¢,

Por su parte, desde 2014 se implementan también otros tipos de acuerdos financieros para aumentar el acceso
a los medicamentos oncolégicos, huérfanos, sin alternativas terapéuticas, para enfermedades muy graves o
con alto impacto social. El plazo estandar de estos contratos suele ser de 4 afios, extensible a 5 afios. Se aplican
cuatro tipos de acuerdos'%¢*:

® Techos de gasto (“expenditure cap”): el fabricante devuelve una proporcion (especificada en contrato) del
importe de las ventas que excedan el acordado con la NHIS.

® Devolucion parcial de las ventas (“refund”): el fabricante devuelve una proporcién (especificada en
contrato) del importe total de las ventas del farmaco.

® Techo de utilizacién / costes fijos por paciente (“utilization cap or fixed cost per patient”): se determina un
techo de utilizacion o un coste anual por paciente y el fabricante devuelve todo aquel importe que exceda
esos limites.
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® Riesgo compartido por paciente no respondedor (“‘conditional treatment continuation and money back
guarantee”): el fabricante devuelve las ventas relacionadas con los pacientes que no responden al
tratamiento en la practica real.

Hasta mediados de 2019, se habian aprobado 39 medicamentos (77% de ellos destinados al tratamiento
oncoldgico) mediante distintos tipos de acuerdos financieros (46% techos de gasto, 31% devolucién parcial
de las ventas, 13% una combinacion de techos de gasto y devolucion parcial de las ventas y 10% los demas
mecanismos existentes)'®.

Asimismo, un farmaco innovador producido por una empresa intensiva en actividad de investigacion y desarrollo
puede recibir una prima del 10% sobre los precios de las terapias alternativas, y obtener un acceso acelerado,
con plazos de 100 dias para la decision de reembolso y de 30 dias para decision de precio'*®.

Por su parte, para los medicamentos esenciales cuyo mercado es muy limitado, pueden existir compensaciones
financieras relativas al coste de produccion, o incentivos financieros destinados a su produccion'“®.

Reevaluacion de precios

Debe realizarse una reevaluacion de precios si, en base a una investigacion bianual, se verifica que el precio real
al que se esta comercializando el farmaco en el pais (en hospitales o farmacias) es inferior al precio financiado,
al que se le puede aplicar una reduccion de hasta el 10%'%%7°¢.

Mecanismos de seguimiento

LLa monitorizacion de los medicamentos hospitalarios se realiza a nivel local, y de manera opcional, por parte de
los servicios de farmacia de los propios hospitales, sin que haya para ello ningiin mecanismo implementado a
nivel nacional™®. Por su parte, la monitorizacion de los medicamentos ambulatorios se realiza a nivel nacional
y de manera centralizada, a través del Sistema de Revision de la Utilizacién de Medicamentos (“Drug Usage
Review”, DUR), implementado en 2015#6194167.168,

El procedimiento de monitorizacién del sistema DUR (de la HIRA) es el que se muestra en la Figura 22. El
meédico carga los detalles de la prescripcion en el sistema antes de emitir la receta al paciente. La HIRA envia
al prescriptor un mensaje electronico de alerta instantdneo en aquellos casos en los que se detecten factores
de riesgo relacionados con la prescripcion en comparacion con la historia de utilizacion de medicamentos
del paciente, los medicamentos eliminados de la lista positiva y los criterios DUR (clinicos y econémicos). El
meédico puede entonces optar por cambiar la receta o bien por continuar con la receta original, explicando por
gué el medicamento debe usarse de manera excepcional. La informacion final de la prescripcion se envia y se
almacena en el sistema'*®1%".

Los farmacéuticos se someten al mismo proceso en el momento de la dispensacion del medicamento.
Si reciben un mensaje de alerta, pueden optar por cambiar o seguir adelante con la receta original tras
consultar con el médico. La informacion detallada de dispensacion final también se envia y se almacena en
el sistema'*1%7.

En 2019, se realizaron revisiones de 1.500 millones de prescripciones, que generaron unos ahorros estimados en
unos 1.200 millones de euros (1,7% del total), evitando unos 9,4 millones de prescripciones de medicamentos
no seguros 417,

90



SITUACION EN PAISES DE NUESTRO ENTORNO

I FIGURA 22. Sistema de revision de la utilizacion de medicamentos (DUR) en Corea del Sur
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v’ Marco legal que permite la utilizacidn de procesos paralelos de autorizacion de comercializacion y
evaluacion de precio y rfinanciacion.

v Se exime a determinados farmacos oncolégicos y huérfanos de la necesidad de pasar por un
proceso de evaluacion econémica.

v Utilizacién de umbrales de coste-efectividad basados en el PIB per cépita (en la practica el 40% se
aprueban bajo umbrales de 1-2 veces el PIB per capita, y el 60% bajo umbrales inferiores al PIB per
cdpita)

v/ Centro de Medicamentos Huérfanos y Esenciales autorizado a importar y distribuir determinados
medicamentos aprobados en otros paises que no hayan obtenido todavia una autorizacion de
comercializacion nacional.

v’ Implementacion de diversos mecanismos de control y ajuste de precios, como acuerdos basados
en volumen, acuerdos de riesgo compartido, sustitucion automatica de genéricos, politica de
precios reales y férmulas de financiacion especificas para determinados medicamentos.

v/ Sistema de monitorizacion de prescripcion y dispensacion de farmacos ambulatorios en tiempo
real, que evita el uso inapropiado de medicamentos y reduce costes al sistema.
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Aligual que Inglaterra, Escocia havisto afectado su proceso de aprobacion de comercializacion de medicamentos
debido a la salida del Reino Unido de la UE en el afio 2020. La Agencia Reguladora de Medicamentos y Productos
Sanitarios (MHRA, por sus siglas en inglés), es la encargada de formalizar la autorizacién de comercializacion

para todos los medicamentos del Reino Unido'®”.

Agentes y proceso

Escocia cuenta con una agencia evaluadora de medicamentos denominada Scottish Medicines Consortium
(SMC), que asesora al Sistema Nacional de Salud de Escocia (NHS Scotland) sobre el valor de los nuevos
medicamentos disponibles’’’. El SMC depende de la Junta de Mejora de la Atencion Sanitaria en Escocia
(Healthcare Improvement Scotland), que es una de las Juntas Especiales pertenecientes al NHS Scotland'’""7?.

La evaluacion de medicamentos se realiza mediante dos comités, el comité del SMC, que es el encargado de
tomar la decision final en la evaluacion y el Comité de Nuevos Medicamentos (NDC, por sus siglas en inglés),
un comité de caracter cientifico dependiente del SMC'”®, cuya funcién es completar la evaluacion técnica
presentada por la empresa y hacer una recomendacion sobre el uso del medicamento al comité del SMC'’*.

En Escocia, el proceso de precio y financiacion comienza cuando la empresa interesada envia un dossier del
medicamento para que sea evaluado por el SMC. Una vez que la empresa remite la informacién del nuevo
medicamento, comienza la evaluacion y el intercambio de informacion entre el SMC y la empresa solicitante.
El comité del SMC se relne para estudiar el medicamento, teniendo en cuenta otro tipo de informacion, como
las propuestas de los grupos de pacientes, y suele adoptar un punto de vista mas amplio que el enfoque
estrictamente basado en la evidencia del NDC.

Tanto el SMC como el NDC se rednen mensualmente, con un intervalo de seis semanas entre la evaluacion de
un medicamento en el NDC y el SMC. El calendario de reuniones se publica al comienzo del afio y los plazos se
siguen de manera rigurosa para garantizar que las decisiones respondan a las necesidades de los pacientes, los
prescriptores y el sistema sanitario. La duracion total del proceso es de 18 semanas (Figura 23)"7*.

El NDC esta formado por médicos, farmacéuticos, y dos miembros de la industria (en total, alrededor de 20
miembros). Este comité se reline mensualmente para evaluar la evidencia clinica y econdémica presentada por
las empresas para cada nuevo medicamento'””. Tras esta primera evaluacion, el NDC ofrece asesoramiento
a las empresas, permitiendo a estas aportar documentacién adicional para minimizar las incertidumbres que
pudiera tener el NDC'’®. Finalmente, el NDC realiza una recomendacion no vinculante al comité del SMC'’%.

Por otra parte, el comité del SMC estd formado por alrededor de 40 miembros, en su mayoria médicos y
técnicos del sistema nacional escocés. También hay tres miembros, ajenos al NHS, asi como representantes
de la industria farmacéutica y un economista de la salud. El comité revisa todas las pruebas aportadas por la
industria y el NDC y decide si acepta o no el medicamento para su uso en Escocia, asi como las condiciones de
uso de la terapia'”®.

Por cuestiones practicas, no todas las especialidades clinicas estan representadas en los comités del SMC,
por lo que la agencia escocesa ha establecido una red de expertos clinicos que comprende médicos, cirujanos,
farmacéuticos clinicos, médicos generales y especialistas en enfermeria clinica para dar apoyo a los distintos
comités'’®.
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I FIGURA 23. Proceso de evaluacion de medicamentos en Escocia
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Nota: NHS: “National Health System” (Sistema Nacional de Salud); SMC: “Scottish Medicines Consortium” (Consorcio Escocés de Medicamentos)
Fuente: SMC (2018)""°

La heterogénea composicion de ambos comités facilita que las decisiones se tomen teniendo una perspectiva
social amplia, méas all& de la evidencia clinica (Tabla 14)'7*. Los dos Comités cuentan con el apoyo de un equipo de
revisores clinicos formado por farmacéuticos, economistas de la salud, investigadores de servicios sanitarios y
estadisticos con experiencia en evaluacion critica, evaluacion de tecnologias sanitarias y realizacion de modelos
sobre economia de la salud. Todos los componentes de los comités deben publicar una relacion de intereses'””.

I TABLA 14. Composicion de los miembros del comité del SMC y el NDC durante el afio 2020 en Escocia

PERFIL DE LOS MIEMBROS DEL COMITE NUMERO DE EXPERTOS EN EL SMC NUMERO DE EXPERTOS EN EL NDC

Medicina 12 8
Atencidn primaria 1 =
Atencién secundaria 11 8

Farmacéuticos 4 9

Gestion sanitaria 2 =

Socios publicos 3 =

Industria farmacéutica 3 2

Economistas de la salud 1 -

Enfermeria 1 =

Nota: NDC: “New Drugs Committee” (Comité de Nuevos Medicamentos); SMC: “Scottish Medicines Consortium” (Consorcio Escocés de Medicamentos)
Fuente: SMC (2020)""*
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Una vez finalizado el debate de todas las propuestas, la reunion pasa a una sesion a puerta cerrada y cada
miembro con derecho a voto del SMC emite su voto para cada medicamento por via electrénica. El resultado
se basa en una mayoria simple y la votacion es confidencial'’*. Las decisiones en las reuniones del SMC
se toman por mayoria y solo los miembros de pleno derecho tienen derecho a voto. Estos miembros son
los médicos, los gestores del NHS, los responsables publicos y los miembros de la industria. La secretaria
y el personal del SMC, los observadores, (por ejemplo, el economista de la salud), los miembros del NDC
que asisten como asesores principales o los consultores del SMC de apoyo no tienen derecho a votar.
Los miembros que declaran un interés personal especifico no participan en el debate ni tienen derecho a

voto'’®.

Al finalizar el proceso, el SMC puede tomar cuatro tipos de decisiones sobre un medicamento’”*:

® Aceptado

® Aceptado con una o varias restricciones. Por ejemplo, el medicamento solo se puede recomendar
en un grupo particular de pacientes. Esto generalmente ocurre porque la compafiia lo ha solicitado
explicitamente en la presentacion

® Aceptado de forma provisional. Esto significa que el medicamento puede aceptarse para su uso sujeto a
una evaluacién y reevaluacion continua, una vez que se disponga de mas pruebas

® No recomendado

Ademas del procedimiento estandar de evaluacion, el SMC permite una evaluacion en la que la opinidn de los
médicos y los pacientes tenga mayor fuerza, mediante el proceso de Participacion de Pacientes y Médicos
(PACE, por sus siglas en inglés). Este tipo de proceso se aplica para enfermedades raras y pacientes en
situaciones terminales (denominadas también end of life), y cualquier empresa puede acogerse al mismo,
siempre y cuando justifique adecuadamente que su medicamento estd indicado para una enfermedad rara o
para end of life'".

La principal ventaja de este procedimiento es que los médicos y los pacientes tienen mas voz en la evaluacion
de este tipo de medicamentos y la toma de decisiones es mas flexible. El objetivo de estas reuniones PACE es
describir los beneficios afiadidos del medicamento mas alla del AVAC, tanto desde el punto de vista del paciente
como del clinico, que pueden no estar totalmente recogidos en el proceso convencional de evaluacion clinica
y econémica. Un ejenplo de ello puede ser la capacidad de trabajar o continuar en la educacion, la angustia
psicolégica, asi como factores como la conveniencia del tratamiento, si permite el autocuidado o la capacidad
de mantener la independencia y la dignidad. También se valoran otros factores como la necesidad de ayudar al
paciente con sus cuidados personales, el impacto en la vida familiar y cualquier impacto financiero asociado'®.
Ademas, las empresas pueden presentar, en esta fase del proceso, formulas de acceso alternativas al proceso
habitual, mediante el Plan de Acceso de los Pacientes (Patient Access Scheme o PAS) nuevo o revisado'”*. Si el
consejo del NDC para estos productos es “no recomendado’, la compafiia farmacéutica también puede solicitar
gue el SMC convoque una reunion PACE. Este proceso afiade de uno a tres meses adicionales a los plazos de
evaluacion'’.

Si se sigue la evaluacion mediante PACE, el intervalo de reuniones pasa de seis semanas del proceso estandar
a diez semanas para el procedimiento PACE. Esta dilatacién en el tiempo produce que la duracion total del
proceso PACE sea de 22 semanas'®.
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Evaluacion de medicamentos huérfanos

El SMC dispone de un mecanismo de acceso temprano para aquellas enfermedades denominadas como “ultra-
raras”. Para que un medicamento sea aprobado por dicho proceso debe cumplir las siguientes condiciones:

® Prevalencia menor de 1/50.000 personas en Escocia

® Autorizacion de comercializacién huérfana por parte del érgano regulador de Gran Bretafia
® Dirigido a una enfermedad croénica y gravemente discapacitante

® Dirigido a una enfermedad que requiere un tratamiento altamente especializado

Para la evaluacion de este tipo de terapias, el SMC facilita a las empresas que presenten una informacion
preliminar después de haber obtenido la autorizacion de comercializacion como medicamento huérfano
(MMHH). Una vez recibida la informacion, el SMC realiza una evaluacion inicial de la eficacia clinica y econémica

de laterapia (Figura 24). EI SMC utiliza un marco amplio para evaluar los MMHH, teniendo en cuenta los siguientes

criterios'®":

® Naturaleza de la enfermedad

® Impacto del medicamento

® Relacion calidad-precio

® Impacto de la tecnologia mas alla de los beneficios sanitarios directos
©® Costes para el SNSy los servicios sociales

I FIGURA 24. Proceso de evaluacion de un MMHH en Escocia

Valdacién del Evaluacion inicial Reevaluacion Consejo
estado UO del CSM del CSM del CSM

Generacion

de evidencia

“Experiencia
adquirida”

Nota: SMC: “Scottish Medicines Consortium” (Consorcio Escocés de Medicamentos).
Fuente: adaptacion de SMC (2021)181

Esta autorizacion tiene una vigencia de tres afios mientras se recopila mas informacion sobre la practica clinica
real en Escocia. Tras ese periodo, la empresa debe presentar la evidencia mostrada por el medicamento para
que la terapia sea revaluada por el SMC con vistas a incluirse como uso rutinario en el NHS'®'.
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Ademas de los procedimientos mencionados con anterioridad, el SMC da la opcién a las empresas de presentar
una presentacion abreviada, con un periodo de evaluacién mas corto si la terapia a evaluar cumple las siguientes
condiciones'**

@ Eficacia clinica similar a la de otros medicamentos de la misma clase terapéutica. Se puede proporcionar
una comparacioén indirecta del tratamiento (analisis publicado o interno) para demostrar una eficacia
clinica similar dentro de la clase, cuando sea necesario.

® El nuevo medicamento debe costar lo mismo o0 menos, o tener un impacto presupuestario neto limitado
en comparacion con los comparadores de la misma clase terapéutica.

@ Cualquier restriccion que se aplique a los comparadores dentro de la misma clase terapéutica debe
aplicarse al nuevo medicamento.

Horizon scanning

Ademas de realizar evaluaciones de nuevos medicamentos, el SMC realiza una funcién de exploracion de las
nuevas terapias que estan por llegar (horizon scanning), con el fin de realizar una planificacién financiera y de
servicios dentro del NHS. Para ello el SMC esta en contacto con los laboratorios que estan realizando ensayos
clinicos en fase Ill o que vayan a estar disponibles para el publico general en un maximo de tres afios, e invita
a las empresas farmacéuticas a que faciliten toda la informacién posible con el fin de favorecer una entrada
temprana del medicamento'”*.

Documentacion

La documentacion presentada por el laboratorio debe demostrar que el medicamento evaluado ofrece alguna
de las siguientes ventajas'’*:

a) Proporciona beneficios adicionales para la salud en comparacion con la practica escocesa actual que
son valorados por los pacientes y que suponen un coste neto para el NHS aceptable en relacion con otros
usos de los mismos recursos.

b) Ofrece niveles equivalentes de beneficios para la salud de los pacientes a un coste neto equivalente o
inferior para el NHS.

El SMC pone a disposicion de las empresas farmacéuticas un formulario denominado “New Product Assesmente
Form” que las empresas deben cumplimentar con toda la informacién, tanto clinica como econdmica, de la
terapia a evaluar. La empresa debe proporcionar los siguientes datos clinicos del producto'®*:

® Estudios que evidencien los beneficios clinicos del medicamento en la indicacion que se revisa, en
relacion con el/los comparadores utilizados en la practica clinica. Los estudios controlados son los mas
recomendables, pero sino se dispone de ellos, deben incluirse detalles de estudios controlados con placebo
0 no controlados. Los estudios controlados con placebo y no controlados también pueden incluirse si
aportan pruebas de beneficios clinicos relevantes no demostrados en los estudios controlados activos.

® Para los estudios controlados con placebo y no controlados que evaltan principalmente un resultado de
eficacia, se deben proporcionar detalles sobre el tipo y la frecuencia de los efectos adversos que podrian
esperarse en la practica clinica con el medicamento en la(s) indicacion(es) en revision.
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® Estudios que aporten pruebas sobre los efectos adversos del medicamento en la indicacion.

® Si se estima oportuno, la empresa también debe proporcionar detalles de los estudios en curso que
deberian aportar pruebas adicionales sobre el medicamento en la indicacion que se esta revisando y
cuando se esperan estos datos adicionales (en un plazo de hasta 5 afios).

En cuanto a la informacion farmaco-econdémica, es obligatorio que la empresa facilite la evidencia econdémica
pertinente para que el medicamento pueda recibir una recomendacion por parte del SMC'#,

Asi mismo, la empresa interesada debe rellenar el formulario disponible en la web del SMC sobre el impacto
presupuestario que tendra la aplicacion del medicamento evaluado en el sistema nacional escocés. El archivo
debe contener todas las estimaciones realizadas, tanto del caso base, como de las alternativas estudiadas'®.

Los requisitos para la evidencia de la eficacia incluyen la cuantificacion del efecto del medicamento en el curso
de la enfermedad, el efecto del medicamento en la calidad de vida relacionada con la salud (CVRS) de los
pacientes y la valoracion de esos efectos de una manera que refleje las preferencias de la poblacion general.
Segun el SMC, los analisis deben utilizar la mejor evidencia disponible, ser explicitos sobre las limitaciones de
los datos, cualquier intento de superar dichas limitaciones con datos recogidos a posteriori, y cuantificar lo mas
completamente posible como las limitaciones de los datos se reflejan en la incertidumbre de los resultados del
analisis'®.

A su vez, la empresa debe facilitar una version acorde a los conocimientos de los pacientes y el publico en
general. El equipo del SMC envia estos documentos a cualquier grupo de pacientes que presente una solicitud

en relacion con el nuevo medicamento'®.

Evaluacion clinica

La evaluacion clinica es llevada a cabo por el SMC de manera centralizada para todo el territorio escocés. Al
igual que ocurre con su homologo inglés, la agencia escocesa no realiza una evaluacion clinica de manera
diferencial con respecto a la evaluacién econdmica, sino que realiza una evaluacion centrada en la relacion
coste-efectividad de la terapia, lo que alna tanto los datos de eficacia clinica, como los datos econémicos. La
efectividad clinica de una terapia debe mostrarse en términos de afios de vida ajustados por calidad (AVAC)'*.

En la parte clinica, el comparador seleccionado debe ser el utilizado en la practica clinica habitual en Escocia.
La afirmacion de que un tratamiento representa el uso rutinario o la mejor practica debe estar respaldada por
datos que confirmen que el tratamiento es una practica clinica rutinaria, establecida y aceptada en la mayoria
del territorio del pais'®. Normalmente, el comparador escogido es un producto con licencia en la mayoria de las
circunstancias; sin embargo, los comparadores pueden incluir productos sin etiqueta o sin licencia, siempre que
sean de uso clinico rutinario en el sistema nacional escocés'®.

El SMC puede aceptar algunos medicamentos de forma condicional, sujetos a una evaluacion posterior. Todos
los medicamentos con autorizacion de comercializacion condicional de la EMA pueden optar por esta opcion.
El SMC puede emitir un dictamen de aceptacion provisional (o de aceptacién provisional con una restriccion)
si el comité considera que se espera que los requisitos adicionales de datos de eficacia y/o seguridad en
las obligaciones especificas de la EMA aborden las incertidumbres clave en las pruebas presentadas por la
empresa solicitante. La empresa debera presentar una actualizacion completa al SMC cuando la autorizacion
de comercializacion condicional se convierta en una autorizacion de comercializacion estandar, normalmente

después de 2 0 3 afios'’".
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Evaluacion econdomica

Todas las empresas que soliciten la aprobacién de financiacion en Escocia deben presentar una evaluacion
econdmica. La evaluacion econdmica debe recoger los datos en el contexto del NHS de Escocia'®. De forma
general, el coste-utilidad es la forma preferida de evaluacion para el SMC, utilizando tanto la perspectiva del
sistema nacional de salud, como la perspectiva social. También se permite el uso de otras formas de evaluacién
econdmica, como el analisis de minimizacién de costes, siempre y cuando los estudios aportados demuestren
gue el medicamento evaluado es equivalente al comparador seleccionado. Este tipo de andlisis también se
permite cuando existan diferencias extremadamente pequefias entre los tratamientos comparados en términos
de AVAC. Asi mismo, se pueden considerar enfoques alternativos en aquellas circunstancias en las que el AVAC
no pueda ser la medida de resultado més apropiada, siempre debidamente justificadas'®.

El horizonte temporal seleccionado en la evaluacion econdmica debe ser lo suficientemente largo como para reflejar
cualquier diferencia de costes o resultados entre los medicamentos comparados. Los resultados en términos del
ratio coste efectividad incremental (RCEI) deben ser reportados en diferentes intervalos de tiempo, como por ejemplo,
al final del seguimiento del estudio, a los 5 afios del seguimiento y después, en intervalos de 5 afios'®*.

La tasa de descuento, tanto de los costes, como de los posibles ahorros de la implantacion de la terapia, debe
ser del 3,9% anual. Cuando los resultados sean potencialmente sensibles a la tasa de descuento utilizada, se
debe realizar un anélisis de sensibilidad con tasas de descuento que varien del 0% al 6% anual®".

Participacion del paciente y de las sociedades cientificas

El SMC favorece la participacion de los pacientes, poniendo a su disposicion un formulario que es cumplimentado por
las asociaciones de pacientes (no por pacientes individuales), que permite proporcionar informacion relevante desde
el punto de vista del paciente al comité del SMC. También permite que los representantes de pacientes identifiquen
prioridades y preferencias de los mismos y cuél puede ser el valor afiadido de un determinado medicamento”*.

Por otro lado, los pacientes también colaboran, de una manera mas activa, dentro del proceso PACE, en concreto,
exponiendo dentro de los debates su parecer sobre los efectos en la calidad de vida de pacientes y cuidadores,
asi como el posible impacto que podria tener el farmaco a evaluar. Estas consideraciones, junto con las de los
médicos, son un apoyo fundamental en las decisiones que realiza el SMC, en las que se recoge de una manera
més directa la perspectiva del paciente'®.

Elementos de decision de P&R
Umbral coste-efectividad

La decision de precio en Escocia se delimita, aunque no es el Unico elemento, mediante el “valor” demostrado
del farmaco con respecto a su comparador, entendiendo valor como la relacion entre el beneficio demostrado y
la diferencia de costes. En este sentido, el SMC ofrece la siguiente informacion como guia'®*:

® Por debajo de una RCEI de 20.000 libras/AVAC ganado (23.500€ aproximadamente), la decision de
recomendar el uso de una terapia se basa normalmente en la estimacion del coste-efectividad y en la
aceptabilidad de un medicamento como uso eficiente de los recursos del SNS.

® Por encima de una RCEI de 20.000 libras/AVAC ganado, los juicios sobre la aceptabilidad de la terapia
como un uso eficiente de los recursos tendran en cuenta especificamente los siguientes factores:
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© El grado de certeza en torno a la RCEl. En particular, el Comité sera mas cauteloso a la hora de
recomendar una tecnologia cuando esté menos seguro de las RCEI presentadas.

© Siexisten razones de peso que indiquen que la evaluacion del cambio en la calidad de vida relacionada
con la salud se ha captado de forma inadecuada y, por lo tanto, puede tergiversar la utilidad sanitaria
obtenida.

O El caracter innovador de la tecnologia, concretamente si la innovacion afiade beneficios demostrables
y distintivos de caracter sustancial que pueden no haber sido captados adecuadamente en la medida
de AVAC del caso de referencia.

O La tecnologia cumple los criterios de consideracion especial como “tratamiento para prolongar la vida
al final de la misma” (end of life).

© Aspectos relacionados con objetivos no sanitarios del SNS.

A medida que la RCEI de una intervencion aumenta en el rango de 20.000 a 30.000 libras por AVAC ganado
(23.500-35.000 euros), el juicio del Comité sobre la aceptabilidad de la tecnologia como uso efectivo de los
recursos del SNS hara referencia explicita a los factores relevantes enumerados anteriormente.

® Porencimade una RCEI de 30.000 libras /AVAC ganado (35.200%€, aproximadamente), el SMC tendra que
identificar con mayor solidez uno de los criterios mencionados anteriormente para apoyar la tecnologia
como un uso efectivo de los recursos del SNS.

Modificadores del RCEI para la toma de decision

El coste por AVAC es solo uno de los factores con los que se evalla el valor del medicamento, pero no el tnico.
El SMC denomina a estos factores adicionales de la decision “modificadores”’’*. Estos modificadores incluyen
(aunque no se limitan)'®®:

® Evidencia de una mejora sustancial en la esperanza de vida (con suficiente calidad de vida para hacer
deseable la supervivencia extra). Una mejora sustancial de la esperanza de vida seria normalmente una
ganancia mediana de 3 meses.

® Evidencia de una mejora sustancial de la calidad de vida (con o sin beneficio de supervivencia).

® Evidencia de que un subgrupo de pacientes puede obtener un beneficio especifico o adicional y que el
medicamento en cuestion puede, en la practica, dirigirse a este subgrupo.

® Ausencia de otras opciones terapéuticas de beneficio probado para la enfermedad en cuestion y
proporcionadas por el NHS.

® Posible puente hacia otra terapia definitiva (por ejemplo, trasplante de médula dsea o cirugia curativa) en
una determinada poblacion de pacientes.

® Aparicion de un medicamento autorizado como alternativa a un producto no autorizado que esté
establecido en la practica clinica del NHS de Escocia como Unica opcidn terapéutica para una indicacion
especifica.
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El SMC también examina otras cuestiones especiales que puedan haber sido destacadas por el fabricante
del medicamento, por expertos clinicos y/o por grupos de pacientes. Los modificadores sdlo se aplican para
un coste por AVAC relativamente alto cuando el comité esta convencido de que los argumentos clinicos y
economicos a favor del medicamento son solidos.

Acuerdos entre industria y pagador

Aligual que ocurre en Inglaterra, los precios de los medicamentos en Escocia estan influenciados por los acuerdos
entre la Asociacion de la Industria Farmacéutica Britanica (ABPI, por sus siglas en inglés) y el departamento de
salud britanico, mediante el Esquema Voluntario de Precios y Acceso a Medicamentos de Marca (Voluntary
Scheme for Branded Medicines Pricing and Access o VPAS, por sus siglas en inglés). Estos acuerdos entre
industria y gobierno se basan en que la industria debe compensar al sistema nacional de salud britanico cuando
el gasto farmacéutico en productos de marca exceda un crecimiento del 2% con respecto a la factura del afio
anterior. En el caso de Escocia, las compafiias farmacéuticas devolvieron 70 millones de libras al NHS (84
millones de euros), por el gasto ocurrido en el afio 2019'%.

Acuerdos de financiacion y su seguimiento

Los planes de acceso de los pacientes (Patient Access Scheme o PAS) son esquemas de financiacion propuestos
por las empresas farmacéuticas para mejorar la relacion coste-efectividad de los medicamentos, facilitando asi
el acceso de los pacientes. Los esquemas de acceso de los pacientes son considerados por el NHS para facilitar
el acceso de los pacientes a los medicamentos que no son, o podrian no ser considerados coste efectivos, en
primera instancia, por el SMC'"*.

El Grupo de Evaluacién de los Planes de Acceso de los Pacientes (Patient Access Scheme Assessment Group
0 PASAG) se encarga de llevar a cabo una evaluacion objetiva e independiente de los PAS presentados por
las empresas a nivel nacional. Los fabricantes deben presentar cualquier PAS al mismo tiempo que hacen su
presentacion al SMC para su revision. EI PASAG evalla y hace una recomendacion sobre el PAS propuesto al
SMC para que lo considere junto con la presentacion del fabricante al SMC. En el caso de los medicamentos
destinados a tratar enfermedades terminales o huérfanas, si la recomendacion del NDC es “no recomendada’,
la empresa tiene la opcion de presentar un PAS en ese momento, o de modificar el PAS actual. La presentacion
de un PAS es una condicién necesaria para entrar en la via ultrahuérfana'’*.

EI NHS de Escocia establece dos tipos de PAS: los esquemas de descuento simples y los esquemas complejos.
Un plan de descuento simple implica un descuento sobre el precio de lista del NHS que se aplica en el punto
de facturacién cuando se suministra a través de la atencion secundaria/terciaria, la atencién domiciliaria o un
tercero; y un reembolso confidencial retrospectivo para cualquier suministro en atencién primaria (farmacias
comunitarias, médicos dispensadores y prisiones)'**.

Como parte de los planes de descuento simple, el descuento o la rebaja se aplica a todas las compras del
medicamento durante la vigencia del PAS y no es necesario identificar y hacer un seguimiento de los pacientes
individuales. Los esquemas de descuento simple son el tipo de esquema preferido dentro del NHS en Escocia,
ya que no imponen ninguna carga adicional significativa al NHS o a las compafifas farmacéuticas'*.

Los esquemas complejos incluyen todos los demas tipos de PAS, como por ejemplo reembolsos (cuando el
medicamento se suministra a través de médicos especialistas/en hospitales o la atencién domiciliaria), terapias
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suministradas a coste cero, limitacién de dosis/gasto, o sistemas basados en los resultados (en funcion de la
respuesta de los pacientes al tratamiento)'®.

En Escocia, el NHS tiene establecidos tres fondos para cubrir determinadas enfermedades que suponen un alto
impacto financiero para las diferentes juntas de salud del pais. El primero de estos fondos fue aprobado en 2018
para financiar las patologias ultra huérfanas y a partir de una reforma de 2020, también financia una pequefia
cantidad de medicamentos para condiciones extremadamente raras que han sido aceptados por SMC fuera
del nuevo proceso para medicamentos ultrahuérfanos'®’. Otro de los fondos sirve para aportar la financiacion
necesaria para sufragar la adquisicion de medicamentos indicados a enfermedades de la sangre hereditarias
como la hemofilia. Por ultimo, el SMC utiliza un fondo para financiar las enfermedades metabdlicas hereditarias
(EMI), en las que engloban patologias también raras, como la enfermedad de Gaucher o la enfermedad de
Fabry'®.

Ademas de estos tres fondos, desde el afio 2013 Escocia cuenta con un Fondo de Medicamentos para
Enfermedades Raras, para enfermedades con una prevalencia inferior a 1/2000 habitantes. Desde el afio
2014, ese fondo se denomina Fondo de Nuevos Medicamentos y financia los medicamentos huérfanos, ultra-
huérfanos y del final de la vida. Para el afio 2021, el fondo cuenta con una financiacion de 50 millones de libras
(58,9 millones de euros, aproximadamente). La financiacion de este fondo proviene de los acuerdos firmados
entre la industria farmacéutica y el gobierno britanico (VPAS)'?".

Para favorecer el seguimiento de las terapias dispensadas en Escocia, en el afio 2007 se cred la Base de Datos de
Utilizacion de Medicamentos en los Hospitales (Hospital Medicines Utilisation Database, o HMUD, por sus siglas
en inglés) cuyo objetivo es proporcionar al personal del NHS acceso a informacion para apoyar la evaluacion
y el seguimiento del coste y la eficacia clinica de los medicamentos utilizados en el hospital. La informacion
sobre los medicamentos esta disponible por preparaciones farmacéuticas distintas, que pueden agregarse por
sustancia farmacéutica o clase terapéutica BNF o ATC. Esta aplicacion recoge mas de 1,1 millones de entradas
cada afio y relne datos anonimizados de los pacientes. El acceso a los datos de la HMUD solo esta disponible
para el personal sanitario autorizado y el NHS no publica ningun tipo de dato que permita analizar esta base de

datos'®?.

..A DESTACAR EN ESCOCIA

v Utilizacién del Horizon scanning para anticiparse a las futuras nuevas terapias.
v’ Proceso ordenado con participacion de distintos agentes con voz, pero sin voto.
v’ Especificacion de los modificadores del umbral de coste-efectividad.

v’ Modelo de acceso a terapias para ultra-raras centrado en el valor mostrado en la practica clinica
real.

101



EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

El sistema de evaluacién y fijacion de precio y financiacion recae sobre la Haute Autorité Santé (HAS), que es la
autoridad publica independiente de caracter cientifico, encargada de realizar la evaluacion de los procedimientos
0 servicios sanitarios y contribuir, mediante sus dictamenes, a la preparacion de las decisiones relativas al
registro y financiacion por el sistema de seguro de enfermedad de todas las tecnologias sanitarias (productos,
procedimientos o servicios sanitarios), asi como de sus condiciones especificas de reembolso’'®. De manera
general, esta evaluacion comienza cuando el medicamento recibe la autorizacion de comercializacion en Francia
por cualquiera de los procedimientos establecidos, centralizado, nacional, descentralizado o reconocimiento
mutuo'®. Para realizar estas tareas el HAS dispone de un presupuesto de mas de 55 millones de euros y una
plantilla de 415 empleados'®. El sistema de salud francés consta de un seguro obligatorio que cubre la atencién
y tratamiento hospitalario, la atencién ambulatoria y los medicamentos que aparecen en las listas de productos
reembolsables’®*.

Agentes y proceso

I FIGURA 25. Proceso de fijacion de precio y reembolso en Francia

come'rcia'lizacion Q’}MM) ® Procedimiento europeo: EMA (Agencia Europea de Medicamentos) y Comision Europea
ggﬁg%g?&ﬁgﬁgﬂ ® Procedimiento nacional: ANSM (Agencia Nacional para la Seguridad de los Medicamentos y Productos Sanitarios
seguridad y calidad
farmaceutica

Autorizacion de Dictamen y decision sobre la AMM W
)
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Nota: CEESP: Comision de Evaluacion Econdmica y de Salud Pdblica; CT: Comisién de Transparencia; HAS: “Haute Autorité Santé” (Alta Autoridad Sanitaria.
Fuente: HAS (2017)" %’

Los tres principales agentes que intervienen en el proceso de fijacion de precio y reembolso son la Comision de
Transparencia (CT), la Comisién de Evaluacion Econdémica y de Salud Publica (CEESP) y el Comité Econdémico
de Productos Sanitarios (CEPS).

Comision de Transparencia

La Comision de Transparencia es un organismo cientifico, compuesto por médicos, farmacéuticos y
especialistas en epidemiologia. Su misién es evaluar los medicamentos que han obtenido una autorizacion
de comercializacién y desean obtener la inclusion en la lista de medicamentos reembolsables por el sistema
nacional de salud francés'*®. En concreto, la CT realiza un dictamen desde una perspectiva cientifico-médica en
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base al' beneficio terapéutico que aporta el producto a través del SMR (Service Médical Rendu) que se asocia
de forma automadtica a un nivel de reembolso entre el 0 y el 100% adecuado a cinco grados de mejora (ASMR-
Amélioration du Service Médical Rendu) dependiendo de la severidad de la enfermedad; la eficacia y seguridad
del farmaco; la posicion en la estrategia terapéutica; el impacto en la salud publica y el tipo de tratamiento:
preventivo, curativo o sintomatico.

La CT esta compuesta por 22 miembros con derecho a voto, por un periodo de 3 afos, renovable dos veces,
hasta alcanzar un maximo de 9 afios de permanencia. El presidente de la comision es elegido por el presidente
del HAS, mientras que los 21 miembros restantes son elegidos por el consejo del HAS'**'*°. Dos de los miembros
del CT son elegidos entre los miembros de asociaciones de pacientes y usuarios del sistema de salud, de una
lista de 10 nombres propuesta por Unién Nacional de Asociaciones Autorizadas de Usuarios del Sistema de
Salud, un organismo que representa a los pacientes y usuarios del sistema de salud compuesto por diferentes
organizaciones de pacientes®”’.

La CT también cuenta con 7 suplentes que dan apoyo consultivo, 6 de los cuales son nombrados por el HAS y el
otro es un representante de los pacientes, elegido de la misma manera que los dos miembros de pleno derecho
dela CT que se encargan de la representacion de los pacientes y usuarios del sistema de salud. Estos miembros
suplentes reemplazaran a los miembros de pleno derecho cuando finalice su mandato.

Asi mismo, la CT tiene el apoyo de 6 miembros con carécter consultivo: el Director de la Seguridad Social, el
Director General de Sanidad, el Director General de Asistencia Sanitaria, el Director General de la Agencia Nacional
para la Seguridad de los Medicamentos y Productos Sanitarios, y los directores de la Caja Nacional del Seguro
de Salud y del Fondo Central de la Mutualidad Social Agraria'®®. A su vez, la comisién deja abierta la posibilidad
de incluir en calidad consultiva, a cualquier persona cualificada o que considere de especial relevancia'®’.

Ademas delos miembros de la Comision, cada evaluacion puede apoyarse enlos conocimientos de profesionales
de la salud externos, expertos en el tema a evaluar. Estos expertos elaboran un informe para ser presentado
y discutido en la reunién con el resto de miembros de la Comision . De igual manera, las asociaciones de
pacientes y usuarios pueden contribuir a la evaluacion de medicamentos, expresando sus opiniones a partir de
cuestionarios que pone a disposicion el HAS. Asimismo, el HAS puede contactar directamente a las asociaciones
gue considere potencialmente interesadas. Las contribuciones de las asociaciones de pacientes se envian a los
miembros de la CT durante la evaluacion y se publican en el sitio web del HAS?".

Comision de Evaluacion Econdmica y de Salud Publica

La Comision de Evaluaciéon Econdmica y de Salud Publica (CEESP) se cred en el afio 2008 a partir de la reforma

de la ley de financiacion de la seguridad social y es la encargada de’’*:

® Establecer y difundir recomendaciones y opiniones econdémicas sobre las estrategias de atencion,
prescripcién o gestion mas eficientes y evaluar el impacto en el gasto en seguros de salud.

® Validar estudios econdémicos que pongan al mismo nivel los efectos beneficiosos de las tecnologias
sanitarias con los recursos movilizados.

® Emitir una opinién econémica sobre procedimientos, productos y servicios sanitarios.

i En el caso de los medicamentos contra el céncer, la medida a utilizar es la supervivencia global (SG). La falta de datos sobre la SG debe
justificarse adecuadamente y, en relacion con el tipo de neoplasia y el entorno terapéutico, puede considerarse la Supervivencia Libre de
Progresion (SLP), la Supervivencia Libre de Enfermedad (SLE), la duracién de la respuesta completa u otros resultados subrogados cuyo
valor predictivo del beneficio clinico se reconozca, también en funcion de la magnitud del efecto”™.
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El objetivo de CEESP es contribuir activamente a través de sus informes a que se tenga en cuenta la dimension
de eficiencia o coste de oportunidad tanto en la toma de decisiones publicas como en las decisiones de los
profesionales?”?.

La composicion del CEESP es similar a la de la CT: 22 miembros con pleno derecho a voto por un periodo
de 3 afios, renovables dos veces. De ellos, 21 son nombrados por el consejo del HAS y uno (el presidente) es
nombrado por el presidente del HAS, todos ellos por su competencia en el campo de la salud, la evaluacion
economica y la salud publica. Dos de los miembros son elegidos entre los representantes de asociaciones de
pacientes y usuarios del sistema de salud?*%?%.

Aligual que en la composicién de la CT, hay 7 suplentes que asisten con caracter consultivo, siendo 6 de ellos
con un perfil técnico por su experiencia en salud, evaluacion econdmica y salud publica y el otro es nombrado
por el HAS de entre las asociaciones de pacientes. Estos asesores son nombrados por el consejo del HAS
y pasaran a sustituir a los miembros titulares. Por ultimo, la CEESP cuenta con 6 vocales de participan de
manera consultiva: el Director de la Seguridad Social, el Director General de salud, el Director General de la oferta
asistencial y los Directores del Fondo Nacional del Seguro de Salud, del Fondo Central de Mutualidad Social
Agraria y de la Unién Nacional de Fondos del Seguro de Salud?’»?%,

La HAS también puede solicitar un informe, como parte interesada, a asociaciones que identifigue como
capaces de proporcionar elementos Utiles para la evaluacion. Estas contribuciones se envian a los miembros de
la CEESP durante la evaluacion y se tienen en cuenta en la evaluacion del expediente?”,

Los criterios en los que se basa la decision de la CT y la CEESP, el numero de reuniones, la fecha de las mismas,
asi como los nombres y cargos de los diferentes miembros de la comision son de caracter publico. También se
publica en la pagina oficial de la HAS el acta de las reuniones’?*?%%,

Comité Econdmico de Productos Sanitarios

Por ultimo, el Comité Econdémico de Productos Sanitarios (CEPS) es el principal responsable de fijar los precios
de los medicamentos cubiertos por el seguro médico obligatorio. Es un organismo interministerial dependiente
de la autoridad conjunta de los ministros responsables de Sanidad, Seguridad Social y Economia y esta dividido
en dos secciones: la seccion de medicamentos y la seccién de dispositivos médicos?’”.

Las decisiones del CEPS se toman de forma consensuada, de acuerdo con las directrices que recibe publicamente
de los ministros, y bajo el control del juez administrativo. EIl Comité aplica las orientaciones que recibe de los
ministros competentes, en cuanto a la fijacion de los precios de los medicamentos, al control de los gastos y la
regulacion financiera del mercado. Los precios o tarifas se fijan preferentemente mediante acuerdos celebrados
con las empresas que comercializan los productos o, en el caso de determinados productos sanitarios, con las
organizaciones profesionales que los representan’”.

Para llevar a cabo esta accion, el comité puede celebrar acuerdos con empresas sobre el precio de los medicamentos

y su evolucion, descuentos, compromisos en cuanto al uso adecuado de los medicamentos y volimenes de venta®”*.

El CESP estad compuesto por los siguientes 11 miembros?*¢2%;

@ Un presidente y dos vicepresidentes, uno responsable de los medicamentos, y el otro de los productos
sanitarios, nombrados por un periodo de tres afios por orden conjunta de los ministros la Seguridad
Social, Salud y Economia
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® Director de la Seguridad Social

® Director General de salud o su representante

® Director General de Competencia, Consumo y Control de Fraudes
® Director General de empresas

® Tres representantes de los organismos nacionales de seguro de enfermedad nombrados por el colegio
de directores de la Union Nacional de Fondos de Seguro de Salud

® Un representante designado por el consejo de la Union Nacional de Organizaciones de Seguros
Complementarios de Salud

El presidente busca el acuerdo de los miembros del comité sobre los expedientes que se le presentan. En caso
de desacuerdo, las decisiones de la comisién se toman por mayoria simple de los miembros presentes y en
caso de empate en las votaciones, el presidente tiene voto de calidad”’®.

En general, el proceso de evaluacion del medicamento tiene una duracién estipulada de 90 dias, mientras que
el proceso de fijacion o negociacion de precio por parte del CEPS tiene una duracion maxima de 90 dias. Por lo
tanto, el proceso de evaluacion y fijacion de precio de un medicamento en Francia tiene una duracion maxima
de 180 dias, desde que la empresa envia el dossier, hasta que se determina el precio final”’®.

Todos los agentes que participan en los diferentes comités y comisiones, deben realizar un ejercicio de
transparencia y estan obligados a realizar una declaracién publica de intereses para demostrar la imparcialidad
de quienes participan en la toma de decisiones mediante el analisis de los conflictos de interés declarados en
relacion con los expedientes examinados o las funciones desempefiadas®’®.

En cuanto a otras vias de acceso a los medicamentos, Francia cuenta con un acceso rapido o fast track, para
dos casos diferentes: el caso de presentacion previa a la obtencion de autorizacion de comercializacion y
para medicamentos innovadores. Francia denomina medicamentos innovadores a aquellos que cumplen los
siguientes criterios?":

® Una nueva forma de manejar la enfermedad ya sea por la novedad de la clase terapéutica o por su
mecanismo de accion.

® Es probable que el medicamento aporte un progreso clinicamente significativo y relevante en relacién con
la practica clinica habitual.

® Satisface una necesidad no cubierta.

Para los medicamentos examinados en el marco del procedimiento centralizado y en el caso de presentacion
antes de la autorizacion de comercializacion, es posible comenzar un procedimiento de presentacion anticipada
de una solicitud de registro antes de la concesion de la autorizacion de comercializacion, tan pronto como
se reciba un dictamen favorable del Comité de Medicamentos de Uso Humano (CHMP). En el caso del
reconocimiento mutuo, esta presentacion previa puede realizarse tan pronto como se disponga del proyecto de
resumen de las caracteristicas del producto?”’.
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Documentacion

Debido a que el proceso de evaluacién de medicamentos en Francia se divide entre clinico y econémico, la
documentacioén aportada es diferente, dependiendo del comité al que va dirigido.

Documentacion para la evaluacion clinica

El expediente de evaluacion de la parte clinica debe incluir: una carta de solicitud dirigida al HAS, con copias
dirigidas a los ministros de Seguridad Social y Sanidad, un expediente modelo con las caracteristicas del
medicamento y el documento de autorizacion de comercializacion?'’.

El expediente debe compilarse con toda la informacion referida al medicamento que sea relevante para la
evaluacion?'”:

® Motivo de la evaluacion: exponiendo las razones para la evaluacion por parte del HAS, ya sea como un
nuevo registro, una extension de la indicacion o una reevaluacién ante nuevos datos disponibles

@ Indicacion: si es un nuevo registro, hay que incluir todas las indicaciones incluidas en la autorizacion de
comercializacién. Si es una reevaluacién, hay que especificar si tiene un alcance limitado con respecto a
la autorizacién de comercializacion (por ejemplo, una nueva subpoblacion).

@® Nivel de SMR y ASMR solicitado para cada una de las indicaciones
® Poblacion objetivo

® Necesidad médica: describiendo el contexto de la enfermedad, prevalencia/incidencia y manejo
terapéutico actual

® Comparadores relevantes: el comparador elegido debe ser el clinicamente relevante, ya sea farmacologico
0 no.

® Informacién sobre la indicacion evaluada internacionalmente: redaccion sobre la autorizacion por parte de
la FDA'y, si procede, informacion sobre la evaluacion en curso si se esta llevando a cabo en los siguientes
paises: Reino Unido, Alemania, Paises Bajo, Bélgica, Espafia o Italia.

® Eficiencia: datos de eficiencia explicitando los principales detalles de/los ensayo/s clinico/s.

® Datos de calidad de vida: deben ser presentados de la misma manera que los datos de eficacia, detallando,
ademas, el tipo de comparacién realizada y la escala de medicién, argumentacion de las diferencias
minimas clinicamente relevantes, entre otros.

Documentacion para la evaluacion econémica

Al igual que ocurre con la evaluacion clinica, el HAS pone a disposicion de los laboratorios un documento que
sirve como guia para la elaboracién de evaluaciones econémicas y que recoge los principales requisitos que
solicita el CEESP a los laboratorios. Asi mismo, este documento recoge 27 recomendaciones agrupadas en 5
areas diferentes que van desde el horizonte temporal y la perspectiva utilizada hasta el método de evaluacién
de los costes indirectos, entre otros. Entre otros, el dossier de evaluacion econdmica define los siguientes
elementos a incluir (Tabla 15)*'":
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I TABLA 15. Directrices del HAS para la elaboracion de una evaluacion economica en Francia

METODO A UTILIZAR

® Coste-utilidad, coste efectividad o dependiendo de si la calidad de vida es una variable importante o no para la intervencion que se evalta.

® EIHAS explicita que hay otras formas de analizar la eficiencia para ayudar a la toma de decisiones, como a través del andlisis coste-consecuencia y
el Anélisis de Decision Multi-Criterio (MCDA, por sus siglas en inglés), siempre que se sigan las recomendaciones y buenas practicas metodoldgicas
internacionales” “~

PERSPECTIVA

N
iy
N
N
-
L

® La perspectiva elegida es la perspectiva colectiva, que esta definida por todas las personas o instituciones implicadas en la produccién de los
cuidados globales, tanto si pertenecen al ambito doméstico (usuarios y sus cuidadores informales), como al émbito sanitario (productores de
cuidados) o al ambito médico-social.

® Cuando la perspectiva colectiva no pueda ser utilizada, se acepta la eleccién de una perspectiva restringida al sistema sanitario (perspectiva
del sistema sanitario). Se diferencia de la perspectiva colectiva en que sélo se ocupa de la produccién de la atencion sanitaria, mientras que la
perspectiva colectiva se ocupa de la produccion de la atencién integral del individuo.

® No se recomienda la utilizacion de perspectiva social.
HORIZONTE TEMPORAL

©® Puede elegirse para toda la vida del paciente o un horizonte temporal mds corto que la esperanza de vida, si los resultados sanitarios dejan de
observarse mds alld de un determinado periodo de tiempo o si la incertidumbre inherente a la extrapolacion de los datos observados a lo largo de la
vida no es aceptable

TASA DE DESCUENTO

® Varia entre el 2,5% fijado para estudios con horizontes temporales inferiores a 30 afios, reduciéndose gradualmente hasta un minimo de 1,5%
RESULTADOS

® En el caso de referencia, los investigadores deben identificar, medir, valorar e informar sistematicamente de todos los recursos relevantes desde la
perspectiva del pagador.

CALIDAD DE VIDA

® Medida por el cuestionario EQ-5D siempre que sea posible
INCERTIDUMBRE

® |Inclusién de un andlisis de sensibilidad probabilistico, basado en una simulacién de Monte Carlo de segundo orden, y andlisis de sensibilidad
determinista que identifica los pardmetros (o combinaciones de pardmetros) que mas influyen en los resultados de la evaluacion

Fuente: elaboracion propia a partir de HAS (2020)211
Evaluacion clinica

Para que los medicamentos nuevos reciban reembolso en Francia, la Comision de Transparencia lleva a cabo
una revisién cuidadosa del grado de beneficio clinico en comparacion con los tratamientos disponibles, que en
ultima instancia determina, entre otros factores, el precio maximo de los medicamentos y el estado de reembolso
para todo el pais. La CT considera el nivel de innovacion que aporta el medicamento al mercado, asi como su
importancia para la salud de los ciudadanos franceses. La mejora del beneficio clinico real del medicamento
(amélioration du service médical rendu, ASMR) se realiza en comparacion con el estdndar de atencién actual y
se le asigna una calificacién en 5 niveles'?*?'*:

I 1ABLA 16. Niveles de categorizacion del beneficio clinico (ASMR) en Francia

|

Producto innovador con beneficio terapéutico sustancial (que Acceso mas rapido (notificacion de precios en lugar de negociacion)

salva vidas). Se reserva para muy pocos medicamentos que y coherencia de precios con otros paises europeos con un tamafio de
han demostrado tener un efecto sobre la mortalidad en una mercado total comparable (Italia, Espafia, Alemania y Reino Unido)
enfermedad grave

Il Mejora importante en términos de eficacia y/o reduccién de Acceso mas rapido (notificacién de precios en lugar de negociacion)
efectos adversos (que cambia el curso de la enfermedad) y coherencia de precios con otros paises europeos con un tamafio de

mercado total comparable (Italia, Espafia, Alemania y Reino Unido)
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NIVEL [DEFINICION | CONSECUENCIA PARA LA FIJACION DE PRECIO

1] Mejora moderada en términos de eficacia terapéutica y/o Acceso mas réapido (notificacion de precios en lugar de negociacién)
utilidad (supone una aportacion terapéutica sustancial sobre las y coherencia de precios con otros paises europeos con un tamafio de
terapias existentes) mercado total comparable (Italia, Espafia, Alemania y Reino Unido)

\% Mejora menor en términos de eficacia y/o reduccién de Si el nuevo farmaco se dirige a la misma poblacion que el féarmaco de
sintomas comparacion, el mejor resultado posible es un precio igual al comparador. El

precio puede ser mas alto que el comparador si el nuevo medicamento tiene
un mejor efecto en una poblacion més restringida

\ Ninguna mejora sobre las opciones existentes, pero todavia El medicamento solo se puede incluir si los costes son menores que los
puede ser recomendado para reembolso (p.€j. genéricos y comparadores de ahorro de costes para el Seguro Nacional de Salud (NHI)
medicamentos me-too) francés. Los precios con descuento para el nuevo medicamento son tipicos

Fuente: elaboracion propia a partir de Rézumat (201 3)216, Cédigo de la Seguridad Social (2019)217, GlobalHealthPR (2020)215, y Vogler (2020)218

La CT también determina el beneficio clinico del producto (Service médical rendu, SMR), que permite evaluar la
validez del reembolso®”". El beneficio clinico SMR viene definido por las siguientes condiciones'®’:

® Gravedad de la afeccion

® Eficacia (cantidad de efecto) y efectos adversos del medicamento

@ Caracter preventivo, curativo o sintomatico del medicamento

® Posicion en la estrategia terapéutica, en relacion con otras terapias disponibles

® Interés para la salud publica: gravedad de la enfermedad, prevalencia, necesidad y respuesta médica,
impacto en calidad de vida, impacto en la morbilidad y la mortalidad y en la organizacion de los cuidados

Las calificaciones de ASMR y SMR descritas anteriormente se determinan al mismo tiempo?'®

calificaciones son independientes, existe una relacién entre el nivel de SMR y ASMR (Figura 26)

. Aungue ambas
219

I FIGURA 26. Relacion entre el nivel SMR y ASMR, Francia

SMR > ASMR

Importante Mayor (1)

Importante (11)
Moderada

Comité de Moderado (1ll)

transparencia

Menor (V)

Insuficiente Sin mejora (V)

Nota: ASMR: "Amélioration du Service Médical Rendu” (Mejora del servicio médico prestado); SMR: Service Médical Rendu (Servicio médico prestado).
Fuente: BioPharma (201 9)219
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Las reuniones con los laboratorios con medicamentos en evaluacion se realizan en sesiones donde se agrupan
todas las dudas de la CT y se definen anualmente para una mejor visibilidad del proceso. Esta organizacion
establece un plazo de 45 dias para escuchar al laboratorio que lo solicite?'”.

En sus dictamenes sobre medicamentos, la Comision de Transparencia podra solicitar la realizacion de estudios
adicionales denominados estudios posteriores al registro. En la mayoria de los casos se trata de estudios “en
vida real”, es decir, estudios realizados en el marco del manejo habitual del paciente para describir el uso del
farmaco en la practica actual y evaluar su beneficio clinico y efectos adversos tras su comercializacion?’’.

Ante los problemas asociados con las demoras en el acceso al mercado de medicamentos, la Comision de
Transparencia ha establecido métodos de evaluacién temprana para que los fabricantes puedan presentar sus
solicitudes lo antes posible y reducir el tiempo entre la aprobacion del medicamento y la opinion de la comision.
Estos procedimientos son iniciados por los laboratorios y pueden ser de dos tipos: la evaluacion temprana de
“medicamentos que se presumen innovadores” y para cualquier otro medicamento: presentacion previa de un
expediente para evaluacion?'’.

Medicamentos que se presumen innovadores:

La empresa farmacéutica que lo explota puede, desde la presentacién de la solicitud de autorizacion de
comercializacion ante la EMA y antes del dictamen positivo del CHMP, presentar una solicitud de registro ante la
Comisién. Esta presentacion anticipada no exime a las empresas farmacéuticas de presentar formalmente una
solicitud de precio y financiacion después de la concesion de la autorizacion de comercializacion y de notificar a las
autoridades francesas la autorizacion de comercializacion, que es el punto de partida del periodo reglamentario?”’.

La Comisién de Transparencia define un medicamento como innovador cuando cumple las tres condiciones siguientes””’:

1. El medicamento constituye una nueva forma de tratar una enfermedad, ya sea una nueva clase terapéutica
0 un nuevo mecanismo de accion.

2. Es probable que, sobre la base de los resultados anunciados por la empresa farmacéutica, el medicamento
proporcione un progreso clinicamente relevante en relacion con los medios disponibles, en el tratamiento de
los pacientes afectados por la indicacion, ya sea en términos de eficacia, tolerancia o acceso a la terapia.
Esta evaluacion no prejuzgara en modo alguno el posterior dictamen de la Comision sobre los SMR o ASMR
de este medicamento.

3. El medicamento satisface, en esta indicacion, una necesidad aun no cubierta o mal cubierta, en particular
si se refiere a una poblacién concreta, a falta de una alternativa, bien por un medicamento con autorizacién
de comercializaciéon en una indicacion correspondiente a la necesidad, bien por cualquier otra alternativa
terapéutica.

La Comision se compromete a responder al laboratorio en el plazo méximo de un mes desde la recepcion de la solicitud?”.

Presentacion previa de un expediente

Este procedimiento permite al laboratorio presentar una solicitud de registro antes de la autorizacion de
comercializacion. Para los medicamentos examinados a través del procedimiento centralizado, es posible
presentar el expediente antes de la autorizacién de comercializacion y en cuanto se tenga un dictamen favorable
por parte del CHMP. Esta presentacion previa no exime a la empresa de la presentacion formal de una solicitud

de reembolso después de la autorizacion de comercializacion®”’.
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Evaluacion econdomica

Al mismo tiempo que se realiza la evaluacion clinica, el laboratorio promotor puede presentar la informacion
relativa a la evaluacion econdmica. En Francia es obligatorio presentar una evaluacion econémica cuando se
cumplen dos condiciones acumulativas®?’:

a) la reclamacion (o confirmacion) de un de nivel |, Il o Ill de ASMR

b) una “repercusion significativa del producto en el gasto del seguro de enfermedad, teniendo en cuenta su impacto
en la organizacion de la asistencia, las practicas profesionales o los métodos de gestién de los pacientes vy,
en su caso, su precio’. El impacto se define como significativo cuando el fabricante afirma que su producto
tiene un impacto en la organizacion de la asistencia, las practicas profesionales o las condiciones de atencion
al paciente o cuando el volumen de negocios anual del producto de todas las indicaciones combinadas sea
superior o igual a 20 millones de euros (teniendo en cuenta el segundo afio completo de comercializacion).

El proceso de la evaluacion econdmica consta de las siguientes fases (Figura 27)%2":

I FIGURA 27. Fases del proceso de evaluacion economica del HAS en Francia

La reunidn inicial o reunién previa a la presentacion de la solicitud. El laboratorio puede solicitar una reunién anticipada
con los servicios de la HAS, reservada para productos o servicios. El objetivo de las reuniones previas es proporcionar a las
empresas promotoras que las solicitan recomendaciones sobre el desarrollo clinico y responder a las preguntas relativas a
la realizacion de un andlisis econdmico

Presentacion de solicitud. En esta presentacion se adjunta la justificacion o no de la inclusién de un impacto
presupuestario

Anélisis critico del método de evaluacién econdmica. Esta fase abarca la valoracion realizada por el servicio de evaluacion
econdmica y salud publica (SEESP, por sus siglas en francés), y el posible intercambio de informacion sobre cuestiones
técnicas con el laboratorio hasta el examen del expediente. Si es necesario, en esta fase se produce un intercambio de
informacion entre el HAS y la industria. Esta fase tiene un periodo maximo de 15 dias, prorrogables a 30 previo acuerdo
entre las partes

Redaccion del dictamen y adopcion del proyecto de dictamen por parte de la CEESP, sobre la base del andlisis
metodolégico y de las respuestas proporcionadas por la industria. El dictamen debe enviarse a la industria en un tiempo
méximo de 5 dias.

Organizacion de una fase de debate, con la posibilidad de que la industria formule observaciones o solicite una audiencia
ante la CEESP. La industria tiene un periodo maximo de 10 dias para presentar alegaciones. Al final de esta fase, se validara
el dictamen final y se enviard a la industria y a la CEPS dentro de los 5 dias siguientes.

Publicacién en el sitio web de la HAS del dictamen final y su resumen en inglés, tras censurar los datos confidenciales. j

€<<<<<

Nota: HAS: “Haute Autorité Santé” (Alta Autoridad Sanitaria)
Fuente: elaboracion propia a partir de HAS (2020)221
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El tipo de evaluacion preferido por el HAS para la evaluacién econdmica es el coste-efectividad, si la calidad
de vida no es un factor determinante de la enfermedad y el coste-utilidad si la enfermedad si que afecta
de manera importante a la calidad de vida de los pacientes. Si se demuestra que los resultados sobre las
intervenciones comparadas son equivalentes, el analisis de referencia es la minimizacion de costes”'".

Si el volumen de la cifra de negocio del producto presentado para la evaluacion econdmica en el segundo afio
de comercializacion es superior o igual a 950 millones de euros, el fabricante esta obligado a su vez a presentar
un modelo de impacto presupuestario.

Participacion del paciente y de las sociedades cientificas

Las asociaciones de pacientes participan activamente en el proceso de evaluacién de medicamentos en Francia,
ya que tres de los miembros de la CT y del CEESP, son representantes de pacientes. Dentro de cada comision,
dos de los representantes de pacientes son miembros de pleno derecho, con voz y voto, mientras que el otro
representante de pacientes participa de manera consultiva, en calidad de suplente??%20%203,

Asimismo, las asociaciones de pacientes participan en la evaluacion de medicamentos a través de cuestionarios
facilitados por el HAS, que permiten a los pacientes expresar sus inquietudes sobre la patologia y la expectativa
sobre los tratamientos?’’. Estas aportaciones se realizan por medio de las asociaciones y no de los pacientes
individuales???.

TABLA 17. Relacion SMR y tasa de reembolso en Francia  Elementos de decision de P&R

BENEFICIO CLINICO SMR TASA DE REEMBOLSO Uno de los elementos que influyen en la

decisién de reembolso en Francia es el nivel
Importante 65% de SMR obtenido por el medicamento. El SMR
proporciona a la Union Nationale des Caisses

Moderado 30%
dAssurance Maladie (UNCAM, por sus siglas
Bajo 15% en francés) y al Sistema, informacion cientifica
y clinica parajustificar siun medicamento debe
Insuficiente No reembolsable ser cubierto o no por la solidaridad nacional™’.

La relacion entre el nivel de SMR vy la tasa de
reembolso aplicada sobre el precio de venta al
publico esta disponible en la Tabla 17"’

Nota: SMR: Service Médical Rendu (Servicio médico prestado)
Fuente: elaboracion propia a partir de HAS (2017)197

Umbral coste-efectividad

En cuanto a la utilizacién de un umbral de coste-efectividad, aunque el CEEPS tiene en cuenta criterios de coste-
utilidad, no existe ningun umbral explicito de ratio coste-efectividad incremental (RCEI) para la aprobacion de
medicamentos en el pais galo?”®. Sin embargo, analizando las evaluaciones de medicamentos realizadas entre
2014 y 2018 para medicamentos oncoldgicos y MMHH, se observd que, hasta el afio 2015, la RCE!I era inferior
a 100.000€/AVAC, mientras que esta cifra alcanzé un méaximo de casi 600.000€/AVAC en los afios 2016
y 2017. Esta variacion proviene del aumento de la entrada de medicamentos que se aprobaron con un RCEI
especialmente alto, como es el caso de un medicamento frente la atrofia muscular espinal, aprobado con un
RCEI de 930.000< para la indicacion sobre el tipo | de la enfermedad y de 2.660.000€ para el tipo Il. EIl HAS
evaluo este medicamento otorgandole un ASMR de Il a ambos tipos de la enfermedad?*”.
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Impacto presupuestario

Asi mismo, cuando la evaluacién econémica estime que las ventas en el segundo afio de comercializacién
sean superiores o igual a 50 millones de euros, el fabricante estd obligado a presentar un modelo de
impacto presupuestario. Aquellos medicamentos que no alcancen esa cifra no estan obligados a presentar
un impacto presupuestario, aunque el HAS lo recomienda®. Esta informacion sirve de apoyo a las
decisiones del CESP y esta regulada mediante las guias metodoldgicas del HAS. En estas guias se estipula
que los resultados del impacto presupuestario deben presentarse en términos de gasto por escenario (del
medicamento evaluado y del comparador) y la diferencia de gasto entre los dos escenarios comparados.

Deben expresarse en unidades monetarias y, si es posible, en términos de recursos ahorrados (y/o eventos
evitados). La perspectiva de costes recomendada es la del seguro médico obligatorio, dando la posibilidad
de utilizar otras perspectivas, siempre que sean debidamente justificadas. Asi mismo, el HAS recomienda
utilizar un horizonte temporal de entre 3 y 5 afios. En cuanto a la poblacion objetivo, el HAS indica que
deben definirse todas las indicaciones de la terapia evaluada en términos de poblacion objetivo y poblacion

a la que llega efectivamente el medicamento?*‘.

Criterios de apoyo

Sobre la decision final de precio, y a partir de la evaluacién clinica y econdmica, el CEPS establece el precio del
medicamento teniendo en cuenta al menos uno de los siguientes criterios®'”:

a) La antigliedad del registro del producto o servicio asociado
b) Los precios de productos y servicios comparables y los descuentos aplicables al producto o servicio

c) Elpreciodecomprade los productosy servicios registrado por los establecimientos sanitarios o distribuidores
mayoristas o minoristas, teniendo en cuenta los descuentos, rebajas y ventajas comerciales

d) El coste neto de los descuentos para el seguro médico obligatorio para el producto o servicio en cuestion y
otros productos o servicios utilizados de forma secuencial

e) La existencia de tarifas, precios o costes de tratamiento mas bajos, previa deduccién de los distintos
descuentos o impuestos vigentes, en otros paises europeos con un tamafio total de mercado comparable

f) Los volumenes de ventas esperados o registrados de productos o servicios

g) Las cantidades de productos o servicios reembolsados por el seguro médico obligatorio planificado u
observado

h) La pertenencia del producto o servicio a una clase distinta a las clases de cobertura

Desde el afio 2015, con la firma de un acuerdo marco, se especificd que los medicamentos a los que se les
haya concedido un nivel de ASMR de | a lll, y los que hayan obtenido un ASMR IV frente a un comparador
gue a su vez haya obtenido recientemente un ASMR | a lll, se benefician de la garantia de precio europea.
Aplicada inicialmente por un periodo de cinco afios, esta garantia asegura que el precio nominal del producto
del fabricante en Francia no es inferior al precio mas bajo en los cuatro mercados comparables de Europa, es
decir, Alemania, Reino Unido, Italia y Espafia’?’,
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Precios de referencia externos

La decisién final de precio también esta influenciada por el uso de precios de referencia internacionales. Para
ello, se compara el precio con el fijado por cuatro paises: Alemania, Italia, Espafia y Reino Unido. El precio
financiado no debe ser inferior al precio mas bajo de ese medicamento en los paises de referencia. Los datos
de los precios no se ponderan por volumen, ni por datos econémicos (como paridades de poder adquisitivo).

Acuerdos de financiacion y su seguimiento

El sistema francés utiliza diferentes férmulas de financiacion para los medicamentos dependiendo del nivel de ASMR
alcanzado. Las principales férmulas de financiacion son los descuentos fijos y el techo de gasto?’?*%. Por ejemplo, a
la mayorfa de los medicamentos huérfanos (MMHH) aprobados hasta el afio 2017 se les aplicaban techos de gasto
(84%) y el 67% de los medicamentos oncoldgicos venian financiados con acuerdos de descuentos simples??.

Segun las diferentes férmulas de financiacion realizadas durante el afio 2019% 62 terapias estuvieron ligadas
a un contrato de descuento. De estos 262 contratos, el 70% dieron lugar a la activacion de la clausula de
descuento (185 contratos), el resto no?”.

Teniendo en cuenta el importe total de los descuentos recibidos por tipo de acuerdo, los acuerdos de precio/
volumen representan el 41% de los descuentos. Por otro lado, los descuentos denominados de “primera caja”
representan el 44% del total. Las clausulas de coste diario del tratamiento, por dosis o de limitacion del nimero
de unidades por entrega representan el 1% del total, y los acuerdos “capping” el 10%. Por ultimo, las clausulas
de resultados, cuyo objetivo es confirmar los rendimientos obtenidos durante los estudios clinicos a través de
estudios reales o basados en indicadores de resultados en vida real, aportan el 3% de los descuentos brutos
(antes de deducir los créditos de descuento) (Figura 28)*%°.

Desde 2012, la estructura de las categorias de descuento ha cambiado. El peso de los descuentos de primera
caja ha ganado importancia, pasando del 3% al 44% (+12 puntos en 2019 respecto a 2018), mientras que el
peso de las clausulas de precio por volumen ha caido del 80% al 41% entre 2012 y 2019%%.

I FIGURA 28. Descuentos brutos por tipo de acuerdo en millones de euros, Francia (2019)
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Nota: CTJ: “Codt de Traitement Journalier (Coste de procesamiento diario) Fuente: CESP (2020)229
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Francia no cuenta con ningun tipo de mecanismo predeterminado para el seguimiento de los diferentes
acuerdos basados en resultados. En la firma de estos acuerdos, la empresa y el CEPS definen los indicadores
gue permitiran evaluar los resultados en vida real, los métodos y el plazo para llevar a cabo la evaluacion, asi
como las condiciones y los limites de los cambios de precio en relacion con el rendimiento observado. La
evaluacion del resultado puede basarse en un estudio observacional o, alternativamente, en el seguimiento de
indicadores que pueden obtenerse de registros, datos de mercado, bases de datos médico-administrativas o
cualquier otra fuente que se considere adecuada®”’.

Ejemplos de la heterogeneidad de las bases de datos utilizadas para el seguimiento de terapias aprobadas
mediante acuerdos basados en resultados, se encuentran en la aprobacion de Sovaldi®, cuyo seguimiento se
realizd a partir de la base de datos Hepather, que depende de la “Agencia Nacional de Investigacion sobre el
SIDAy la Hepatitis Viral” (ANRS, por sus siglas en francés)**’, o la aprobacion de Imnovid®, en la que se puso en
marcha un estudio ad hoc para la recopilacion de datos*'. Asi mismo, para otros contratos, el seguimiento se
ha realizado a partir de bases de datos de la administracion francesa, como el Programa de Medicalizacion de
Sistemas de Informacion (PMSI)*'. En el marco del PMSI, toda estancia en un establecimiento de salud, publico
o privado, esta sujeta a una recoleccion sistematica y minima de informacion administrativa y médica que se
utiliza principalmente para la financiacién de establecimientos de salud®*.

Para finalizar, Francia ha elaborado en 2020 un nuevo plan de accioén sobre las innovaciones farmacologicas,
con el fin de promover un rapido acceso de los pacientes a las Ultimas innovaciones, asegurando a su vez la
capacidad financiera del sistema sanitario. Este nuevo modelo consta de 6 medidas de accion (Figura 29)%:

I FIGURA 29. Plan de accion del HAS para la innovacion en Francia

Dar opiniones condicionales

Puesta en marcha de un mecanismo de reembolso condicional temporal para determinados medicamentos. El plazo para eliminar
incertidumbres no superard los 3 afios.

Control de resultados de los medicamentos en vida real

Las evaluaciones condicionales implican un control exhaustivo de los datos en vida real. EI HAS recomienda reforzar todo el proceso,
colaborando con las autoridades competentes para que los datos se archiven y se usen sistematicamente.

Reforzar la agilidad del HAS para apoyar mejor la innovacién

Esta medida se compone de 4 vertientes: centrarse en las evaluaciones de alto valor afiadido, llevar a cabo reuniones tempranas para
apoyar los desarroyos clinicos, promover los procedimientos de fast-tracking y mejorar la eficiencia colectiva.

Implicar sistematicamente a pacientes y usuarios

La implicacion de los pacientes en la evaluacion se realiza en dos sentidos: aumentando la presencia con derecho a voto de las
asociaciones de pacientes y usuarios en el CT y abriendo la posibilidad de que estos aporten informes al resto de miembros.

Aumentar la transparencia

Tanto en los tiempos de evaluacidn, con indicadores de seguimiento en la web de las HAS como en el valor de los estudios en vida real
y sus resultados.

Reforzar la cooperacion europea para compartir conocimientos

Aumentando la inversién en el proyecto EHnetHTA que permitiré la colaboracion europea en el dambito de la evaluacion de tecnologias
sanitarias.

IOFORONONONO!

Nota: EUnetHTA: "European Network for Health Technology Assessment” (Red Europea de Evaluacion de Tecnologias Sanitarias); CT: Comision de
Transparencia; HAS: "Haute Autorité Santé" (Alta Autoridad Sanitaria Fuente: elaboracion propia a partir de HAS (2020)
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..A DESTACAR EN FRANCIA

v/ Comunicacion fluida desde el inicio del proceso con la industria.
v Participacion de la industria en el Comité de fijacién de precio.

v Elevado grado de trasparencia, con la publicacion de conflictos de interés de los componentes de
los Comités/Comisiones.

v Garantia de un precio no inferior al europeo si aporta beneficio clinico (ASMR de I-1l).
v Consideracion explicita del MCDA como un enfoque de ayuda a la decision.

v/ Obligacion de presentar impacto presupuestario si las ventas esperadas del segundo afio superan
los 50M¢€.

v/ Lainformacion sobre la evaluacion econémica es aportada por las empresas y revisada y valorada
por el evaluador publico.

v Elaboracién de una guia/template para clarificar la informacion que se debe aportar en la parte de
la evaluacién econémica.

I INGLATERRA

Debido a la salida del Reino Unido de la Union Europea en el afio 2020, la Agencia Reguladora de Medicamentos
y Productos Sanitarios (MHRA, por sus siglas en inglés) ha realizado una serie de reformas en el proceso
de autorizacion de comercializacion de los medicamentos, en los que ha unificado los procedimientos
anteriores con nuevas formulas de autorizacion'®”:

a) Dependencia de decisiones de la EMA-Comisién Europea. Durante un periodo de dos afios a partir del 1
de enero de 2021, al determinar una solicitud de autorizacion de comercializacion en Inglaterra, la MHRA
puede basar su decision de aprobacion en la decision tomada por la EMA - Comisién Europea”.

b) Evaluacién acelerada en 150 dias. La MHRA establece una nueva ruta de evaluacion nacional acelerada
en la que se evaluara una solicitud de comercializacion en todo el Reino Unido, y llegara a una opinion
dentro de los 150 dias posteriores a la presentacién de una solicitud valida?**.

c) Revision continua. Es una nueva ruta para las solicitudes de autorizacion de comercializacion, en la que
un solicitante de una autorizacion de comercializacion presenta modulos del expediente de autorizacion
de forma incremental para la evaluacion previa por parte de la MHRA en lugar de como parte de un
expediente completo consolidado. La revision continua esta destinada a agilizar el desarrollo de nuevos
medicamentos, al ofrecer una interaccion regulatoria mejorada periddica y asesoramiento para reducir
el riesgo de falla en la fase final**.
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d) Procedimiento descentralizado de reconocimiento mutuo. En este procedimiento la MHRA puede contar
con la aprobacion de cualquier estado miembro de la UE o Espacio Econdémico Europeo (EEE) bajo los
procedimientos descentralizados y de reconocimiento mutuo de la UE?*.

Una vez que el medicamento recibe la autorizacion de comercializacion, el titular puede comercializar el
medicamento en Inglaterra, pero las autoridades locales no estan obligadas a financiar dicho medicamento
hasta que no concluya el proceso de evaluacion”*®.

Agentes y proceso

El sistema de precio y reembolso en Inglaterra es un proceso complejo, en el que no existe una unica via de
reembolso de medicamentos, ni una lista de reembolso universal. Principalmente, la decision de precio y reembolso
esta fuertemente ligada a las recomendaciones que realiza la principal entidad evaluadora de Inglaterra, el National
Institute for Health and Care Excellence (NICE)**’. Esta agencia es un organismo publico no gubernamental,
dependiente del Departamento de Salud y Atencion Social del Reino Unido, y contd para el afio 2019/20 de un
presupuesto de mas de 82 millones de euros*%**'. Si el NICE realiza una recomendacion positiva, el Servicio
Nacional de Salud de Inglaterra (NHS, por sus siglas en inglés) esta obligado a financiar el medicamento evaluado.
Por el contrario, unarecomendacion negativa del NICE no conlleva que un producto no sea elegible para el reembolso,
ya que el laboratorio y el NHS pueden llegar a acuerdos de entrada que permitan la financiacion. En este sentido,
la fijacion de precio final recae en el NHS y méas de 100 grupos de puesta en marcha clinica?’. Bajo el Voluntary
Scheme for Branded Medicines Pricing and Access, (Esquema Voluntario de Precios y Acceso a Medicamentos de
Marca), que entr6 en funcionamiento en 2019, el NICE revisa automaticamente todos los medicamentos nuevos
lanzados en el Reino Unido, o el uso de medicamentos existentes para nuevas enfermedades, a menos que exista
una razon clara para no hacerlo. Este es un cambio con respecto a la practica anterior, donde el NICE seleccionaba
qué nuevos medicamentos revisar en funcion de su importancia para los pacientes y el NHS?*.

EI NICE contempla dos procesos de evaluacion: el proceso de evaluacion de tecnologia multiple y el proceso de
evaluacion de tecnologia Unica (MTA y STA por sus siglas en inglés). Aungue existen diferencias entre los dos
procesos, los principios relacionados con la toma de decisiones, los métodos de evaluacion y los resultados de
las decisiones son consistentes entre ambas®*.

Para los nuevos medicamentos, el NICE sigue un proceso de evaluacion en tres etapas: alcance (scoping),
evaluacion (assessment) y valoracién (appraisal). En la fase de determinacion del alcance, determina qué
preguntas especificas deben abordarse, por ejemplo, qué enfermedades y grupos de pacientes se deben
considerar y qué medicamentos existentes deben utilizarse como comparadores. En la fase de evaluacion, el
NICE evalua la evidencia de efectividad clinica y coste del medicamento disponible. En la fase final, un comité
de evaluacion decide si el NHS debe financiar el nuevo farmaco, basandose en factores que incluyen la solidez
de la evidencia clinica, el grado de necesidad clinica entre los pacientes, la eficiencia del farmaco (marcada por
su coste-efectividad incremental), dada su propuesta de precio, y la solidez de la evaluacion econdmica??. Las
decisiones de los Comités se basan en llegar a un consenso, aunque si este no llega a alcanzarse, se realiza una
votacion que queda anotada en el acta de la reunion®*.

En cuanto a los tiempos, el NICE estipula que el proceso de evaluacion hasta la obtenciéon de una resolucion
final de financiacion no debe superar los 290 dias. El proceso comienza con la identificacion de las nuevas
terapias o indicaciones por parte del National Institute for Health Research (NIHR). Este centro notifica al NICE
las nuevas terapias que podrian ser adecuadas para su evaluacion. Su objetivo es naotificar al NICE sobre nuevos
medicamentos en desarrollo unos 20 meses antes de la autorizacion de comercializacion y sobre nuevas
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indicaciones unos 19 meses antes de la autorizacién de comercializacion. Estos plazos son para permitir que el
NICE publigue una evaluacién (denominada “guia” o “guide” por el NICE, lo mas cerca posible del momento del
lanzamiento del producto (Figura 30)?**.

I FIGURA 30. Proceso de precio y reembolso en Inglaterra
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Nota: ERG: “Evidence Review Group’ (Grupo de Revision de la Evidencia); FAD: “Final Appraisal Document” (Documento de Tasacion Final); NICE:
“National Institute for Health and Care Excellence” (Instituto Nacional de Excelencia Sanitaria y Asistencial). Fuente: NICE (2021 )244

Alo largo de todo el proceso intervienen 10 grupos de expertos, cuyos objetivos y composicion se pueden ver

en la Tabla 18%4,

I TABLA 18. Participantes en los procesos de evaluacion en Inglaterra

Comité de evaluacion El comité de evaluacion considera y discute la evidencia de la terapia a evaluar. El NICE recluta miembros
del comité a través de una convocatoria publica y los designa por un periodo de 3 afios. El comité esta
formado por 96 miembros distribuidos uniformemente en 4 comités individuales. Las comisiones
individuales suelen tener 24 miembros con derecho a voto, incluido el presidente. Sin embargo, el nimero

puede variar en funcion de las necesidades de la comisién®"". Los miembros del comité son:
® EINHS

® Personas no expertas (con una comprension de las perspectivas de los pacientes y del publico sobre
los problemas de salud)

® Academia
® Industrias farmacéuticas y de dispositivos médicos.

Aunque el comité busca las opiniones de las organizaciones que representan a los profesionales de la
salud, los pacientes, los cuidadores, las empresas y el gobierno, su asesoramiento es independiente. Los
nombres de los miembros del comité se publican en el sitio web de NICE.
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Equipo directivo

El equipo técnico

Consultados

Comentaristas

Expertos clinicos y en pacientes

Expertos en la comision del NHS

Lider clinico del CDF

Grupo de revision de evidencia (ERG)

Unidad de apoyo a la toma de decisiones
(DSU)2°

Fuente: NICE (2021)**

NDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

Un equipo lider, seleccionado entre los miembros del comité al comienzo de cada evaluacion, ayuda al
equipo de NICE a preparar un informe técnico para informar al comité. El equipo lider normalmente consta
de 3 miembros del comité: 1 se centra en la eficacia clinica, 1 en el coste-efectividad y 1 en la evidencia del
paciente y el cuidador (llamado lider no profesional).

El equipo técnico esta formado por el presidente o vicepresidente del comité junto con el equipo NICE, que
normalmente se compone de los siguientes: el director asociado, el asesor y el lider técnicos. El equipo
técnico es el responsable de considerar la presentacion de pruebas de la empresa, la critica del grupo

de revisién de la evidencia (ERG, por sus siglas en inglés) y las presentaciones de otros consultados y
comentaristas. Su objetivo es identificar y explorar problemas, llegar a juicios cientificos preliminares

y asesorar al comité de evaluacion en su discusion sobre la evidencia. El equipo técnico buscara
aportaciones del equipo lider, el ERG y expertos cuando corresponda.

NICE invita a los consultados a participar en la evaluacion. Incluyen:
® Grupos nacionales que representan a pacientes y cuidadores
® Organizaciones que representan a los profesionales sanitarios

® Laempresa que posea, 0 Se espera que posea, la autorizacion de comercializacién de medicamentos o
su equivalente para otras terapias

©® Eldepartamento de salud y asistencia social

® El gobierno de Gales

® NHS Inglaterra como comisionado de servicios especializados
® Grupos de puesta en servicio clinica (2 se seleccionan al azar).

Los consultados pueden presentar pruebas y participar en la consulta sobre el documento de Consulta de
Tasacion (ACD por sus siglas en inglés), si se produce. Todos los consultados ajenos a la empresa pueden
designar expertos clinicos y expertos en pacientes para que participen en la evaluacion. Los consultados
de la empresa solo pueden nominar a expertos clinicos. Todos los consultados tienen la oportunidad

de apelar contra las recomendaciones finales, o informar cualquier error factico, en el Documento de
Evaluacion Final (FAD, por sus siglas en inglés).

NICE invita a las organizaciones interesadas en el medicamento a participar en la evaluacion. Incluyen,
pero no se limitan a:

©® Empresas de medicamentos de comparacion relevantes

® Cualquier Centro Colaborador Nacional relevante (grupos comisionados por NICE para desarrollar
pautas de atencion clinica y social) y / o el grupo relevante para la orientacién de salud pdblica

® Otros grupos de investigacion relacionados (por ejemplo, el Consejo de Investigacion Médica y el
Instituto Nacional de Investigacion del Cancer)

® Otros grupos

Como parte del proceso de determinacion del scoping, NICE invita a los comentaristas a debatir sobre los
borradores de evaluacién. Los comentaristas pueden participar en la consulta sobre el ACD (si se produce),
pero NICE no les pide que presenten pruebas para la evaluacion.

El presidente del comité de evaluacion selecciona expertos clinicos y expertos en pacientes de entre los
designados por los consultados y comentaristas. Se invita a los expertos a ayudar a aclarar cuestiones
sobre la evidencia presentada y asistir a las reuniones del comité. Se les puede pedir que brinden
asesoramiento antes, durante y después de las reuniones del comité.

EI'NICE invita a dos expertos de la comisién del NHS designados por el NHS de Inglaterra y los grupos de
comision clinica para que ayuden a aclarar cuestiones sobre las pruebas presentadas. Se les puede pedir
que asesoren antes, durante y después de las reuniones del comité acerca de sus opiniones y experiencias
sobre la tecnologfa y la enfermedad desde la perspectiva del NHS.

Para las evaluaciones de productos farmacéuticos oncolégicos, se invita al lider clinico del Fondo de
Medicamentos contra el Cancer (CDF, por sus siglas en inglés), a presentar una declaracion y asistir a las
partes publicas y privadas de las reuniones del comité de evaluacién.

El ERG es un grupo independiente (académico) que revisa la presentacion de pruebas de la empresa y
también puede preparar algunos andlisis adicionales.

Apoyo metodoldgico, analitico y de otro tipo avanzado para el NICE y sus érganos asesores independientes
sobre la evaluacién de medicamentos y tecnologias médicas
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Finalmente, el NICE realiza una recomendacion final para el medicamento evaluado. Cada evaluacion puede
contener méas de una recomendacion. El NICE clasifica las recomendaciones en?*:

® Recomendado

® Optimizado

@ Solo en investigacion

® No recomendado

©® Recomendado para su uso a través del Fondo para Medicamentos contra el Cancer (Cancer Drugs Fund, CDF)

El propio NICE especifica en su pagina web el tipo de recomendaciones que han realizado desde el afio 2000,
siendo la mitad de ellas recomendaciones simples (52% del total de 960 recomendaciones realizadas), el 26%
recomendaciones optimizadas (26%) y el 14% recomendaciones de no financiacion (Figura 31).

FIGURA 31. Recomendaciones formuladas por los comités de evaluacion de medicamentos del NICE,
en Inglaterra (2000-2021)
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Documentacion

En cuanto a la documentacioén exigida para la evaluacion, el NICE no indica directamente qué comparador es
el elegido, ni las variables de resultado exigidas, ni otros elementos indispensables a la hora de realizar una
evaluacion clinica. Sin embargo, para favorecer la flexibilidad del proceso, y que éste se adapte a las diferentes
casuisticas a las que se va a enfrentar el comité de evaluacion a la hora de evaluar nuevas terapias, el NICE ha
creado un sistema de caso de referencia, en el que se dan las principales pautas especificas que el Instituto

considera apropiados para el propdsito del comité de evaluacién (Tabla 19)

250

I TABLA 19. Resumen del caso de referencia en Inglaterra

ELEMENTO DE EVALUACION DE

TECNOLOGIAS SANITARIAS

Comparador (es)

Perspectiva de los resultados

Perspectiva de los costes

Tipo de evaluacion econémica

Horizonte temporal

Sintesis de evidencia sobre efectos

en la salud

Medicién y valoracién de los efectos

sobre la salud

Fuente de datos para medir la calidad

de vida relacionada con la salud

Fuente de datos de preferencia para
la valoracién de cambios en la calidad

de vida relacionada con la salud

Como se indica en el scoping
desarrollado por NICE

Todos los efectos directos
sobre la salud, ya sea para

los pacientes o, cuando sea
relevante, para los cuidadores.

NHS y PSS

Andlisis de coste-utilidad con
analisis incremental

Lo suficientemente largo para
reflejar todas las diferencias
importantes en coste o
resultados entre las tecnologias
que se comparan

Basada en revision sistematica

Los efectos sobre la salud deben
expresarse en AVAC. El EuroQol-
5D es la medida preferida de la
calidad de vida relacionada con
la salud en los adultos.

Reportado directamente por
pacientes y / o cuidadores

Muestra representativa de la
poblacién del Reino Unido

CASO DE REFERENCIA DETALLES

Se debe utilizar todos los comparadores potencialmente relevantes,
teniendo en cuenta las cuestiones que el Comité de Evaluacion
probablemente considerard al seleccionar el comparador mas apropiado.

Para el caso de referencia, la perspectiva de los resultados debe ser todos
los efectos directos en la salud, ya sea para los pacientes o para otras
personas. La perspectiva adoptada sobre los costes deberfa ser la del NHS
y los servicios personales y sociales.

La perspectiva del caso de referencia sobre los costes es la del NHS y los
servicios sociales personales. Los costes de productividad no se incluyen
ni en los andlisis de casos de referencia ni en los que no son de referencia.

Para el caso de referencia, el andlisis de coste-efectividad
(especificamente coste-utilidad) es la forma preferida de evaluacion
econdémica. Con ello se busca establecer si las diferencias en los costes
esperados entre las opciones pueden justificarse en términos de cambios
en los efectos esperados en la salud. Los efectos sobre la salud deben
expresarse en términos de AVAC.

El horizonte de tiempo para estimar la efectividad clinica debe ser lo
suficientemente largo como para reflejar todas las diferencias importantes
en los costes o resultados entre las tecnologias que se comparan.

El andlisis de la efectividad clinica debe basarse en datos de todos los
estudios relevantes de la mejor calidad disponible y debe considerar el
rango de pacientes tipicos, circunstancias clinicas normales, resultados
clinicamente relevantes, comparacion con comparadores relevantes y
medidas de efectividad relativa y absoluta con medidas apropiadas de
incertidumbre. EI NICE tiene preferencia por los EECC que comparan
directamente la intervencion con uno o mds comparadores relevantes y
estos deben presentarse en el andlisis de casos de referencia si estan
disponibles.

Para el caso de referencia, la medicion de los cambios en la calidad de vida
relacionada con la salud debe informarse directamente de los pacientes

y la utilidad de estos cambios debe basarse en las preferencias del

publico utilizando un método basado en la eleccién. El EQ-5D es la medida
preferida de la calidad de vida relacionada con la salud en adultos.

La calidad de vida relacionada con la salud, o los cambios en la misma,
deben ser medidos directamente por los pacientes. Cuando no sea
posible obtener mediciones de la calidad de vida relacionada con la salud
directamente de los pacientes, los datos deben obtenerse de la persona
que actia como su cuidador, con preferencia al profesional sanitario

La valoracion de la calidad de vida relacionada con la salud medida en los
pacientes (o por sus cuidadores) debe basarse en una valoracion de las
preferencias publicas de una muestra representativa de la poblacién del
Reino Unido utilizando un método basado en elecciones.
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ELEMENTO DE EVALUACION DE CASO DE REFERENCIA DETALLES
TECNOLOGIAS SANITARIAS

Los costes deben relacionarse

con los recursos del NHS y PSS
y deben valorarse utilizando los
precios relevantes para el NHS

y PSS.

Evidencia sobre el uso y los costes de
los recursos

Misma tasa anual de descuento
(3,5%) tanto para los costes
como para los efectos en la
salud

Tasa de descuento

Para el caso de referencia, los costes deben relacionarse con los recursos

que estan bajo el control del NHS y los servicios personales y sociales.
Estos recursos deben valorarse utilizando los precios relevantes para el
NHS y los servicios personales y sociales. Se deben presentar pruebas

para demostrar que los datos sobre el uso de recursos y los costes se han

identificado sistemdticamente.

Los resultados de coste-efectividad deben reflejar el valor actual del
flujo de costes y beneficios acumulados durante el horizonte temporal
del andlisis. Para el caso de referencia, deberfa utilizarse la misma tasa
de descuento anual tanto para los costes como para los beneficios

(actualmente 3,5%).

Nota: AVAC: afios de vida ajustados por calidad; EECC: ensayos clinicos; EQ-5D: EuroQol-5D; NHS: National Health Service; PSS: Personal Social Services
Fuente: adaptacion de NICE (2020)250

Cualquiera de los evaluadores consultados puede presentar una apelacion que puede ser considerada en una
audiencia oral o por escrito. Los consultados tienen 15 dias habiles para presentar una apelacion a partir del dia
en que se envia el borrador final de la guia a los consultados y comentaristas. El vicepresidente de NICE revisa
las apelaciones presentadas y considera si entran dentro de los fundamentos de la apelacién. Silo hacen, y son
“debatibles”, el vicepresidente decidira si se llevard a cabo una audiencia de apelacion oral o escrita. Después
de este proceso de escrutinio, se convoca un panel para escuchar la apelacion. El panel esta compuesto por
un grupo de personas aprobadas por la Secretaria de Estado de Salud y Atencién Social para escuchar las
apelaciones. Cada panel de apelacion consta de cinco miembros, cuatro de los cuales son independientes de
NICE®".

Evaluacion clinica

Debido a las caracteristicas del proceso de evaluacion del NICE, no existe una evaluacion clinica diferenciada de
la evaluacién econdmica, sino que ambas van de la mano durante todo el proceso.

Durante la parte de scoping, el NICE identifica las principales medidas de resultados en salud que seran relevantes
para la estimacion de la eficacia clinica. Estas medidas son las apropiadas para verificar los beneficios en
la salud y los efectos adversos que son importantes para los pacientes. Las medidas de resultados clinicos
generalmente se cuantifican a través del impacto en la calidad de vida o la supervivencia de los pacientes, que
a su vez se traduce en ganancias de AVAC??.

La evaluacién de la eficacia clinica requiere la cuantificacion del efecto de la terapia y de los comparadores
relevantes sobre la supervivencia, progresion de la enfermedad y calidad de vida relacionada con la salud, de
modo que pueda utilizarse para estimar los AVAC. Esta ganancia en AVAC sirve para evaluar el coste-efectividad
de la terapia, a partir del ratio coste-efectividad incremental (RCEI)?**. En sus guias para realizar una evaluacion,
la agencia inglesa indica que el EQ-5D es la medida preferida para medir las utilidades derivadas de la calidad
de vida relacionada con la salud*"’.

La valoracién de la calidad de vida relacionada con la salud medida en los pacientes (o por sus cuidadores)
debe basarse en una valoracion de las preferencias publicas de una muestra representativa de la poblacion
del Reino Unido. En algunas circunstancias, el EQ-5D puede no ser el mas apropiado. Para argumentar que el
EQ-5D es inapropiado, se debe proporcionar evidencia empirica cualitativa sobre la falta de validez del EQ-5D,

demostrandose que faltan dimensiones clave de la salud*".
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Evaluacion de medicamentos huérfanos

A la hora de evaluar tecnologias especializadas, el NICE puede apartarse de su metodologia estandar y aplicar
métodos de evaluacion paralelos, como la evaluacién de tecnologias altamente especializadas (HST, por sus
siglas en inglés). Estos medicamentos estan indicados para enfermedades raras y muy especificas.

Este proceso de evaluacion solo esta disponible para los medicamentos que cumplan las siguientes
condiciones”®*:

® El grupo de pacientes objetivo es distinto por razones clinicas o suficientemente pequefio como para que
el tratamiento se concentre en unos pocos centros del NHS

® Laenfermedad es crénica y altamente discapacitante
® El medicamento tiene potencial para ser usado durante toda la vida del paciente

El objetivo de este tipo de evaluacion es notificar al Department of Health and Social Care sobre tecnologias
sanitarias clave, nuevas y emergentes que podrian necesitar ser remitidas a NICE en los siguientes plazos”**:

© Nuevos medicamentos, a los 20 meses de la autorizacién de comercializacién

© Nuevas indicaciones, a los 15 meses de la autorizacién de comercializacion

Evaluacion econdomica

En el sistema de precio y reembolso de Inglaterra es fundamental que la empresa interesada presente una
evaluacion economica, para poder realizar con exactitud una valoracion sobre el RCEI de la terapia evaluada.

Los tipos de andlisis econdmico mds comunmente aceptados por el NICE son?®:

@ Analisis de minimizacion de costes: una determinacion de los menores costes entre las alternativas que
se supone que producen resultados equivalentes.

® Andlisis de coste-efectividad (CEA): una comparacion de costes en unidades monetarias con resultados
en unidades cuantitativas no monetarias (por ejemplo, reduccion de la mortalidad o morbilidad).

® Andlisis de coste-utilidad (CUA): una forma de andlisis de coste-efectividad que compara los costes
en unidades monetarias con los resultados en términos de su utilidad, generalmente para el paciente,
medidos en AVAC. Este tipo de andlisis es el de referencia para el NICE, ya que permite establecer si las
diferencias entre los costes de la terapia evaluada y el comparador pueden justificarse en términos de
cambios en la salud””.

® Andlisis de coste-consecuencia: una forma de andlisis de coste-efectividad que presenta costes y
resultados en categorias discretas, sin agregarlos ni ponderarlos.

® Andlisis de coste-beneficio (CBA): una comparacion de costes y beneficios, los cuales se cuantifican en
términos monetarios.
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El impacto en los recursos se considera en términos de coste o ahorro adicional por encima de la practica
actual para cada uno de los primeros 9 afios de aplicacion de la guia. El impacto en los recursos se define como
sustancial si cumple alguna de las siguientes condiciones”®:

® La aplicacion de una de las recomendaciones recogidas en la guia supondré un coste superior a 1 millén
de libras (1,2 millones de euros, aproximadamente) al afio en Inglaterra.

® La aplicacion de todas las recomendaciones recogidas en guia supondrd un coste superior a 9 millones
de libras (6 millones de euros, aproximadamente) al afio en Inglaterra.

Las recomendaciones de la guia final del NICE se basan en el equilibrio entre los costes estimados de las
intervenciones y sus beneficios esperados en comparacion con una alternativa (es decir, su coste-efectividad).
Sin embargo, el impacto en los costes o el potencial de ahorro de una recomendacion no debe ser el Unico
motivo de la decisién del comité?*®.

Dependiendo del problema de salud al que se enfrenta el NICE a la hora de evaluar un determinado medicamento,
la evaluacion econdémica puede realizarse desde la perspectiva del pagador o teniendo en cuenta una perspectiva
social”®®. EI NICE establece en su caso de referencia que la perspectiva adoptada sobre los costes debe ser la del NHS
Englandy los servicios sociales”’. El horizonte temporal debe ser lo suficientemente largo como para reflejar todas las
diferencias importantes en costes o resultados entre las intervenciones que se comparan y los AVAC en adultos deben
medirse mediante los cuestionarios EuroQol-5D. Asi mismo, en las evaluaciones econdmicas presentadas se debe
aplicar la misma tasa de descuento anual tanto a los costes como a los efectos en la salud (actualmente 3,5%).

Segun las guias NICE, el andlisis de sensibilidad debe utilizarse para explorar el impacto que las posibles fuentes
de sesgo e incertidumbre podrian tener en los resultados del modelo. Se debe utilizar un andlisis determinista
para explorar los supuestos utilizados en el modelo. El NICE establece que dicho analisis se podria realizar en
los siguientes casos”:

® Cuando hay incertidumbre sobre el supuesto mas apropiado a utilizar para la extrapolacion de costes 'y
efectos mas alla del periodo de seguimiento del ensayo.

® Cuando hay incertidumbre acerca de cémo la via de atencién se representa de manera mas apropiada
en el andlisis.

©® Cuando puede haber economias de escala (por ejemplo, al evaluar tecnologias diagnésticas).
©® Para modelos de transmision de enfermedades infecciosas.

® Para probar cualquier sesgo resultante de las fuentes de datos seleccionadas para las entradas clave del
modelo.

El andlisis de sensibilidad probabilistico se puede utilizar para tener en cuenta la incertidumbre que surge de
la imprecision en las entradas del modelo. Cualquier incertidumbre debe compensarse con un argumento
convincente a favor de la recomendacion?**.

Al finalizar la evaluacion de la terapia, el NICE publica la documentacion recogida en la siguiente tabla, para
favorecer la transparencia del proceso de evaluacion?*. De igual manera, el NICE publica en sus guias, los
elementos discutidos durante la reunion y las diferentes aportaciones que ha realizado cada experto.
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I TABLA20. Documentos que publica NICE durante el proceso de evaluacion en Inglaterra

DOCUMENTO DE EVALUACION CON LA INFORMACION CONFIDENCIAL DEBIDAMENTE CENSURADA

Lista de consultados y comentaristas

Alcance final y mandato de la evaluacién

Presentacion de pruebas de la empresa

Declaraciones / presentaciones de consultores y expertos ajenos a la empresa

Informe del grupo de revision de evidencia (ERG)

Preguntas y respuestas aclaratorias

Informe técnico

Comentarios de consultados, comentaristas y expertos sobre el informe técnico y respuestas NICE
Si se produce, el documento de consulta de tasacién (ACD)

Comentarios de consultados y comentaristas y miembros del publico sobre ACD, y respuestas NICE

Documento de tasacién final (FAD)

Fuente: NICE (2018)***

Proceso de reforma de las evaluaciones de medicamentos

En Inglaterra, la participacion de los agentes externos al NICE en el proceso de precio y reembolso, no solo se
limita a formar parte en los Comités de evaluacion, sino que también participan en las diferentes reformas que el
NICE realiza sobre el proceso de evaluacion y financiacion de los medicamentos. Cuando la agencia evaluadora
britanica estima oportuno realizar reformas en el proceso, lanza una consulta publica para que los diferentes
stakeholders aporten su vision y conocimientos. Esta consulta publica no es una hoja en blanco, sino que parte
de una serie de propuestas y preguntas que el NICE lanza con el objetivo de mejorar el proceso de evaluacion
y financiacion. Los stakeholders que participan en el proceso de reforma van desde la industria farmacéutica,
hasta asociaciones de pacientes, pasando por expertos de diferentes administraciones publicas. En la Ultima
consulta, lanzada en 2019, y actualmente en proceso, se centra en tres bloques: acelerar el acceso de los
pacientes a tecnologias sanitarias nuevas y prometedoras, apoyar un mejor acceso al mercado y simplificar el

proceso de evaluacion de tecnologias sanitarias®®.

Participacion del paciente y de las sociedades cientificas

Dentro de la evaluacion del NICE, la voz de los pacientes esta representada, ya que al menos dos miembros con
voto de los Comités son pacientes, cuidadores o usuarios del servicio médico?’. También, el informe técnico
cuenta con una seccion diferenciada sobre la informacion aportada por los pacientes?*“.

Asi mismo, el NICE tiene en cuenta la opinion de las organizaciones de pacientes y las sociedades cientificas
dentro del proceso de valoracion (appraisal), dando también la oportunidad a que ambas partes hagan
comentarios al borrador del informe de evaluacion antes de su publicacion®.

Con una vision de futuro, el NICE en su estrategia de reforma publicada en 2021, se compromete a desarrollar
asociaciones con organizaciones de todo el sistema de atencion sanitario, incluidas las asociaciones de
pacientes, para crear un bucle de retroalimentacion de informacion que sirva para realizar actuaciones en
base a las aportaciones recibidas. Sin embargo, no indica el funcionamiento de estas asociaciones, ni su

articulaciéon?®.
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Elementos de decision de P&R
Acuerdos entre industria y pagador

En Inglaterra, los precios de los medicamentos estan influenciados por los acuerdos firmados entre la industria,
mediante la Asociacion de la Industria Farmacéutica Britanica (ABPI, por sus siglas en inglés) y el departamento de
salud britanico, representados por el Esquema Voluntario de Precios y Acceso a Medicamentos de Marca (Voluntary
Scheme for Branded Medicines Pricing and Access). Este plan voluntario lleva realizandose de una u otra manera desde
1957, entrando el Ultimo en vigor en el afio 2019y con una duracion de cinco afios”*’. El plan tiene como objetivo limitar
el gasto que realiza el NHS. En el anterior plan realizado en 2014, se introdujo que la industria debe pagar al NHS un
porcentaje fijo de sus ventas netas anuales para compensar el crecimiento anticipado por encima del 2%, porcentaje
que se ha mantenido en el acuerdo de 2019%°%%". | os porcentajes a pagar dependen de la diferencia entre la tasa
de crecimiento acordada y el crecimiento proyectado de las ventas, siendo estos porcentajes del 5,9% y 5,1% de las
ventas netas para el afio 2020 y 2021, respectivamente”®’. Sin embargo, no todas las empresas adheridas deben
pagar en la misma proporcion. Las pequefias empresas (con ventas inferiores a los 5 millones de libras [6 millones de
euros, aproximadamente]) estan exentas de entrar en el programa de pagos. Para las empresas medianas, es decir,
para aquellas con unas ventas entre 5 y 25 millones de libras (30 millones de euros, aproximadamente) al afio, los
primeros 5 millones de ventas estan exentos de entrar en el programa de pagos”’.

Umbral coste-efectividad

Un aspecto diferencial del proceso de fijacién de precio del NICE con respecto a otros paises europeos es la
utilizacién de forma intensiva de RCEI a la hora de elaborar dictdmenes sobre la financiacion o no de las terapias.
Aungue en un principio el NICE no explicitd cuanto estaba dispuesto a pagar por un AVAC, en el afio 2004
indicd que era probable la aprobacién de medicamentos con un RCEI inferior a 20.000 libras (24.000 euros,
aproximadamente) por AVAC**?. En el tltimo Esquema Voluntario de Precios y Acceso a Medicamentos de Marca,
este umbral quedd definido por el rango de 20.000 - 30.000 libras (24.000-36.000 euros, aproximadamente)
por AVAC*.

En 2017, se adoptd un umbral de RCEI de hasta 300.000 libras (360.000 euros, aproximadamente), para
medicamentos dirigidos a enfermedades ultra-huérfanas (que afectan a menos de 1 de cada 50.000 personas
dentro de la evaluacion para HST)**. El limite superior del umbral de RCE| varia en funcion del impacto de la terapia
en la vida del paciente, oscilando desde 100.000 libras (120.000 euros, aproximadamente), por AVAC al afio para
tratamientos que proporcionan menos de 10 AVAC adicionales al paciente, hasta un maximo de 300.000 libras
para tratamientos que brindan mas de 30 AVAC adicionales al paciente durante toda su vida?® 2%,

Recientemente, el NICE ha introducido un nuevo modificador sobre el umbral coste-efectividad, que sustituye
al antes denominado “end of life". Este nuevo modificador, denominado “severity”, amplia la visioén anterior,
incluyendo aquellos medicamentos indicados para patologias que tienen un gran impacto en la vida del paciente,
sean mortales o no.

Para que se pueda aplicar este modificador, el NICE considera dos medidas: el déficit proporcional y el déficit
absoluto. El déficit proporcional analiza la calidad y cantidad de vida perdida a causa de una enfermedad,
utilizando las terapias disponibles, en relacion con la calidad y cantidad de vida esperada que el paciente deberia
tener sin la enfermedad. Esta medida tiene una escala de 0 a 1. Por otra parte, el déficit absoluto es el nimero de
AVAC que pierde la persona con la enfermedad, considerando también el tratamiento existente disponible para
el paciente. Por ejemplo, si el paciente pierde 5 AVAC al contraer una patologia, el déficit absoluto es de 57°. La

125



EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

suma de estas dos medidas quedara encuadrada en una clasificacion que modificara el umbral de rentabilidad
que el NICE est& dispuesto a pagar. Dicha clasificacion todavia no estd disponible publicamente?®®.

Impacto presupuestario

Desde 2017, el NICE incluye el impacto presupuestario del farmaco en su evaluacion. Si dicho impacto supera
los 20 millones de libras (24 millones de euros, aproximadamente) para el NHS en cualquiera de los primeros
tres afos, el NHS England puede entablar negociaciones con la empresa sobre el precio del medicamento u
otros elementos comerciales antes de que los profesionales sanitarios comiencen a recetarlo a sus pacientes.
Sino se llega a un acuerdo, el NHS puede pedirle al NICE que recomiende cémo debe introducirse gradualmente
el medicamento para reducir el impacto presupuestario®?.

Acuerdos de financiacion y su seguimiento

En Inglaterra, la vigencia de la guia de evaluacion del NICE determina la duracion del contrato, pero el acuerdo
de financiacion exacto al que lleguen ambas partes debe definir con claridad las clausulas y condiciones del
mismo. En caso de nuevas indicaciones o cambios en el tipo de esquema, se requiere una nueva presentacion
de acuerdo gestionado®®’.

En el Voluntary Scheme for Branded Medicines Pricing and Access, el NHS se comprometio a establecer un nuevo
marco comercial que indicara el proposito y los principios en los que se basara la actividad de medicamentos
comerciales del NHS, asi como definir las funciones y responsabilidades de quienes participan en la actividad
de medicamentos comerciales y describiendo las flexibilidades comerciales y las circunstancias en las que
podrian considerarse. En este nuevo Marco comercial del NHS para nuevos medicamentos se encuentran las
3 opciones de acceso comercial disponibles para los medicamentos de marca: los esquemas de acceso de
pacientes, los acuerdos de acceso comercial y los acuerdos de acceso gestionado (PAS, CAA y MAA, por sus
siglas en inglés, respectivamente)”®®.

Esquemas de Acceso de Pacientes (PAS)

Los esquemas de acceso de pacientes son acuerdos de precios innovadores propuestos por las compafiias
farmaceéuticas. Su objetivo es mejorar el coste-efectividad de las terapias y permitir que los pacientes obtengan
acceso a medicamentos y tratamientos de alto coste. Las empresas pueden presentar una propuesta de esquema
de acceso de pacientes para cualquier tecnologia que esté siendo sometido al proceso de evaluacion del NICE?*?.

Las propuestas de esquemas de acceso de pacientes se evallan segun los principios establecidos en el
“Esquema voluntario para la fijacion de precios y el acceso a medicamentos de marca™®’. Las empresas estan
obligadas a proponer qué férmulas de financiacion quieren utilizar. Estas pueden ser de dos tipos?®®?%:

©® Esquemas de descuento simples, en los que se utilizan basicamente las férmulas de un acuerdo de
precio fijo que es mas bajo que el precio de lista del tratamiento, y un porcentaje de descuento del precio
de lista. Como estos esquemas son menos complicados y mas faciles de implementar que los esquemas
complejos, la revision implica un menor nivel de consulta con el NHS, por lo que el tiempo de revision es
generalmente en 4 semanas.

©® Esquemas complejos, en los que se incluyen los limites de dosis basados en resultados, rebajas de
precios o stock gratis por adelantado. La complejidad de estos esquemas implica un alto nivel de consulta
con el NHS, por lo que el proceso de decision es de al menos 12 semanas.
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Acuerdos de acceso comercial (CAA)

A diferencia de los PAS complejos, que son transparentes, los CAA son confidenciales. Los acuerdos se
corresponden normalmente con medicamentos que se espera que tengan propuestas de valor en o por debajo
del extremo inferior del rango de umbral de aceptabilidad estandar del NICE. Algunos ejemplos de este tipo de
acuerdos se muestran en la Tabla 2175,

I TABLA 21. Ejemplos de formatos de acuerdos de acceso comercial en Inglaterra

TIPO DESCRIPCION
Limite presupuestario Impacto presupuestario maximo de un producto (o productos) por encima del cual se paga un

reembolso central.

Acuerdo de precio/volumen Precio acordado para un volumen determinado de pacientes y, a continuacién, reducciones
escalonadas en funcion del nimero de pacientes adicionales, o bien la empresa devuelve el importe
total (similar al limite presupuestario).

Reparto de costes La empresa financia el coste inicial de las terapias, por ejemplo, ofreciendo el primer mes gratis.
Criterios de inicio/interrupcion Reglas sobre los criterios de elegibilidad para cuando los pacientes deben iniciar/interrumpir la terapia.
Acuerdo basado en resultados/pago por Descuento o reembolso aplicado si un producto no tiene el rendimiento esperado o para los que no
resultados responden.

Fuente: NHS”®®
Acuerdos de acceso gestionado (MAA)

Por ultimo, los acuerdos de acceso gestionado se utilizan cuando la incertidumbre clinica asociada al tratamiento
es alta, lo que conlleva una incertidumbre sobre el coste eficacia del medicamento. Los MAA constan de dos
componentes clave: un acuerdo de recogida de datos para mitigar la incertidumbre clinica y un acuerdo de
acceso comercial o un PAS?®,

Los MAA son acuerdos de caracter provisional con una fecha futura comprometida para la reevaluacion, por
tanto, estan limitados en el tiempo. Hasta la fecha, los MAA se han utilizado con mayor frecuencia en el contexto
del CDF o las HST, donde un nimero muy reducido de pacientes puede dar lugar a una incertidumbre significativa
en las pruebas clinicas que se presentan?®®.

Actualmente, el NICE publica los acuerdos de acceso de pacientes alcanzados. Durante el periodo 2007-2021, la
mayoria de los acuerdos han sido de tipo de tipo PAS (77,0%), seguidos de CAA (14,7%), mientras que un 6,3%
son acuerdos mixtos PAS+CAA (Figura 32)7%°.

I FicURA 32. Tipos de acuerdos de entrada gestionada en marcha por el NICE en Inglaterra (2007-2021)

77,0% @ PAS
14,7% ® AcC
6,3% ® PAS + CAA

2,0% © Otros

Nota: PAS: Esquema de acceso a pacientes; ACC: Acuerdos de acceso comercial. Fuente: Elaboracién propia a partir de NICE (2021)269
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La recomendacion de uso bajo el CDF se realiza cuando existe un potencial plausible para que la terapia
satisfaga los criterios para el procedimiento rutinario, pero existe incertidumbre acerca de los resultados clinicos
gue requiere mas investigacion a través de estudios clinicos o de la recopilaciéon de datos. Esta via de acceso
conlleva la firma de un acuerdo de entrada gestionada entre el laboratorio farmacéutico y el NHS, que consta de
dos componentes clave?’’:

® Acuerdo de recopilacion de datos, que establece los resultados que deben recopilarse para resolver las
areas clave de incertidumbre clinica.

® Acuerdo comercial CDF, que determina el coste del medicamento durante el periodo del acuerdo.

Este Fondo para Medicamentos contra el Cancer (CDF) proporciona a los pacientes un acceso mds rapido (hasta
8 meses mas rdpido) a los nuevos tratamientos mas prometedores contra el cancer, y ofrece a las empresas
farmacéuticas una via rapida hacia la financiacion del NHS*”. Para el afio 2021, este fondo cuenta con una
financiacion de 340 millones de libras (400 millones de euros, aproximadamente)?’’. Para que un medicamento
pueda incluirse en dicho fondo, el comité evaluador debe seguir el siguiente algoritmo de decision (Figura 33)%7.

I FIGURA 33. Algoritmo para la toma de decisiones del CDF en Inglaterra

Puno de partida: farmaco no recomendado para uso habitual

Continde si la respuesta a cada pregunta es si

‘ 1. (Por qué recomienda el medicamento? ;Se debe a la incertidumbre clinica?

L

‘ 2. ; Tiene el medicamento un potencial plausible de ser rentable al precio atual, teniendo en cuenta los criterios para el final
de su vida Util?

€

‘ 3. ;Podria la recopilacion de datos reducir la incertidumbre clinica?

CDF?

5. (Es factible la recopilacion de datos de la
datos Utiles?

‘ 4. ;Los resultados en curso proporcionaran

Recomendado para su uso dentro del CDF

En caso afirmativo a todas las preguntas, el comité recomienda que el medicamento ingrese al CDF

Nota: CDF: “Cancer Drugs Fund” (Fondo para Medicamentos contra el Cancer). Fuente: NICE (2021)270

Ademas de estos fondos, el NICE ha introducido una financiacion excepcional para aquellos medicamentos
innovadores que puedan salvar vidas denominado Fondo de Medicamentos Innovadores, que contard con una
financiacion de 340 millones de libras (400 millones de euros, aproximadamente). Su funcionamiento sera
similar al Fondo para Medicamentos contra el Cancer y proporcionara tratamientos como terapias génicas de
vanguardia que podrian ofrecer beneficios que salvan vidas y, en particular, ayudar a aquellos con enfermedades
menos comunes donde la recopilacién de datos sobre la eficacia de los medicamentos lleva mas tiempo debido
a la menor cohorte de pacientes?’".
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Sobre los sistemas de precio multi-indicacion, el NHS estipula en el “Esquema voluntario para la fijacion de
precios y el acceso a medicamentos de marca que los precios” que no se aplica la fijacion de precios combinados
ni la fijacion de precios por indicacion®”.

Existe una gran heterogeneidad en los mecanismos de seguimiento utilizados para reevaluar los resultados. En
algunos casos, el laboratorio debe incluir los resultados de eficacia y uso de medicamentos en bases de datos
de cardcter privado, como el Registro de fibrosis quistica del Reino Unido®’?, ensayos clinicos en marcha®’* o en
bases de datos nacionales como el Conjunto de Datos de terapia sistémica contra el Cancer?’*.

El Conjunto de Datos de terapia sistémica contra el Cancer (SACT, por sus siglas en inglés) es una base de datos
de caracter obligatorio para todos los medicamentos oncoldgicos que se financian en Inglaterra. Los datos
recopilados incluyen informacion a nivel del paciente y del tumor. La base esta disefiada para vincularse a otras
fuentes de datos para proporcionar una imagen completa del tratamiento del paciente con cancer. Entre otros,
el SACT tiene como objetivo evaluar la adherencia a las directrices del NICE y proporcionar informacion para el
CDF?%.

Los datos SACT se registran en los sistemas de prescripcion electronica de los hospitales. Los detalles del
pacientey la medicacion prescrita se ingresan durante el curso del tratamiento por parte de médicos, enfermeras,
farmacéuticos y otros proveedores de atencion médica?’”.

..A DESTACAR EN INGLATERRA

v Utilizacién explicita del RCEI para justificar la financiacion (o no) de una nueva terapia: umbral de
hasta 300.000 libras (360.000 euros, aproximadamente)/AVAC para terapias ultra-raras.

v/ Transparencia sobre los aspectos discutidos durante la elaboracion de las evaluaciones.
v Justificacion de los criterios tenidos en cuenta para la aprobacion de financiacion.

v Participacion abierta a todos los agentes implicados en el proceso de evaluacion, asi como en la
propuesta de reforma del mismo.

v’ Acceso y precio libre una vez recibida la autorizacién de comercializacion.

v Claridad del proceso y de las responsabilidades de las partes implicadas.
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I 1 ITALIA

ltalia es un pais con descentralizacion sanitaria en sus 21 regiones. Al igual que en el sistema sanitario
espafiol, la evaluacion clinica y econdmica recae sobre el ente nacional, en este caso la Agenzia Italiana del
Farmaco (AIFA)?”°, un 6rgano dependiente del Ministerio de Sanidad italiano?’®. Al igual que el resto de paises

pertenecientes a la Unién Europea, el proceso de precio y financiacion en Italia comienza con la aprobacion del
|277.

farmaco mediante el procedimientos centralizado, de reconocimiento mutuo o naciona

I FIGURA 34. Proceso de precio y financiacion en Italia
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Agentes y proceso

En ltalia, el proceso de evaluacion, fijacion de precio y reembolso comienza cuando la empresa promotora
presenta la documentacion requerida por la legislacion vigente a la AIFA. Esta informacion es analizada por
dos comités, la Comision Técnico Cientifica (CTS, por sus siglas en italiano) que se encarga de evaluar la parte
técnica del medicamento y el Comité de precio y reembolso (CPR), que se encarga de la parte econdmica de la
evaluacion®’’.

La Comision Técnico-Cientifica es la encargada de analizar el valor clinico del farmaco y el valor terapéutico
afiadido, en comparacion con los farmacos seleccionados como farmacos comparadores para la indicacion.
Durante este proceso, tanto la CTS, como la empresa farmacéutica, pueden convocar una reuniéon de
acercamiento’’’. Las decisiones de la CTS son utilizadas de manera consultiva sobre la clasificacion de
medicamentos a efectos de reembolso. A su vez, la CTS puede introducir limitaciones en el reembolso si
considera que ha habido cambios significativos entre la informacién presentada y la situacién real”’®.

La CTS esta compuesta por 10 miembros, nombrados por decreto por el Ministerio de la Salud. Dos de ellos son
miembros de derecho, que son el director general de la Agencia y el presidente del Instituto superior de Salud,
mientras que el resto son cargos nominativos, con una permanencia en el cargo durante 3 afios, renovables
una Unica vez por otros 3 afios. De estos 8 cargos, 3 son nombrados por el Ministerio de la Salud, de los
cuales uno actia como presidente del comité, 1 por el ministro de Sanidad, Economia y Hacienda y 4 por la
Conferencia Permanente para las relaciones entre el Estado y las Regiones. Estos expertos tienen que contar
con un minimo de 5 afios de experiencia en la evaluacion de medicamentos para poder formar parte de la CTS?%.
De igual manera, la CTS puede consultar y/o invitar a expertos y consultores a participar en sus reuniones, asf
como celebrar audiencias con representantes de empresas farmacéuticas solicitantes, sociedades cientificas,
asociaciones de pacientes o partes interesadas en la evaluacion?’”.

Segun los resultados de la evaluacion realizada por la CTS, los medicamentos quedan encuadrados en alguna
de las siguientes tres categorias, en base a las cuales se define el nivel de reembolso publico?®’:

® Clase A: incluye medicamentos esenciales y medicamentos para enfermedades cronicas, reembolsados
en su totalidad por el sistema nacional de salud a menos que exista una nota AIFA, que vincula el
reembolso a condiciones patoldgicas o terapéuticas especificas.
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® Clase H: incluye medicamentos para uso hospitalario exclusivo, son reembolsados en su totalidad, y solo
pueden ser utilizados en hospitales o centros sanitarios.

® Clase C: medicamentos fuera de financiacién por parte del Estado.

Después de la evaluacion, la CTS remite la documentacion al Comité de precio y reembolso (CPR) que es el
encargado de negociar el precio final de la terapia. En el caso de que la evaluacion realizada por el CTS, no revele
una superioridad clinica del farmaco con respecto a su comparador, y la empresa no proponga un coste igual o
menor al del comparador, el proceso se considera concluido negativamente?”’.

La composicion del CPR es anadloga a la del CTS y esta compuesto por miembros con experiencia en el sector
de la metodologia de fijacion de precios de medicamentos, economia de la salud y farmaco-economia, asi como
expertos en organizaciones relacionados con la salud y derecho de la salud”’®.

Documentacion

En el ultimo afio, la AIFA ha estado trabajando en la remodelacion de los criterios a tener en cuenta en la
decision de precio y reembolso. Esta remodelacion ha incluido el establecimiento de unas nuevas normas en
la elaboracion del dossier que presenta la empresa farmacéutica a la AIFA, y cuya aplicacion comenzo el 1 de
marzo de 20217%". Segun este nuevo decreto, el dossier debe incluir la siguiente informacion®’”:

a) Documentacion cientifica de la que se deduzca el posible valor terapéutico afiadido del medicamento
frente a los principales tratamientos con los que se compara el farmaco. Esta comparacién toma en
consideracion las alternativas terapéuticas utilizadas en la practica clinica italiana, aportando elementos
evaluativos y cognitivos que indican los principales tratamientos con los que se puede comparar el
medicamento. Para permitir una evaluacion posterior de los costes de los tratamientos alternativos, se
deben explicar la pauta de dosificacién y la duracién de los tratamientos.

b) Evaluacion econdmica del farmaco.

c) Elementos de informacion auto certificados sobre el medicamento en cuestion, la negociacién de
comercializacion, consumo y reembolso en otros paises y, en este caso, en qué condiciones de precio y
reembolso, incluyendo cualquier otro acuerdo de negociacion.

d) Las cuotas de mercado anuales que se espera adquirir en los siguientes 36 meses en el segmento de
mercado especifico.

e) Auto certificacion de la empresa que acredite su capacidad de produccion y gestion de posibles
imprevistos que puedan comprometer los estandares de produccion, asi como las actividades que se
implementaran con el fin de garantizar el adecuado suministro del medicamento.

f) Previsiény evolucion de los gastos del Servicio Nacional de Salud derivados de los precios propuestos.

~

Cuantificacion de las contribuciones e incentivos publicos destinados a programas de investigacion y
desarrollo del medicamento evaluado.

9

h) Cuantificacién del impacto econémico y financiero en el Servicio Nacional de Salud y el consumo
relacionado resultante de la posible inclusion en programas de acceso temprano.
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i) Cuantificacién del impacto econémico y financiero y el consumo relacionado resultante de la
comercializacion del medicamento en el pais.

j) Cualquier otra informacion que pueda ser Util para los fines de la negociacién, incluido el estado de la
patente del medicamento.

Si el medicamento no demuestra ninguna ventaja terapéutica, ya sea en eficacia o seguridad con respecto a
los comparadores, la empresa farmacéutica debera aportar otros elementos de interés en términos de ventaja
econdmica para el Servicio Nacional de Salud””’.

Evaluacion clinica

En la evaluacion clinica, el medicamento se compara frente a las alternativas terapéuticas utilizadas en el
contexto sanitario italiano para la poblacién diana y sobre los resultados reconocidos como clinicamente
relevantes y validados para la enfermedad por las guias nacionales, con especial referencia a las publicadas
en el sistema nacional italiano. En ausencia de guias nacionales, la AIFA sugiere consultar las guias europeas e
internacionales actualizadas, indicando las diferencias con respecto a los comparadores utilizados en la practica
clinica nacional. Las alternativas terapéuticas utilizadas en la practica clinica representan el/los comparador/
es con el que se va a comparar el medicamento a los efectos de esta negociacion: especificamente, se requiere
identificar el/los comparador/es teniendo en cuenta las indicaciones del tratamiento, la misma poblacion diana
y las subpoblaciones y perfiles de eficacia, tolerabilidad y seguridad?®*.

A la hora de realizar la evaluacion clinica, la AIFA tiene en cuenta las necesidades no cubiertas en la patologia a
la que esta dirigido el farmaco a evaluar y el valor terapéutico afiadido frente a la practica clinica habitual. Para
realizar esta comparacion, la AIFA subdivide estas dos categorias en 5 niveles diferentes (Tabla 22)%*?,

I TABLA 22. Criterios para la evaluacion clinica de medicamentos en Italia

CRITERIO NIVELES DESCRIPCION

Méximo Ausencia de opciones terapéuticas para esa enfermedad especifica

Importante  Disponibilidad de alternativas terapéuticas, pero que no impactan en resultados relevantes y validados

Disponibilidad de alternativas terapéuticas, con un impacto evaluable limitado en resultados reconocidos

LSRG ez clinicamente y/o con un perfil de seguridad incierto o no enteramente satisfactorio

médicas no
cubiertas Escaso Disponibilidad de una o més alternativas terapéuticas, con un elevado impacto evaluable sobre los resultados,
reconocido como clinicamente relevante, y con un perfil de seguridad favorable

Disponibilidad de tratamientos alternativos capaces de modificar el curso natural de la enfermedad, con un perfil de

Ausencia seguridad favorable

Méximo Mayor eficacia demostrada en resultados clinicamente relevantes sobre las alternativas. El férmaco es capaz de
curar la enfermedad o al menos alterar significativamente su curso natural.
Mayor eficacia en resultados relevantes, o capacidad para reducir el riesgo de complicaciones graves, mejorar la
Importante ratio beneficio/riesgo o evitar el uso de procedimientos clinicos de riesgo. El formaco modifica el curso natural en
ciertos pacientes, o representa una ventaja relevante.

Valor terapéutico
afiadido

Eficacia moderadamente superior, demostrada en algunas subpoblaciones de pacientes o resultados subrogados, y

i efzro con efectos limitados sobre la calidad de vida.

Efectividad ligeramente superior o en términos de resultados clinicos no relevantes. Menores beneficios que las

Escaso - ,
alternativas (ruta mas favorable).

Ausencia Sin un beneficio clinico afiadido sobre las alternativas disponibles.

Fuente: AIFA (2017)%%7
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Uno de los aspectos diferenciales del pais transalpino es que cuenta con un sistema definido para valorar la
innovacion de los medicamentos. Para evaluar lainnovacion, la AIFA afiade la categoria de calidad de la evidencia
a la necesidad médica no cubierta y el valor terapéutico afiadido.

I 7ABLA 23. Niveles de calidad de la evidencia tenidos en cuenta por AIFA para valorar la innovacion en Italia

(crirerio | NiveLes DESCRIPCION

Alta > 4 puntos en la metodologia GRADE

Moderada 3 puntos en la metodologia GRADE
Calidad de la evidencia

Baja 2 puntos en la metodologia GRADE

Muy baja <1 punto en la metodologia GRADE

Nota: GRADE: “Grading of Recommendations Assessment, Development and Evaluation” (Calificacion de las Recomendaciones de Valoracién, Desarrollo y
Evaluacion. Fuente: AIFA (2017)°%°

La calidad de la evidencia se divide en 4 niveles diferentes (Tabla 23), a partir de la puntuacion obtenida utilizando
la metodologia GRADE, que engloba 5 categorias diferentes (Tabla 24)7%.

I TABLA 24. Metodologia GRADE para evaluar la calidad de la evidencia en Italia

CATEGORIA PUNTOS DESCRIPCION

+4 Ensayos clinicos aleatorizados/ revisiones sistematicas + otros tipos de evidencia
Tipo de evidencia

+2 Evidencia observacional

0 Sin problemas

el Problema en 1 elemento
Calidad metodoldgica

2 Problema en 2 elementos

28 Problema en 3 0 més elementos

+1 Evidencia de dosis-respuesta entre estudios
Consistencia 0 Resultados similares en todos los estudios

= Falta de acuerdo entre estudios

0 Poblacién y resultados generalizables
Aplicabilidad Gl Problema con 1 elemento

2 Problema con 2 elementos

0 No todas las magnitudes de los efectos >2 0 <0,5 y significativos o HR/OD no significativos
Magnitud del efecto +1 Magnitud del efecto >2 0 <0,5 para todos los estudios y significativos

+2 Magnitud del efecto >5 0 <0,2 para todos los estudios y significativos

Nota: HR: "Hazard Rate Ratio” (Tasa de riesgo); OD: “Odds ratio” (Relacion de probabilidades); RCT: “Randomized Controlled Trials” (Ensayos Controlados
Aleatorios); SR: “Systematic Reviews” (Revisiones sistematicas). Fuente: Elaboracion propia a partir de GRADEZ®*

Desde el afio 2017, las empresas farmacéuticas pueden pedir a la AIFA que se considere un medicamento como
innovador y asi poder beneficiarse de los fondos para medicamentos innovadores propuestos por el Ministerio
de Sanidad. Para que un medicamento sea calificado como innovador, su necesidad médica no cubierta y su
valor terapéutico afiadido deben reconocerse como “Maximo” o “Importante”, y la calidad de la evidencia ser
“Alta”. El caracter innovador no puede reconocerse, en cambio, en presencia de una necesidad terapéutica y/o de
un valor terapéutico afiadido juzgado como “Pobre” o “Ausente”, o de una calidad de las pruebas juzgada como
“Baja” 0 “Muy Baja". En las situaciones intermedias, el CTS tiene en cuenta el peso de cada uno de los elementos
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para tomar una decision. En el caso de los medicamentos dirigidos a EERR, la evaluaciéon de la calidad de
la evidencia tiene en cuenta la dificultad objetiva de realizar ensayos clinicos de referencia con una potencia
adecuada (Figura 35)%%.

I FIGURA 35. Criterios y niveles del algoritmo de innovacion en italia
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Nota: MMHH: Medicamentos huérfanos. Fuente: elaboracién propia a partir de AIFAZ8S

En base a los resultados de la evaluacion clinica, ya sea para medicamentos que han solicitado el caracter
especial de innovadores o no, el CTS dictamina una resolucion que puede ser’**:

® Reconocimiento del caracter innovador, que llevara asociada la inclusion en el Fondo de Medicamentos
Innovadores, o en el Fondo de Medicamentos Innovadores Oncolégicos.

® Reconocimiento de la innovacién condicionada (o potencial).
@ No reconocimiento de la capacidad de innovacion.

Ante esta resolucion, la empresa podré presentar informacién adicional en los siguientes 10 dias. Cuando el
proceso concluye, tanto el resultado final como la evaluacion que conlleva al mismo, se hacen publicos en la
web de la AIFA, pudiendo la empresa pedir la exclusion de datos sensibles?®*.

La consideracién de “medicamento innovador” tiene una duracion maxima de 36 meses, no exento de
reevaluacion si surgen pruebas que justifiqguen la misma. Si se hallan pruebas que contradigan la justificacién
del reconocimiento de medicamento innovador, se perderan automaticamente los beneficios vinculados a tal
reconocimiento y se inicia una nueva negociacion de precio y financiacion. En el caso de reconocimiento de la
innovacion condicionada, es obligatoria una reevaluacion pasados 18 meses?®*.
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Evaluacion de medicamentos huérfanos

Desde 2012,y a partir de la entrada en vigor de la Ley Balduzzi, quedd establecido que la compafiia farmacéutica
titular de una autorizacion de comercializacion de un medicamento huérfano puede presentar una solicitud
de precio y reembolso a la AIFA tan pronto como se emita el dictamen positivo del CHMP, es decir, antes de
que la Comision Europea emita la autorizacion de comercializacion. A su vez, dicha ley establece que la AIFA
evaluard de forma prioritaria, a efectos de clasificacion y reembolso por parte del Servicio Nacional de Salud,
los medicamentos huérfanos y de excepcional importancia terapéutica para los que se haya presentado una
solicitud. En este caso, el plazo de evaluacion se reduce a cien dias**®.

En el periodo 2017-2020 en Italia se han valorado un total de 160 medicamentos, siendo incluidos la mayoria de
ellos (52% del total) dentro de la categoria de medicamentos innovadores (Figura 36)7%°.

FIGURA 36. Nimero de medicamentos clasificados como innovadores, no innovadores y de innovacion
condicionada en Italia (2017-2020)

42% @ No innovador
26% @ Innovador

32% ® Innovacion condicionada

Fuente: elaboracidn propia a partir de AIFAZE5

En concreto, en el afio 2019 se registrd la mayor cifra de medicamentos evaluados en el periodo indicado de
cuatro afios, con 57 evaluaciones en total (Figura 37)%%.

I FIGURA 37. Medicamentos clasificados como innovadores, no innovadores y de innovacion
condicionada en cada aiio en Italia (2017-2020)

160
160 mm No innovador
140 B |nnovador
I Innovacion condicionada
120 o Total
100
80
57
60
38 8
20 A 33
10 10 31
20 18 17
10 8 8
2017 2018 2019 2020 Total

Fuente: elaboracion propia a partir de AIFAZE5
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Evaluacion econdomica

Para negociar el precio, el CPR examina las propuestas realizadas por la empresa farmacéutica, teniendo en
cuenta a su vez, las evaluaciones y opiniones expresadas por el CTS, con especial referencia al juicio sobre el valor
afiadido del medicamento y los costes de la terapia en comparacion con las terapias farmacologicas disponibles.
De igual manera, la evaluacion se realiza teniendo en cuenta también los precios aplicados a los organismos del
Servicio Nacional de Salud y el nimero de tratamientos previstos, siguiendo las posibles condiciones limitantes
definidas por el CTS. Por tanto, el CPR no realiza evaluaciones econémicas per se, sino que sus resoluciones se
apoyan en los dictamenes del CTS y en las evaluaciones econdmicas presentadas por el laboratorio.

La actividad del CPR comprende las siguientes acciones®®:

a) Evaluacion critica de los estudios farmacoecondémicos presentados por las empresas farmacéuticas en
el dossier

b) Revision del modelo farmacoecondmico cuando lo transmita la empresa en formato abierto y editable

c¢) Revision de la literatura para la identificacion de estudios farmacoecondmicos adicionales publicados
relacionados con el contexto nacional o internacional

d) Identificacion de recomendaciones y decisiones tomadas en otros paises con respecto al medicamento
en cuestion

e) Analisis de costes de tratamiento con respecto a las alternativas terapéuticas
f) Evaluacion de impacto econdmico-financiero

La evaluacion econdmica presentada por la empresa farmacéutica debe ajustarse, entre otras, a las siguientes pautas?*:
1. Tipo de evaluacion utilizada: coste-eficacia, coste-utilidad, coste-beneficio y minimizacion de costes?.

2. Perspectiva: la evaluacion se realizara desde el punto de vista del Sistema Nacional de Salud italiano,
pudiéndose presentar adicionalmente una evaluacion realizada desde la perspectiva de la sociedad.

3. Horizonte temporal: el horizonte temporal escogido debe ser el de la vida del paciente, o al menos un
periodo lo suficientemente largo como para captar todas las diferencias entre las alternativas que se
comparan, presentando también los costes incrementales y los resultados 9y 10 afios después del inicio
de la comparacion entre alternativas. Se pueden considerar otros horizontes temporales ademas de los
solicitados expresamente.

4. Tasa de descuento: si el horizonte temporal del analisis es superior a un afio, la tasa de descuento que
debe utilizarse en el caso base es del 3%, tanto para los costes como para los beneficios.

5. Analisis de sensibilidad: se pide una descripcion de los métodos y resultados de los analisis de sensibilidad
realizados para explorar la incertidumbre de los parametros de eficacia, seguridad, uso de recursos,
coste y utilidad y para comprobar la solidez del modelo utilizado. El andlisis de sensibilidad determinista
univariante debe presentarse mediante un diagrama de tornado, mientras que los resultados del analisis
de sensibilidad probabilistico deben presentarse preferentemente tanto en el plano de la rentabilidad
como mediante la curva de aceptabilidad coste-efectividad.

El plazo del procedimiento de negociacién de precio y reembolso no puede exceder los 180 dias. Este plazo
puede interrumpirse una vez a peticion de la AIFA, para la solicitud de nuevos documentos o informacion que
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considere necesaria para la evaluacion. De la misma manera, la empresa también puede solicitar la suspension
una vez, para presentar nueva informacion que considere relevante para la negociacién. Este periodo de
suspension no puede demorarse mas de 90 dias después de los cuales, si no se ha reactivado el proceso, el
periodo de negociacion finaliza sin acuerdo y el medicamento queda encuadrado dentro de la clase C*'”.

Participacion del paciente y de las sociedades cientificas

Dentro del proceso de evaluacion y fijacion del precio de Italia, las asociaciones de pacientes y las sociedades
cientificas participan como elementos consultivos, dentro de las deliberaciones que se llevan a cabo en las
reuniones del CTS, pero sin derecho a voto?’’.

De igual manera, las sociedades cientificas colaboran con la AIFA en la elaboracién de los informes cientifico
técnicos que se realizan a partir de los datos de seguimiento de las terapias designadas en Italia?®’.

Elementos de decision de P&R
Criterios de apoyo

Una vez que el medicamento ha pasado la evaluacion de ambos comités, y para finalizar el procedimiento de
negociacion de precio y reembolso, se tienen en cuenta, ademas de la documentacion aportada por la empresa
(ver apartado: DOCUMENTACION), las siguientes consideraciones para la fijacién de precio y reembolso?’’:

a) Volumenes de ventas

b) Disponibilidad del producto para el servicio de salud nacional

c¢) Descuentos en insumos a entidades de servicios de salud nacionales

d) Contribuciones publicas a programas de desarrollo e investigacion de medicamentos
Acuerdos entre industria y pagador

En los acuerdos entre la industria y AIFA, la empresa farmacéutica esta obligada a informar sobre los datos de
ventas, volumen de negocios, costes de comercializacion y estado de la patente del medicamento en Italia y
sobre cualquier desviacion ocurrida entre la informacion aportada para la aprobacion del farmaco y la situacion
real. Asi mismo, la AIFA abre la posibilidad de considerar un aumento del precio, solo en el caso excepcional
de que la empresa farmacéutica encuentre dificultades en encontrar las materias primas necesarias para la
fabricacion del farmaco, y Gnicamente para medicamentos con un coste bajo”’’.

Durante la fase de negociacion del precio, la AIFA tiene en cuenta, ademas de los datos de consumo previsible
las limitaciones financieras previstas por la normativa vigente en materia de gasto farmacéutico””’.

Impacto presupuestario

Ademas, el CPR también tiene en cuenta el impacto econdémico-financiero de la nueva terapia en el contexto del
Sistema Nacional de Salud italiano. Para ello, la AIFA solicita a laempresa que presente un impacto presupuestario
comparando el conjunto de tratamientos presentes en el escenario actual (en ausencia del medicamento
evaluado), con el nuevo escenario de tratamiento, en el que el medicamento se introduce progresivamente
en el mercado, con efecto complementario o sustitutivo respecto al conjunto existente. El escenario 1, sin el
medicamento, debe reflejar los tratamientos que se utilizan actualmente en el ambito asistencial italiano para
cada indicacion demandada. En ausencia de tratamientos, se puede considerar el escenario “sin tratamientos”.
El escenario 2, con el medicamento evaluado, debe reflejar el cambio esperado en el conjunto actual de
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tratamientos como consecuencia de la introduccion de la nueva terapia, en relaciéon con los datos de penetracion
de mercado asumidos. Al describir los tratamientos en los escenarios 1y 2, también hay que tener en cuenta la
posible evolucion de la combinacion a lo largo del tiempo (por ejemplo, si un medicamento pierde su patente o
se espera la llegada de un nuevo competidor dentro del horizonte temporal considerado)?®%.

La perspectiva utilizada en el impacto presupuestario tiene que ser la del SNS italiano, dejando abierta la posibilidad a
la empresa farmacéutica de presentar otro impacto presupuestario desde la perspectiva de la sociedad, que incluya
costes sanitarios y no sanitarios y costes indirectos. El horizonte temporal debe ser de al menos dos afios, pudiéndose
considerar un horizonte mas amplio para captar el impacto global del medicamento evaluado en el SNS?*?,

Acuerdos de financiacion y su seguimiento

Italia es uno de los paises europeos con mas experiencia en cuanto a formulas de financiacion innovadoras.
Los principales modelos de financiacién, entrada gestionada, utilizados por la AIFA se clasifican en dos grandes
grupos: los acuerdos de distribucién de riesgos basados en resultados y los acuerdos financieros. Estos
acuerdos se aplican tanto a medicamentos innovadores como no innovadores.

Analizando la informacion que facilita la AIFA, durante el periodo 2006-2020 se aprobaron en Italia un total de
137 acuerdos de entrada gestionada (para 79 farmacos), siendo 69 de ellos acuerdos basados en resultados,
67 acuerdos financieros y un acuerdo de forma mixta que comprendia los dos tipos anteriores. El afio 2014 fue
cuando més férmulas de financiacion se aprobaron, con més de 30 (Figura 38)?°.

I FIGURA 38. Evolucion de los tipos de acuerdos de entrada gestionada en Italia (2006-2020)
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Nota: para determinar la fecha de los acuerdos se ha utilizado la fecha de inicio del mismo

Fuente: elaboracién propia a partir de AIFAZ0

Techo de gasto farmacéutico global

Desde 2011, Italia limita el presupuesto destinado a productos farmacéuticos, distinguiendo entre farmacos de
uso hospitalario y de dispensacion en oficinas de farmacia. Desde 2017, este gasto estd limitado al 14,85% del
gasto sanitario publico, con los siguientes dos topes presupuestarios?®%:
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® El 6,89% del gasto del SNS se asigna a los gastos en productos farmacéuticos comprados directamente
a los fabricantes (principalmente por los hospitales).

® El 7,96% se asigna a los gastos regionales en productos farmacéuticos adquiridos en farmacias. El
control de este gasto se realiza mediante el sistema integral de informacién denominado “Sistema
Tessera sanitaria"***.

Si se supera el “presupuesto de compra directa’, se pide a las empresas farmacéuticas y a las regiones que
cubran el déficit (50% cada una). Si se supera el “presupuesto de venta al publicd’, la industria farmacéutica y
los distribuidores deben devolver la diferencia®”.

Fondos especificos

Otro de los aspectos diferenciales en Italia sobre la financiacion de terapias es el establecimiento de fondos
especificos para medicamentos innovadores. Si un medicamento se reconoce como innovador para una
indicacion terapéutica concreta, éste se puede incluir en el fondo de medicamentos innovadores vy, en el caso
de ser un medicamento para el cancer, puede incluirse en el fondo de medicamentos oncolégicos innovadores.
Estos fondos cuentan con un presupuesto de 1.000 millones de euros anuales, repartidos al 50% entre ambos
fondos. Si un fondo sobrepasa su limite, mientras que el otro no llega a dicho maximo, la financiacién no
utilizada del segundo puede ser utilizada por el primero?”*. Las listas de medicamentos innovadores, conforme
alart. 1, de la Ley 11/12/2016, n°® 232 (Ley de Presupuestos 2017), representan al conjunto de medicamentos
que acceden a los fondos mencionados. La referencia al listado de medicamentos se publica en el Boletin Oficial
para cada especialidad individual en relacion con su indicacion terapéutica y la clase de reembolso del Servicio
Sanitario Nacional”**.

El fondo de medicamentos innovadores (no oncoldgicos) financié 9 farmacos entre 2018 y 2020. Cuatro de
ellos (el 44%) se dirigieron al tratamiento de enfermedades raras (hemofilia A, queratitis neurotréfica, distrofia
hereditaria y ceroidolipofuscinosis neuronal tipo 2), y el 56% restante a enfermedades prevalentes como la
dermatitis atopica (2 farmacos), la esclerosis multiple, lainfeccion crénica por virus de la hepatitis C y reactivacion
del citomegalovirus (Figura 39). Entre enero y julio de 2021, se ha aprobado la financiacién de 3 medicamentos
bajo este fondo, todos ellos dirigidos a distintas enfermedades raras, como son la porfiria hepatica aguda (PHA),
la distrofia hereditaria y la atrofia muscular espinal (AME)?*.

FIGURA 39. Distribucion del fondo para la compra de medicamentos innovadores (no oncoldgicos) en
Italia (2018-2020)

44% @ Enfermedades raras

56% ® Enfermedades prevalentes

Fuente: elaboracidn propia a partir de AIFAZ%S
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Cinco de estos farmacos son de uso hospitalario (clase H) y 3 para enfermedades cronicas (clase A)
(Figura 40)%%.

FIGURA 40. Clase de reembolso de los farmacos incluidos en el fondo de medicamentos innovadores
(no oncoldgicos) en Italia (2018-2020)
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Fuente: elaboracién propia a partir de AIFAZ%®

Por su parte, entre el afio 2018 y 2020 se financiaron bajo el fondo de medicamentos oncolégicos innovadores
un total de 19 farmacos, todos ellos de reembolso hospitalario. La mayor parte de estos medicamentos (32%)
estan indicados para el cancer de pulmdn no microcitico (CPNM), seguidos de los indicados para melanoma
(21%). Otros tipos de cancer a los que se ha dirigido este fondo son el mieloma mudiltiple, el cancer de mama 'y
distintos tipos de leucemia y linfomas, entre otros (Figura 41)**. Entre enero y julio 2021, se ha incluido en este
fondo un Unico medicamento dirigido al mieloma multiple.

FIGURA 41. Enfermedades incluidas en el fondo de medicamentos innovadores oncoldgicos en Italia
(2018-2020)
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Fuente: elaboracion propia a partir de Al
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En el afio 2020, el fondo para medicamentos innovadores oncoldgico se vio superado por primera vez, con un
déficit de 464,2 millones, alcanzando un gasto total de 964,2 millones de euros. Por el contrario, el fondo de
medicamentos innovadores no oncoldgicos registrd un superavit de 193 millones, que no sirve para paliar el
déficit de su fondo gemelo®.

Por otro lado, Italia también cuenta con un fondo para el uso de MMHH o medicamentos que representan
una esperanza terapéutica que se encuentran pendientes de comercializacién, para enfermedades graves y
concretas (neoplasmas, nefropatias, enfermedades mentales, talasemia y neoplasias). Este fondo se denomina
“Fondo Nacional AIFA"y se nutre del 50% de la contribucion que las empresas farmacéuticas pagan anualmente
a la AIFA, que corresponde al 5% de los gastos anuales por actividades de promocion que las empresas
farmacéuticas destinan a los médicos?”’. Para el afio 2021, este fondo cuenta con unos recursos de 10,5
millones de euros”*®.

Mecanismos de seguimiento

En ltalia, gran parte de las formulas de financiacion establecidas han ido ligadas a la evaluacion de
los resultados de salud en vida real, lo que ha propiciado que exista una avanzada red de mecanismos
de seguimiento que permitan comprobar si los medicamentos obtienen los resultados deseados. La
plataforma de registro de monitorizacion de la AIFA es un sistema informatico que permite la monitorizacion
de manera homogénea en todo el pais. El sistema, co-gestionado con las regiones, también permite la
planificacion y uso de los medicamentos sujetos a seguimiento en cada zona, controlando su gasto. Los
registros de seguimiento tienen una multiplicidad de funciones, pero esencialmente son un modo de
control administrativo que no puede interferir con la atencion al paciente?. En el registro se incluyen los
medicamentos con un seguimiento adicional en cuestiones de seguridad, todos los medicamentos que
dependen de un acuerdo financiero de entrada gestionada (y por ende, los innovadores) y aquellos de
“conveniencia prescriptiva”, que comprenden los medicamentos que requieren un uso adecuado segun la
AIFA como, por ejemplo, los indicados para prevenir riesgos cardiovasculares, depresion, antibidticos de
amplio espectro, etc®*%3",

La inclusion de un medicamento en un registro de seguimiento tiene lugar después de la autorizacion de
comercializacion, o después de la autorizacion de una extension de sus indicaciones terapéuticas (pudiéndose
diferenciar entre las indicaciones aprobadas). En algunos casos particulares, los registros también monitorean
los medicamentos reembolsados por el sistema nacional de salud italiano para aquellos medicamentos no
autorizados en Italia, 0 antes de su comercializacion?”’.

Los registros AIFA atribuyen un papel muy importante a las regiones en la gestion de la infraestructura de apoyo,
permitiendo la intervencion también en el sistema de autorizacion de los centros prescriptores. De hecho, los
directores de salud de los centros estan autorizados a utilizar la plataformay, a su vez, autorizan a los médicos
y farmacéuticos a utilizarla®”.

La gestion de la plataforma de registro se articula a través de una red que incluye aproximadamente 3.500
estructuras de salud, 52 gerentes regionales, 963 directores de salud, 32.857 médicos (un 25% de los médicos
hospitalarios)®? y 2.318 farmacéuticos. Esta red permite a las regiones regular la organizacion de la asistencia
farmacéutica en todo el territorio. Actualmente, 49 empresas farmacéuticas poseen al menos un registro de
seguimiento gestionado por la plataforma AIFA. Las empresas interactuan con las farmacias a través de un perfil
definido en la plataforma, que prevé el cumplimiento de los acuerdos de reembolso condicional, estipulados

durante la negociacion?®’.

141



EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

En un ejercicio de transparencia, la AIFA publica informes de seguimiento técnico-cientificos especificos para
cada farmaco e indicacion o indicaciones terapéuticas de las que realiza el seguimiento. Los informes contienen
el andlisis descriptivo de los datos recopilados por los registros individuales, generalmente después de su cierre.
El formato de los informes publicados se desarrolla en plena colaboracion e intercambio con las sociedades
cientificas relevantes en el drea terapéutica especifica’®”.

..A DESTACAR EN ITALIA

v Algoritmo de innovacion farmacéutica en base a las necesidades médicas no cubiertas, el valor
terapéutico afiadido y la calidad de la evidencia.

v/ Fondos especificos para financiar medicamentos innovadores y/u oncoldgicos.
v’ Acuerdos innovadores de financiacion ligados a mecanismos obligatorios de sequimiento.

v Publicacion en abierto de los informes de seguimiento técnico-cientificos de los medicamentos
financiados.

v Gran desarrollo en el sistema de informacidn y monitorizacién de los medicamentos.

¢ EXX»

La Agencia de Productos Farmacéuticos y Dispositivos Médicos (PMDA) es la autoridad reguladora
japonesa que garantiza la seguridad, eficacia y calidad de los medicamentos. Para la aprobacion
de comercializacion de un nuevo medicamento, el PMDA lleva a cabo una revision cientifica sobre la
aplicacion del producto de acuerdo con la legislacion japonesa. Tras la aprobacién del PMDA, el Ministerio
de Salud, Trabajo y Bienestar (MHLW) otorga administrativamente la autorizacion de comercializacién del
producto en base al informe de revision del PMDA®**®. Una vez recibida la aprobacion de comercializacion,
el medicamento se encuentra disponible para su comercializacion en el pais, siguiendo un modelo similar
al mercado farmacéutico de Alemania, donde la evaluacion es posterior a la entrada del medicamentos
en la financiacion®®*.

Agentes y proceso

En Japon, las empresas no pueden fijar libremente los precios de los medicamentos y dispositivos
meédicos proporcionados por el seguro médico publico. El precio lo decide el MHLW vy el actor principal
de la evaluacion es el “Consejo Médico Central del Seguro Social (Chuikyo)”, que depende del MHLW?®**.
Japon no realiza una evaluacion a todos sus medicamentos, sino que establece cinco categorias en base
a una serie de criterios (Tabla 25). De manera general, los medicamentos se incluyen en el seguro de salud
publico dentro de los 60 dias posteriores a la autorizacion de comercializacion, con un periodo méaximo
de 90 dias®.
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I TABLA 25. Categorias de criterios de seleccion en una evaluacion de la rentabilidad en Japon

[cstonion | hantre | crtorgosoeein

H1 Ventas anuales maximas estimadas superiores a 76 millones de €
Productos
recientemente H2 Ventas anuales méximas estimadas entre 38 y 76 millones de €
incluidos en la
financiacion H3 Hace referencia a productos con precios notablemente altos y productos que requieren reevaluacion porque hay
nueva evidencia sélida con un efecto importante en la evaluacion
Ventas anuales de 758 millones de €
Productos ya
incluidos en la H4 Productos con precios notablemente altos*
financiacion . y o i y
Productos que requieren reevaluacion porque hay nueva evidencia sélida con un efecto importante en la evaluacién
tos ' : . e
H5 Productos cuyos precios se calculan comparativamente con los clasificados en las clasificaciones HT a H4

similares

Nota: * El precio notablemente alto no se define explicitamente. Fuente: Hasegawa (2020)306

Japon ha establecido un marco estandar de tiempo para realizar el proceso de evaluacion. Primero, se solicita
a los fabricantes que completen sus anélisis dentro de los 9 meses posteriores al comienzo de la evaluacion,
incluidas las consultas previas. Se lleva a cabo una consulta previa con respecto al marco analitico (por ejemplo,
alcance, seleccién de datos) con grupos de académicos externos. Después de presentar propuestas, el comité de
expertos del Chuikyo determina dicho marcoy los fabricantes inician sus analisis en funcion del mismo. Después de
presentar esta informacion, los grupos académicos determinados por el MHLW y el Center for Outcomes Research
and Economic Evaluation for Health (C2H) revisan la informacion presentada en un plazo de 3 meses. Si esta
revision muestra que los andlisis de los fabricantes son cientificamente cuestionables, se da un nuevo plazo de 3
meses para sumodificacion; por lo tanto, el proceso de revision y reevaluacion se realiza como maximo en 6 meses.
Después del anélisis académico, la evaluacion y el ajuste de precios se completan en 3 meses. En consecuencia,
la duracion del proceso oscila entre 15y 18 meses desde la seleccion hasta el ajuste de precio final (Figura 42)°°.

Durante este proceso analitico, el comité de expertos se relne tres veces: primero para determinar el marco
analitico para el estudio de coste-efectividad; después para evaluar el expediente del fabricante presentado y
finalmente para evaluar el informe realizado por el grupo académico. Los principales participantes en el proceso
de evaluacion estan detallados en la Tabla 25.

I TABLA 26. Composicion y roles de las organizaciones involucradas en la evaluacion de medicamentos en Japon

Consejo Médico Central del Seguro Subcomité de expertos en evaluacion L S
Organizacion o Grupos académicos de andlisis
Social (Chuikyo) econdmica

Pagadores de asistencia sanitaria (n=7) Pagadores de asistencia sanitaria (n=6)  Especialista médico econémico
Proveedores de salud (n=7) Proveedores de salud (n=6) Especialista clinico
Composicion de Terceros miembros del publico Terceros miembros del publico Especialista en estadisticas médicas
miembros (académicos e investigadores) (n =6) (académicos e investigadores) (n=4) Especialista en ética médica

Especialistas (n=10) Especialistas (n=4)
Miembros sin derecho a voto (n=2)

Tipo de reuniones Publico Publico Privado
Desarrollo de pautas para la evaluacion de  Evaluacion de hallazgos de Confirmacion de la consulta previa al
costes-beneficios. organizaciones especializadas analisis y determinacion del marco del
Papel Seleccién de articulos y decisién final independientes andlisis de coste-beneficio presentado
sobre ajustes de precios. y reevaluacion del mismo, i es
necesario

Fuente: Kamae (2020)307
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I FIGURA 42. Diagrama del proceso de evaluacion de medicamentos en Japon

Listado

Cronograma *

estandar
Chuikyo <Seleccion de objetivo>

I 4

Consulta preliminar
-t -Consulta basada en el marco analitico propuestoy ——
resumen de las principales cuestiones

9 ’m.E.SES 1er Comité de Expertos
(analisis d)9| <Determinacion del marco analitico>
fabricante)*

Fabricantes * MHLW

(medicamentos y o . y
dispositivos médicos) < Anilisis del fabricante C2H
basado en el marco analitico

4

v 2° Comité de Expertos
T <Confirmacién del andlisis del fabricante>

36 6 meses * Grupos
(andlisis Anélisis académico académicos

académico) - Revision del anélisis del fabricante
l - Reandlisis (si es necesario)

X 4

1er Comité de Expertos
<Evaluacion>

3 meses Chuikyo <Aprobacion de la evaluacion y determinacion del

7

1t
q

nuevo precio>

v

Ajustes del precio real

Nota: MHLW: Ministerio de Sanidad, Trabajo y Bienestar; C2H: Centro de Investigacion de Resultados y Evaluacion Econémica para la Salud
Fuente: Hasegawa (2020)306

Documentacion

A partir de la reforma llevada a cabo en el afio 2016, un subcomité del Chuikyo, financiado por el MHLW, elaboré
una guia metodoldgica, en la cual se solicitaba a las empresas que la informacion que debian aportar a la hora
de presentar una evaluacion estuviera estructurada en los siguientes 14 puntos®’**%*:
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1. Perspectiva del analisis utilizado 9. Calculo de costes
2. Poblacion objetivo 10. Costes de atencion a largo plazo y pérdida de
productividad

3. Comparador (es)

. . o . 11. Descuento utilizado
4. Beneficio adicional en efectividad y seguridad

, . i 12. Modelo de decision elegido
5. Método de analisis elegido

) 13. Estudio de la incertidumbre
6. Horizonte temporal

14. Informes/publicacion con detalles sobre datos

7. Medida de resultado elegida .
confidenciales a censurar

8. Fuentes de datos clinicos
Evaluacion clinica

Desde la reforma, el Chuikyo realiza evaluaciones de los medicamentos en base a su coste-efectividad
incremental frente al/los comparado(es), de forma similar al proceso realizado en Inglaterra por el NICE,
esto es, sin separar la evaluacion clinica de la evaluacion econdmica. El comparador o comparadores deben
seleccionarse principalmente entre las terapias reembolsadas por el seguro sanitario publico que se espera
gue sean sustituidas por el medicamento evaluado. De manera general, deben seleccionarse las terapias que
se utilicen ampliamente en la practica clinica y que produzcan un mejor resultado para los pacientes. En el caso
en el que no se puede determinar un Unico comparador, el comparador o comparadores deben seleccionarse
teniendo en cuenta los comparadores de los ensayos controlados aleatorizados aportados, la terapia referida al
determinar el coste-efectividad y otros factores, baséndose en las consultas entre el laboratorio y el Chuikyo®'".

A la hora de medir el resultado, el Chuikyo estipula que, de manera general, deben presentarse datos en
forma de AVAC. Cuando esto no sea posible, se podran utilizar otras medidas de resultado, previo acuerdo
entre el laboratorio y la entidad japonesa. Cuando se calcule el AVAC, la puntuacion de calidad de vida debe
ser consistente con la poblacién general de Japdn, (utilizando la medida basada en la preferencia o métodos
directos de preferencia como el standard gamble o el método Time Trade-Off). El Chuikyo establece que los
datos deben ser reportados directamente por el paciente, y solo pueden utilizarse respuestas de una persona
cercana al paciente (familiar o cuidador) cuando éste no pueda responder por sus propios medios®'’.

Como primer punto antes de determinar el coste-efectividad de una terapia, se debe evaluar el beneficio adicional
de la terapia seleccionada con respecto al/los comparador(es). El Chuikyo estipula que las evaluaciones del
beneficio adicional deben realizarse sobre la base de una revision sistematica de ensayos clinicos aleatorizados.
Los datos de los ensayos clinicos deben compararse directamente con la tecnologia seleccionada como
comparador. Los resultados de estudios/ensayos clinicos no publicados también pueden incluirse en la revision
sistematica si la empresa lo considera oportuno®'’.

Cuando se realice una revision sistematica, las preguntas clinicas deben presentarse claramente. Por ejemplo, se
puede proporcionar una definicion de las preguntas clinicas estructuradas segun el método PICO (P: paciente, I:
intervencion, C: comparador, O: resultado). El evaluador nipdn establece que deben utilizarse los resultados clinicos
mas apropiados para evaluar la terapia desde el punto de vista de la eficacia clinica, la seguridad y la calidad de
vida relacionada con la salud (CVRS). El Chuikyo tiene en cuenta los criterios de inclusion/exclusion, las bases de
datos utilizadas, el algoritmo de busqueda y el proceso de seleccion de los estudios aportados por la empresa
de acuerdo con la declaracion PRISMA (Preferred Reporting Items for Systematic Reviews and Meta-Analyses)®'’.
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Si el laboratorio no aporta suficientes datos, o no se dispone de estudios suficientes, el Chuikyo puede evaluar
el beneficio clinico adicional mediante estudios comparativos en base a ensayos clinicos no aleatorizados. En
este caso, el laboratorio debe explicar suficientemente el disefio del estudio aportado, los métodos de analisis
estadistico utilizados y el tamafio muestral de los estudios, entre otras cuestiones®'’. En el caso de que no se
aporte informacion de ensayos clinicos utilizando el comparador elegido para la evaluacion, el Chuikyo puede
utilizar comparaciones indirectas, previo acuerdo entre la entidad y el laboratorio. En estos casos, la evaluacién
del beneficio adicional tiene en cuenta una serie de factores como las caracteristicas de la terapia y/o la
enfermedad, los antecedentes de los participantes y la calidad de los estudios. Si los resultados mostrados por
el medicamento evaluado son inferiores a los del comparador o comparadores, no se realiza el analisis coste-
efectividad®'’.

Evaluacion de medicamentos huérfanos

Japon cuenta con un sistema de designacion y aprobacion de medicamentos huérfanos similar al practicado
por la Agencia Europea del Medicamento. Este sistema esta dirigido a aquellos medicamentos indicados para
enfermedades con una prevalencia menor de 1/50.000 en el pais, que no disponen de otras alternativas o
gue se espera que el nuevo medicamento sea significativamente mas eficaz y seguro que los medicamentos
disponibles en el pais. Cuando un medicamento es designado como huérfano dispone de una subvencion a la
investigacion del mismo, asesoramiento prioritario por parte del PMDA, incentivos fiscales y prioridad a la hora
de recibir aprobacion®'”.

Ademas, estos medicamentos reciben una prima de precio del 5% al 20% del precio inicial marcado por el
MHLW?'2,

Evaluacion econdomica

El Chuikyo determina que debe utilizarse un analisis coste-efectividad. Si los datos clinicos mostrados
indican un beneficio adicional del medicamento evaluado, se debe calcular el ICER a partir del coste y la
efectividad previstos en cada grupo de tratamiento. En los casos en los que la tecnologia sea equivalente
0 superior en términos de efectividad (efectividad incremental no negativa) y menor en términos de coste
en relacion con el comparador, la tecnologia se considera “dominante” sin necesidad de calcular la RCEI.
Si el nuevo medicamento no demuestra un beneficio adicional, debe realizarse una comparacion de costes
siguiendo un analisis de minimizacion de costes. Si se dispone de un analisis de coste-efectividad del
medicamento evaluado publicado en alguna revista académica o se ha evaluado por medio de un organismo
publico de evaluacion de tecnologias sanitarias internacional, también debe presentarse ante la autoridad
japonesa.

La perspectiva estandar que debe utilizarse es la del pagador de la sanidad publica, que incluya los costes,
comparadores y poblaciones objetivo dentro del sistema de seguro sanitario publico de Japén. De manera
adicional, se podran presentar analisis bajo otras perspectivas. Si la introduccion de una terapia evaluada tiene
una influencia directa en la productividad, el Chuikyo considera que es aceptable realizar un analisis mas amplio
que considere estos costes y compute la pérdida de productividad®'”.

Asimismo, para predecir el prondstico y los gastos futuros del tratamiento, el Chuikyo estipula que se deben
utilizar modelos analiticos de decision, como los modelos de Markov, presentandose un analisis de la validez
interna y externa del mismo. También debe especificarse claramente la hipotesis utilizada para crear el modeloy
mostrarse los parémetros y fuentes de datos utilizados para completarlo®'’. En el modelo base no deben incluirse
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costes de cuidados publicos de larga duracion, ni pérdidas de productividad derivadas de la incapacidad laboral.
De incluirse en otros modelos, sélo se pueden estimar a partir de datos japoneses.

El horizonte temporal de la evaluacion presentada debe ser lo suficientemente largo como para evaluar la
influencia de la nueva terapia en términos de eficacia mostrada y coste, justificando la eleccion del mismo®'’.
Por su parte, los costes y resultados en salud deben descontarse a una tasa de descuento del 2% anual. Esta
tasa de descuento debe modificarse entre el 0% y 4% en el andlisis de sensibilidad, tanto para los costes como
para los resultados en salud®'’.

A la hora de valorar la incertidumbre del modelo, el Chuikyo indica que debe realizarse analisis de sensibilidad
parameétrico. Para las situaciones en las que el horizonte temporal es extenso, el andlisis de sensibilidad debe
realizarse con un horizonte a mas corto plazo, utilizando el mismo periodo para el que se dispone de datos de
los ensayos clinicos. Los analisis de sensibilidad son necesarios para los parametros con mayores variacionesy
para los datos que se basan en suposiciones, si no se dispone de datos reales o haya una posible heterogeneidad
entre los datos japoneses y los internacionales. El Chuikyo establece la utilizacion de un intervalo de confianza
del 95% para considerar la varianza del estimador. Ademads, indica que es conveniente la utilizacion de analisis
de sensibilidad probabilisticos, en los que se debe presentar la distribucion utilizada en los andlisis, graficos de
dispersion del plano coste-efectividad, asi como curvas de aceptabilidad del coste-efectividad®'’.

Participacion del paciente y de las sociedades cientificas

Los pacientes y las sociedades cientificas no participan de manera activa en las decisiones sobre la evaluacion,
o la fijacion de precio y reembolso de los medicamentos en Japén. Los pacientes participan de manera limitada
e indirecta en la evaluacién de las terapias debido a que el sistema de evaluacion del pais nipdn tiene en cuenta
los resultados reportados por los pacientes a la hora de calcular los AVACs aportados por la terapia evaluada.

Elementos de decision de P&R

Japon utiliza un complejo sistema para determinar el precio de los medicamentos fundamentado principalmente
por la distincion entre terapias comparables o no comparables, seguidas de una serie de correcciones y/o
primas de precios. Finalmente, el precio se ajusta teniendo en cuenta los precios de otros paises (ver la seccion
de precios de referencia) (Figura 43).

Si existe un medicamento comparable a la nueva terapia, el precio se decide sobre la base de precio del
medicamento “similar” ya existente en el mercado japonés. Si el nuevo medicamento no supone ninguna mejora
con respecto al comparador, el precio sera el mismo que el de la terapia ya disponible. Sin embargo, si ofrece
alguna mejora adicional, el sistema japonés le ofrece una prima de precio de entre el 5% y 120% sobre el
precio del comparador, en funcion de distintos pardmetros, como el grado de innovacion, el uso pediatrico, la
indicacién en EERR, o si tiene designacién Sakigake (que implica que la aprobacién del medicamento se haya
obtenido en Japdn antes que en otros paises y que el primer ensayo clinico en humanos o la primera prueba de
concepto se haya realizado en Japon) (Figura 43)°%.

Por otro lado, si el nuevo medicamento es considerado como una terapia disruptiva y no comparable con otras
terapias disponibles en el pais, el precio es fljado mediante el sistema de contabilidad de costes. Bajo este
meétodo, se calcula el coste de fabricacion y distribucion del medicamento, asi como otros costes operativos,
agregando a su vez un porcentaje de beneficio para la empresa promotora. Este sistema también se ve
influenciado por el sistema de primas (Figura 43)*%,
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I FIGURA 43. Método de fijacion del precio del medicamento en Japon

Nuevo medicamento

Existe un medicamento comparable No existe un comparador

¢ Nuevo medicamento carente de novedad

Determinacion del precio Determinacion del precio . o
P P Sistema de contabilidad de costes

por medicamentos comparables (1) por medicamentos comparables (1)
El precio por dia del nuevo El precio del medicamento Costes de fabricacion (importacion)
medicamento se adapta al precio de seguro para los nuevos Gastos generales, administrativos y de venta
por dia de los medicamentos medicamentos poco innovadores Beneficio de explotacion
existentes que son mas debe ser el més bajo en Coste de distribucién
comparables. comparacién con los precios de los Impuesto sobre el consumo
comparadores de los dltimos afios.
A A4

Prima de correccion Prima de correccion

® Prima por innovacion ® Prima por innovacion

©® Prima de utilidad ® Prima de utilidad

® Prima por comerciabilidad ® Prima por comerciabilidad

® Prima a lainfancia ® Prima a la infancia

® Prima al sistema de designacion de la ® Prima al sistema de designacion de la
revision del Sakigake revision del Sakigake

\ \ \

Ajuste del precio medio en el extranjero

Fuente: Yumoto (2018)313

I FIGURA 44. Correccion del precio mediante sistema de primas en Japon

Bonificacion % de bonificacion Descripcion de la mejora
Nuevo mecanismo de accion, mas efectividad o

Innovativeness premium 70-120% , ) . )
seguridad, mejora en el método de tratamiento
. Mas efectividad o seguridad, mejora en el método de
Usefulness premium 5-60% )
tratamiento
.. , Medicamentos para enfermedades raras
Marketability premium 5%, 10-20% .
o especificas, etc.
La dosificacion y el uso esta disefiado especificamente
Child premium 520% y e P
para ninos, etc.
Sakigake review
] g . LLa aprobacion del medicamento se obtuvo en Japon
designation scheme 10-20% )
) antes que en otros paises, etc.
premium

Fuente: ICEX (2020)°"*
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Umbral coste-efectividad

En Japdén existe un sistema de umbrales explicitos de coste-efectividad que introduce un ajuste del precio final
en funcién del RCEI del medicamento evaluado. En términos generales, se establece un umbral base de 38.000
€/AVAC, por debajo del cual el precio del farmaco no debe ajustarse. Si el RCEI se sittia entre 38.000-58.000</
AVAC, al precio se le aplica una tasa de reduccion de entre 0,7 y 0,4 sobre la prima por innovacion o de entre el
0,87 y 0,63 sobre los beneficios de explotacion de la empresa cuando el precio se calcula mediante el método
de la contabilidad de costes. Finalmente, si el RCEI supera 10s76.000€/AVAC, el precio se debe reducir a una
tasa de hasta el 0,1 de la prima por innovacion o el 0,5 de los beneficios de explotacién de la empresa (Figura
44). En todo caso, el precio final tras dichos ajustes no debe situarse por debajo del precio correspondiente a un
RCEI de 38.000 €/AVAC (0 58.000</AVAC en el caso de productos con consideraciones especiales)®’.

Ademas, el sistema japonés permite mayores umbrales para aquellos medicamentos denominados “de especial
consideracion’, que se refiere a aquellos indicados para enfermedades raras, uso pediatrico o determinados
medicamentos oncologicos. El subcomité de expertos es el encargado de juzgar si un medicamento puede
acceder a estos umbrales de especial consideracion®’®.

I FIGURA 45. Tasa de ajuste de precio en funcion del umbral en Japon

Tasa de reajuste de precios

Para el Parala Sin cambio
beneficio bonificacién
operativo
1,0 1,0 Base de reduccion de precios en el
rango RCEI
0,87 0,87
0,63 0,63 » .
Reduccion de precios con un
porcentaje maximo de reduccion
0,5 0,5
Umbral estandar: 5 millones 7,5 millonea 10 millones RCEI
(JPY/AVAC)
Umbral para consideraciones especiales: 7,5 millones 11,25 millonea 15 millones

Nota: AVAC: Afios de Vida Ajustados por Calidad; JPY: Yenes japoneses; RCEI: Ratio Coste-Efectividad Incremental

Fuente: Hasegawa (2020)306

Finalmente, en aquellos casos en los que un producto tiene multiples indicaciones o grupos de poblacion
objetivo heterogéneos, primero se determina una tasa de ajuste de precios para cada subpoblacion, en funcién
del RCEI calculado en dichos colectivos. Seguidamente, se estima la media ponderada de los ajustes de precios
calculados, segun el tamafio de la poblacion de cada grupo, en lugar de una media ponderada de los ICER
obtenidos para cada poblacion®®.
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Precios de referencia internacionales

Para la fijacion del precio de los medicamentos, el MHLW utiliza precios de referencia externos para ajustar
los precios que se desvian mas del 25% de los precios fijados en Estados Unidos, Reino Unido, Alemania y
Francia®'®. Es decir, el precio recibe una correccion a la baja si es 1,25 veces o mas el precio medio extranjero.
Por el contrario, si el precio del medicamento es 0,75 veces o menos el precio medio extranjero, recibe una
bonificacion®'®.

Acuerdos de financiacion y su seguimiento

A la hora de negociar la financiacion de medicamentos, en Japén no se realiza ningun tipo de acuerdo entre el
317

gobierno y la empresas farmacéutica, ya sea de tipo financiero o basado en resultados®"’.

En el aflo 2016, se inicid un proyecto nacional de investigacion clinica orientada al registro que desemboco
en la creacién de la denominada Red de Innovacion Clinica, (CIN, por sus siglas en inglés). Esta plataforma
estd financiada por la Agencia Japonesa de Investigacion y Desarrollo Médico (AMED, por sus siglas en inglés)
y su objetivo es establecer una infraestructura adecuada de registros para el desarrollo clinico eficiente de
nuevos medicamentos. El desarrollo de esta plataforma cuenta con el apoyo de un grupo de trabajo formado
por personal del MHLW y el PMDA para el disefio de la plataforma y su uso para la evaluacion de solicitudes de
aprobacion de comercializacion de productos farmacéuticos® **'?. Actualmente la CIN estd formada por 6 bases
de datos sobre diferentes patologias como distrofia muscular, enfermedades raras en adultos, enfermedades
raras y cronicas en nifos, accidentes cerebrovasculares, deterioro cognitivo y pacientes con canceres poco
comunes en el pais, y en un futuro se espera que sirva como punto de partida para evaluar medicamentos a
partir de datos de la practica real®'®*?".

..A DESTACAR EN JAPON

v Sistema de primas para definir el precio de la terapia, en funcion de distintos parametros.

v’ Sistema de umbrales explicitos de coste-efectividad, donde el precio se modula en funcion del
ICER, con mayores umbrales para medicamentos de especial consideracion.

v/ Prima de precio para los medicamentos con I+D realizada en Japon y que se hayan aprobado en
Japdn antes que en otros paises (Sakigake).

v/ Sistema nacional de monitorizacion de datos de ensayos clinicos para favorecer la entrada de
nuevos medicamentos.
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1 PAISES BAJOS

En Paises Bajos, el acceso a los medicamentos se rige por la Ley de Seguros Sanitarios (Health Insurance Act),
promulgada en 2006. La dindmica de funcionamiento esta determinada por tres agentes principales. Por un
lado, el gobierno determina un “paquete sanitario bdsico” (que incluye medicamentos y otros servicios) al que
todos los ciudadanos deben tener acceso. Por su parte, los ciudadanos mayores de 18 afios estan obligados
a adquirir un seguro sanitario basico, y son libres para poder elegir y cambiar de compafia aseguradora. Las
primas de riesgo son iguales para todos los asegurados, no siendo afectada por su estado de salud, edad
o antecedentes. Finalmente, las aseguradoras estan obligadas a aceptar a cualquier persona dentro de su
poliza, independientemente de su estado de salud, y garantizar que los servicios del “paquete basico sanitario”
determinado por el gobierno estén incluidos en su péliza®”'.

Agentes y proceso

El gobierno holandés ha desarrollado un proceso, con el objetivo de evaluar los medicamentos, decidir aquellos
que se van a financiar (incluir en el “paquete sanitario bdsico”) y monitorizar su utilizacién en la practica clinica
real’”?, que distingue los medicamentos ambulatorios (dispensados en farmacias) de los hospitalarios®*.

Medicamentos ambulatorios

El proceso de evaluacion y reembolso de los medicamentos ambulatorios se inicia con una solicitud de inclusion
del farmaco en el “Sistema de Reembolso de Medicamentos” (“Geneesmiddelenvergoedingssysteem”, GVS), por
parte de las compafifas farmacéuticas al Ministerio de Salud®**.

El Instituto Nacional de Salud (“Zorginstituut’, ZIN), organismo independiente que asesora al Ministro de
Salud Publica, Bienestar y Deportes de Paises Bajos y da respuesta a los conflictos entre aseguradoras de
salud y clientes, realiza la evaluacion de estos medicamentos, determinando su valor terapéutico, impacto
presupuestario y coste-efectividad. Para esto, se nutre de la informacion y asesoramiento del Comité Asesor
Cientifico (“Wetenschappelijke Adviesraad’, WAR), compuesto de un Comité de Medicamentos (“Commissie
Geneesmiddelen’, CG) y otros expertos independientes, de distintos perfiles. Ademas, durante todo el proceso,
las empresas detentoras de la autorizacion de comercializacion, asi como representantes de organizaciones
de pacientes, profesionales sanitarios y aseguradoras, tienen la posibilidad de realizar comentarios sobre los
borradores de los informes®*#%*,

Tras la realizacion de la evaluacion, el Consejo Directivo del ZIN emite sus conclusiones que, en la mayoria
de los casos, se basan en las recomendaciones del WAR. En algunas situaciones, el proceso de evaluacion
se sucede de una “fase administrativa”, que tiene como objetivo identificar las consecuencias sociales de las
conclusiones emitidas por el ZIN. En esta fase, que puede incluir asesoramiento por parte del Comité Asesor
sobre cuestiones relacionadas al “paquete sanitario basico” ("Adviescommissie Pakket”, ACP), no se discuten
aspectos fundamentales de la evaluacion realizada, sino aspectos juridicos, normativos y/o sociales*”.

El ultimo paso es la decision, por parte del Ministerio de Salud, respecto a la inclusion de un medicamento en el
GVS, en una de las tres listas posibles:

@ Lalista TA: se compone de los grupos de medicamentos intercambiables, es decir, con indicaciones, formas
de administracion y poblacién diana similares. Este grupo de medicamentos esta sujeto a precios maximos
financiables, a partir de los cuales el ciudadano debe pagar un copago con el importe que exceda este limite.
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® La lista 1B: se incluyen los medicamentos no intercambiables, para los que no se fijan precios maximos
financiables.

® La lista 2: para los medicamentos no incluidos en las listas 1A y 1B, lo que implica que su reembolso esta
sujeto a condiciones especiales, como por ejemplo, a una poblacién pre determinada®”.

Medicamentos hospitalarios

A diferencia de los medicamentos ambulatorios, los medicamentos hospitalarios forman parte de un
sistema abierto, lo que significa que se incluyen automaticamente en el “paquete sanitario basico” siempre
gue cumplan con criterios establecidos por la investigacion y practica clinica, en otras palabras, cuya
eficacia haya sido demostrada previamente, o que cuenten con una autorizacion de comercializacién de la
EMA323.326

Solamente los medicamentos que implican un alto riesgo financiero para el sistema pasan por un proceso
formal de evaluacion. Durante este proceso, dichos medicamentos son excluidos temporalmente del “paquete
sanitario basico’, a través de la aplicacion del procedimiento de bloqueo (lock procedure), instrumento normativo
implementado a partir de 2015%%°.

La seleccion de los medicamentos candidatos al lock procedure se basa en el andlisis de los costes de los
medicamentos que podrian introducirse en el pais en los siguientes 2 afios, al estar en fase de evaluacién por
parte de la EMA (Horizon Scan). Los criterios para la inclusién de un farmaco en el lock procedure son: (i) que los
costes anuales de la introduccion de este farmaco sean = 40 millones de euros; o (i) que el coste anual para el
tratamiento de cada paciente sea = 50.000 euros y el coste total anual estimado para tratar a toda la poblacion
diana del pais sea = 10 millones de euros®*°.

El procedimiento de evaluacién de los farmacos hospitalarios consiste de una etapa preliminar (opcional),
seguida de la evaluacion per se, y de la posibilidad de un debate sobre las consecuencias sociales de las
recomendaciones (Figura 46)°%°.

En la etapa preliminar, el fabricante tiene el derecho de solicitar una consulta previa con el ZIN acerca de su
proceso de evaluacion, permitiendo que se detecten precozmente las ambigiedades, fallos o problemas
existentes en su documentacion. Por su parte, en esta misma etapa, el ZIN puede realizar una consulta a
distintos profesionales del sector con relacion a dudas del proceso, como variables relevantes, poblacion diana,
o el posicionamiento del farmaco en el algoritmo de tratamiento, entre otras. Finalmente, esta fase puede servir
también para que el fabricante solicite asesoria cientifica al ZIN en relacion al abordaje que debe utilizar para la
preparacion de su documentacion®?.

Tras el envio del dossier por parte del fabricante, se inicia el proceso de evaluacion clinica, de estimacion de
impacto presupuestario y, en el caso de que sea necesario, un andlisis de coste-efectividad (incluyendo el
célculo de la carga de la enfermedad) por parte del ZIN. Una vez realizado este paso, el ZIN se relne con
el WAR para recibir asesoramiento sobre los resultados, y las conclusiones de esta reunion se plasman en
un nuevo borrador de informe de evaluacién. El ZIN realiza una consulta publica acerca de la calidad de la
evidencia utilizada y de la evaluacién realizada. En esta consulta participan el fabricante, los representantes de
los profesionales sanitarios, las asociaciones de pacientes y las aseguradoras. El borrador de informe con los
nuevos comentarios se discute en una segunda reunion, realizada entre el ZIN y el WAR. El paso siguiente es la
realizacion de un informe final por parte del ZIN*%°.
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PHAS

Preliminar
y proceso ® Alcance y/o
® Asesoramiento cientifico y/o

® Consultas preliminares basadas en

S —————————

Seguimoento
Presentacion del expediente final a la Comisién Nacional

:

Declaracion de integridad para la final

................................................... e —

Evaluacién
Inicio de la evaluacion: proyecto de informes FTy BIA
Borrador de conclusiones Borrador de conclusiones
KEA, si aplica No KEA
Primer debate WAR-CG
Consulta a las partes interesadas
Segundo debate WAR-CG
Conclusién final Conclusién final:
No SW&P
Valoracién

Debate en ACP
Asesoramiento sobre
paquetes

I FIGURA 46. Proceso de evaluacion y financiacion los medicamentos hospitalarios en Paises Bajos

EL ROL DE

Alcance: Instituto Nacional de la Salud (ZIN),
grupo profesional, asociacién de pacientes,
aseguradoras sanitarias

Asesoramiento cientifico: ZIN, profesionales

Presentacion: titular de la autorizacion de
comercializacion

Evaluacion: ZIN

Debate en WAR-CG:

Consulta: titular de la autorizacion de
comercializacion, grupo profesional, asociacion
de pacientes, aseguradoras

Debate en WAR-CG: ZIN

Debate en ACP: ZIN, otras partes interesadas
tienen la oportunidad de intervenir

Nota: ACP: “Package Advisory Committee” (Comité Asesor de Paquetes); BIA: "Budget impact analysis” (Andlisis del impacto presupuestario); FT:
‘Pharmaco-therapeutic” (Farmacoterapéutico); KEA: “Cost-effectiveness analysis” (Andlisis coste-efectividad); SW&P: “Established medical science and
medical practice” (La ciencia médica y la practica médica establecidas); WAR- CG: “Scientific Advisory Council = committee on Medicinal Products”
(Consejo Asesor Cientifico - Comité de Medicamentos) ZIN: “National Health Care Institute” (Instituto Nacional de la Salud)

Fuente: Ophuis y Diemer (2020)326
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En el caso de que el resultado de la evaluacion sea negativo, es decir, que concluya que el farmaco no cumple
con los criterios de la investigacion o practica clinica, el ZIN emite una recomendacion de no inclusion en el
“paquete sanitario basico’. Para los farmacos que cumplen con los criterios, el ZIN emite un informe positivo®°.

Basado en este informe (positivo), el ZIN recibe asesoramiento por parte del ACP acerca de las consecuencias
sociales de dicha evaluacion. En esta reunion, participan también los demds agentes involucrados anteriormente
en el proceso. El ACP asesora el Consejo Directivo de ZIN, indicando si cree que el farmaco debe incluirse en el
“paquete sanitario basico’, basado en cuatro criterios (necesidad, efectividad, coste-efectividad, y viabilidad)**°.

El Ultimo paso consiste en una recomendacion final por parte del ZIN al Ministerio de Salud, sobre la inclusion (o
no) del fdrmaco en el “paquete sanitario bdsico’. En esta fase, el ZIN puede también aconsejar el Ministerio de
Salud sobre la necesidad de iniciar una negociacion o un acuerdo financiero, basado en las evaluaciones y en el
debate sobre las consecuencias sociales. La decision final es del Ministerio de Salud. En el caso de una conclusion
negativa del ZIN acerca del medicamento, el Ministerio no puede incluirlo en el “paquete sanitario basico™*.

Para el proceso de evaluacion de los medicamentos hospitalarios, el fabricante puede enviar la documentacion
requerida segun el plazo que mas le convenga. En un periodo de 2 semanas tras haber recibido la documentacion,
el ZIN comprueba si la informacion requerida esta completay, en caso positivo, se inicia el proceso de evaluacién
formal, cuyo plazo de finalizacion es de 4 meses®*.

Los tiempos reales de evaluacion son mas largos que los estipulados. Para los medicamentos ambulatorios
en la lista 1A, el plazo promedio entre el envio de la documentacion por parte del fabricante y la decision de
reembolso es de 162 dias, mientras que para los medicamentos en lista 1B es de 194 dias. Por su parte, para
los medicamentos hospitalarios, los plazos promedio son de 257 dias®’.

En mayo de 2019, Paises bajos empez6 un programa piloto con el objetivo de agilizar los tiempos relacionados
con la decision de financiacion de farmacos considerados innovadores®?, que consiste en realizar el proceso de
evaluaciony financiacion en paralelo al proceso de obtencion de la autorizacion de comercializacion centralizada
por parte de la EMA®*’. Se registraron seis casos dentro de este programa piloto, de los cuales, tres se habian
concluido hasta septiembre de 2021. En dos de los casos concluidos (Rybelsius® y Evrenzo®), la decision de
reembolso fue publicada una semana después de la publicacién de la autorizacion de comercializacion por
parte de la EMA, mientras que en el tercer caso (Arikayce®), la decision de reembolso se publicé un mes después
de la autorizacion de comercializacion®”’.

Ministerio de Salud, Bienestar y Deporte (VWS)

El VWS (“Ministerie van Volksgezondheid, Welzijn en Sport”) es el responsable de la politica de medicamentos,
de las decisiones acerca de los precios maximos de los medicamentos ambulatorios, y del contenido del
“paquete sanitario basico’. También se encarga del control presupuestario, 0 a quien se lo delega (aseguradoras,
hospitales), y de acuerdos financieros centralizados, entre otras funciones®*.

Instituto Nacional de Salud (ZIN)

ElZIN es elresponsable de la gestion del “paquete sanitario basico”, de la realizacion de los procesos de evaluacion
y recomendaciones de financiacion y reembolso, coordinando su asesoramiento a través de consultas a
distintos agentes que forman parte del proceso (fabricantes, aseguradoras, pacientes, profesionales sanitarios
y los comités asesores — WAR-CG y ACP). Es también responsable de la realizacion del Horizon Scan, y de la
sugerencia de candidatos al lock procedure®”*.
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Comité Asesor Cientifico (WAR)

EIWAR ofrece asesoramiento cientifico acerca de la gestion de los “paquetes sanitarios basicos”. Esta compuesto
de un maximo de 50 expertos independientes, incluidos médicos, cientificos, investigadores, economistas de
la salud, farmacéuticos y asesores politicos del sector sanitario. Dentro del WAR, existen 4 comités de trabajo
independientes, de los cuales, el mas importante es el Comité de Medicamentos (CG), que estd compuesto por
20 miembros de distintos perfiles (medicina general y especializada, economistas de la salud, farmacéuticos y
consultores del ZIN), se reline mensualmente con el WAR y participa en todos los procesos de evaluacion, como
principal asesor técnico en los temas relacionados a medicamentos®*’.

Comité Asesor del “paquete sanitario basico” (ACP)

El ACP asesora al consejo directivo del ZIN sobre las recomendaciones propuestas acerca del “paquete sanitario
bdsico’. Analiza estas recomendaciones basdndose en cuatro criterios (necesidad, efectividad, coste-efectividad,
y viabilidad) y en umbrales de coste-efectividad determinados (ver evaluacion econémica), determinando si los
resultados de la evaluacion del ZIN seran socialmente deseables desde la perspectiva de los distintos agentes
del sector®®'.

Esta compuesto por 11 miembros con experiencia en el campo de la seguridad social, la atencion sanitaria y
los seguros, la ética, la toma de decisiones sanitaria, la evaluacion de tecnologias de la salud, la administracion
publicay la perspectiva del paciente®?,

Autoridad Sanitaria Holandesa (NZa)

La NZa ("Nederlandse Zorgautoriteit”) tiene la tarea de regular el mercado y supervisar a las aseguradoras y
proveedores sanitarios, a través de distintas actividades, como por ejemplo garantizar que todas las aseguradoras
aceptan a cualquier ciudadano, independientemente de su edad, estado de salud o antecedentes; o que las
aseguradoras ofrezcan el “paquete sanitario basico” a sus asegurados®**.

Autoridad Holandesa para Consumidores y Mercado (ACM)

La ACM ("Authorities for Consumers and Markets”) estd a cargo de la supervision de la competencia en el
mercado holandés, y una de sus responsabilidades incluye el sector sanitario, para el cual la institucion tiene
un departamento especifico. Parte del trabajo relacionado con esta supervision consiste en la publicacion de
documentos de trabajo vy la realizacion de investigaciones sectoriales, indicando posibles desequilibrios en el
sistema de precios (precios excesivos), o informando sobre la posibilidad de reducciones de gastos a través de
compras colectivas de medicamentos, entre otros®***¥,

Documentacion

La documentacion exigida para la evaluacion y toma de decisiones acerca de la inclusion de medicamentos en
el “paquete sanitario basico” depende del tipo de solicitud, pero, en general, suele incluir un analisis clinico, una
evaluacion econdmica (en aguellos casos en los que el medicamento demuestra superioridad clinica sobre los
comparadores) y una estimacion del impacto presupuestario®®®. A continuacion, detallamos lo que se pide en
cada uno de estos analisis.

155



EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

Clinica

El documento con el andlisis clinico debe incluir datos relacionados con el farmaco, la enfermedad vy los
resultados de eficacia y sequridad®*®:

® Descripcion del farmaco: nombre, indicacion y estado actual de registro y financiacion
@ Introduccion: causa, sintomas, prevalencia, gravedad y tratamiento de la enfermedad
® Metodologia: comparador, busqueda de la literatura, ensayos clinicos relevantes
® Valor terapéutico

O Variables elegidas

O Variables excluidas

© Resultados de eficacia: variables primarias y secundarias

O Resultados de seguridad: efectos adversos

© Resultados de la practica clinica habitual

O Aplicabilidad: grupos a los que va dirigido el medicamento, contraindicaciones, interacciones,
advertencias y precauciones

© Conveniencia: frecuencia, tiempo y forma de administracion, envasado
@ Conclusion
Econdémica

El analisis econdmico debe incluir informacién sobre las decisiones de precio y reembolso en otros paises, un
apartado metodoldgico, seguido de los resultados y las conclusiones del anélisis®’:

® Introduccioén: indicacidn, epidemiologia (incluyendo subgrupos), evaluaciones realizadas en otros paises,
objetivo del andlisis

® Metodologia
© Poblacién
O Intervencion
© Comparador
O Variables de resultado
© Horizonte temporal

© Supuestos: perspectiva, tasas de descuento, etc.
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© Revision de la literatura
O Modeloy pardmetros: estructura (Markov, arbol de decisién), pardmetros (costes, utilidad, probabilidades)
O Validacion interna / externa
© Andlisis de sensibilidad
® Resultados
O Carga de la enfermedad
O Efectividad incremental
O Coste incremental
O Ratio de coste-efectividad incremental
O Resultados del analisis de sensibilidad

® Discusion y conclusion

Evaluacion clinica

La evaluacion clinica se basa en si un farmaco cumple con los criterios establecidos por la investigacion y
practica clinica. Solo los farmacos considerados eficaces pueden introducirse en el “paguete sanitario basico’.
A continuacion, detallamos los principales elementos considerados en estas evaluaciones®*.

Eficacia relativa

Para determinar si un farmaco cumple con los criterios establecidos por la investigacion y practica clinica, el ZIN
evalla si la relacion riesgo-beneficio de un nuevo tratamiento genera valor afiadido al paciente, en comparacion
con el tratamiento habitual. Dicho de otra manera, se preguntan si el beneficio neto del nuevo tratamiento es
relevante y suficientemente alto en comparacion con los demas tratamientos, y si pueden estar suficientemente
seguros que este valor realmente se generard en la practica clinica®®.

Medicina basada en evidencia (MBE)
El ZIN analiza la calidad de la evidencia y la estructura utilizada en la generacion de la misma®*®.

® Evaluacién integrada de los elementos de investigacion y practica clinica: no solamente se utilizan los
aspectos cientificos en la evaluaci 6n (p.ej. ensayos clinicos), sino también la experiencia de los pacientes
y profesionales sanitarios en la practica clinica (usuarios). Por ello, consultan con todos estos agentes en
todos los procesos de determinacion de valor.

©® Evidencia apropiada: a la hora de determinar el valor del analisis priorizan la evidencia mas relevante y
valida, como los ensayos aleatorizados frente a estudios observacionales.
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® Estructura del analisis:

O Determinacion del PICOT: poblacién, intervencion, comparador, variables relevantes y tiempo minimo
de seguimiento necesario.

©O Determinacion de las diferencias minimas clinicamente relevantes exigidas.
© Determinacion del perfil de evidencia apropiado al analisis.

© Evaluacion de la calidad de la evidencia, para cada variable, a través de la metodologia GRADE, donde
‘alta calidad” representa un alto grado de confianza en las estimaciones de los resultados de la
intervencion.

O Realizacion de las recomendaciones y conclusiones, es decir, si el farmaco tiene igual o mayor valor
afiadido que el comparador, y presentando argumentos basados en 4 bloques: (1) riesgo-beneficio de
la intervencion; (2) calidad de la evidencia; (3) abordaje apropiado para la generacién de la evidencia; (4)
opiniones de profesionales y pacientes.

Criterios

Los criterios utilizados en la evaluacion clinica son los que se detallan a continuacion®*:

©® Beneficios terapéuticos: basados en variables clinicamente relevantes (con preferencia a las finales
frente a las intermedias), comparadas con los tratamientos existentes en las mismas poblaciones (son
preferibles las comparaciones directas).

©® Eventos adversos: eventos adversos graves, comunes, inesperados y discontinuaciones de tratamiento.
El grado de laxitud aplicado a la evaluacion de los eventos adversos esta correlacionado con la gravedad
de la enfermedad.

@ Practicaclinica:medicamentosquehayansidoutilizadospormasde 3afios,enmasde20.000pacientes/afios
(enfermedades cronicas), o que hayan sido prescritos mas de 100.000 veces (enfermedades no
cronicas) pueden aportar datos de la practica clinica habitual, aumentando asi la confianza con relacion
a los resultados observados en los ensayos clinicos.

©® Aplicabilidad: la aplicabilidad de un medicamento es limitada si no puede administrarse a un grupo
relevantes de pacientes que padecen una enfermedad. Se compara la aplicabilidad de la intervencion con
el comparador, dando preferencia a los que tienen mayor aplicabilidad.

® Conveniencia: para que este criterio sea considerado, las ventajas en conveniencia (frecuencia, via de
administracion, tiempo de administracion, sabor, envase, etc.) tienen que considerarse como mejoras
clinicas significativas.

Evaluacion economica
Parametros del caso de referencia

Todas las evaluaciones econémicas deben cumplir con al menos lo que se denomina “caso de referencia’, para
permitir la comparabilidad entre distintos analisis realizados en Paises Bajos. Se permiten desviaciones en relacion
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con el “caso de referencia’, siempre y cuando estén bien explicadas y fundamentadas (por ejemplo, la utilizacion
de coste-eficacia), sin embargo, no se autorizan andlisis alternativos en sustitucion al caso de referencia. A
continuacion, detallamos los parémetros incluidos en el “caso de referencia” de las evaluaciones econdmicas™:

® Horizonte temporal: priorizar la utilizacion de toda la vida del paciente. Se permite la utilizacion de otros
horizontes temporales, siempre que se argumente el motivo.

® Perspectiva: social, sin embargo, se pueden desglosar los resultados basandose en otras perspectivas,
como la del sector sanitario, del paciente, etc.

® PICOT (pacientes, intervencién, comparadores, variables de resultado, horizonte temporal): preferencia por los
analisis cuyo PICOT se determina basandose en consultas con agentes relevantes del sistema. En aquellos casos
en los que el ZIN solicita la evaluacion econdmica, es obligatorio definir el PICOT conjuntamente con el ZIN.

® Tipo de evaluacién econémica: Coste-utilidad, pues permite comparaciones de los resultados en
diferentes tipos de enfermedad.

@ Costes: se requiere |a utilizacion de la metodologia elaborada por Drummond (2015)**", que incluye todos

los costes directos (sanitarios y no sanitarios) e indirectos. Para cuantificar las pérdidas de productividad,
se debe utilizar la metodologia del coste de friccion.

® Eficacia: En los estudios empiricos, se deben utilizar datos de los ensayos clinicos. Para los estudios
basados en modelos, la recogida de datos debe basarse en una revision sistematica de la literatura,
priorizando los ensayos clinicos aleatorizados y las comparaciones directas.

® Utilidad: medida a través de los Afios de Vida Ajustados por Calidad (AVAC). Como minimo, se espera la
utilizacion del EQ-5D-5L con valores normativos basados en la poblacion holandesa.

© Tasas de descuento: para costes, se utiliza 4%, y para los resultados en salud, el 1,5%.

©® Presentacion de los resultados: se deben presentar los costes y resultados en salud totales e
incrementales, ademas de la ratio de coste-utilidad incrementales.

® Incertidumbre y andlisis de sensibilidad: se deben utilizar andlisis de sensibilidad univariante (Diagrama
Tornado), probabilistico (plano coste-efectividad y curva de aceptabilidad de coste-efectividad) y andlisis
de escenarios (tablas).

Participacion del paciente y de las sociedades cientificas

Mas alla de la participacion en los organismos ya citada, dentro del proceso de evaluacion de medicamentos,
los pacientes y las sociedades cientificas tienen un protagonismo limitado, que se establece a partir de los
comentarios que hacen los unos y los otros a los borradores de informes de los diferentes comités de evaluacion,
tanto para medicamentos del ambito hospitalario como ambulatorio.

Elementos de decision de P&R
Criterios considerados

Las decisiones de inclusion de medicamentos en el “paquete sanitario basico’ se basan en los siguientes cuatro
criterios principales®*:
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® Necesidad: consideran si la enfermedad es grave, basandose en la carga de la enfermedad y los AVAC
perdidos.

® Efectividad: es un criterio determinante del analisis ya que, si el medicamento no es considerado efectivo,
no se evalla ninguno de los tres criterios adicionales. Considerar si existe evidencia suficiente sobre la
efectividad del tratamiento no siempre es un proceso sencillo, ya que, en muchos casos, la evidencia
minima exigida no esta disponible, como, por ejemplo, en los casos de las enfermedades raras.

©® Coste-efectividad: consideran silaratio entre costesy beneficios del tratamiento es razonable o aceptable.
Argumentan que una de las consecuencias de la financiacion de farmacos no coste-efectivos es el coste
de oportunidad de no financiar otros tratamientos.

@ Viabilidad: consideran si la inclusion del medicamento es viable en la practica, es decir, que los costes del
tratamiento sean suficientemente altos en el sentido de no permitir que un paciente pueda pagar por ello,
y no tan altos, en el sentido de que la sociedad pueda asumir estos costes.

La integracion de los argumentos sociales

En la fase relacionada con la discusién de las consecuencias sociales de una recomendacion entre el ZIN y
el ACP, se utiliza un proceso que integra el andlisis de decisién multi-criterio (MCDA) y de “accountability for
reasonableness” (rendicion de cuentas / justificacion de accién responsable)®*®. En este proceso, se ponderan
los argumentos obtenidos de las fases anteriores (evaluacion preliminar y evaluacion formal), y se determina la
contribucion de cada argumento dentro del contexto de evaluacion del ZIN. Partiendo de una situacion inicial
(favorable / desfavorable), cada argumento puede contribuir de manera positiva o negativa, y ser considerado
como un argumento fuerte o no tan fuerte. Algunos de estos argumentos estan relacionados con la justicia, la
equidad y la igualdad **%.

Esto se hace para estructurar el debate social y encuadrarlo de manera trasparente en el proceso de evaluacion
formal. Ademas, sirve para priorizar, de una manera sistematica, los criterios que son conflictivos entre si,
indicando el consenso existente entre las partes involucradas, y centrando la discusion en los argumentos para
los que no hay consenso entre los participantes del proceso de asesoramiento®*?.

Sistema de precios de referencia internacionales

La Ley de Precios de Medicamentos de Paises Bajos determina los precios maximos permitidos en el pais en
base a la media aritmética del precio de cuatro paises: Noruega, Bélgica, Francia y el Reino Unido. Inicialmente,
Alemania era uno de estos 4 paises de referencia, que fue sustituido por Noruega en 2019, ya que el Ministerio
de Salud consideraba que los precios aplicados en Alemania eran muy altos®***#,

Umbral coste-utilidad

Los umbrales de coste-utilidad utilizados como parametros para las decisiones de inclusion de medicamentos
no son condicionantes, por lo que pueden existir situaciones en las que farmacos con resultados de coste-
efectividad desfavorables sean incluidos en el “paquete sanitario basico’, y situaciones en las que farmacos con
resultados favorables no sean incluidos. Los umbrales oficiales de coste-utilidad de referencia utilizados en el
proceso de decision se basan en rangos de carga de la enfermedad (Tabla 27)***.
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I 7ABLA 27: Umbrales de coste-utilidad utilizados en los procesos de decision de inclusion de medicamentos

CARGA DE LA ENFERMEDAD* UMBRALES DE COSTE EFECTIVIDAD

De 0,10 0,40 Hasta 20.000€ por AVAC ganado
Entre 0,41y 0,70 Hasta 50.000€ por AVAC ganado
Entre 0,71y 1,00 Hasta 80.000€ por AVAC ganado

Notas: AVAC: Afios de Vida Ajustados por Calidad. (*) calculada segun el método proportional shortfall,
que divide los AVAC de un paciente que padece la enfermedad entre los AVAC totales de una persona
sana del mismo grupo de edad™ .

Fuente: Zwaap (201 5)345

Impacto presupuestario

En la determinacion del precio de los medicamentos en Paises Bajos se tiene en cuenta el impacto financiero
gue supone la entrada del medicamento en el pais. El dossier de impacto presupuestario que envia la empresa
para la evaluacion del farmaco debe incluir los siguientes elementos®’:

® Introduccién: indicacién y ubicacion en el algoritmo de tratamiento, basado en las guias de practica
clinica holandesas.

©® Fundamentos del analisis: nimero de pacientes actuales y a 3 afios, penetracion de mercado esperada,
riesgo de uso fuera de indicacion, tratamientos actuales, datos para estimar el coste anual por paciente
(frecuencia, adherencia, etc.), principales supuestos utilizados

©® Analisis del impacto presupuestario: estimacion de las consecuencias financieras de la implementacion
del farmaco a 3 afios (desglose anual), basandose en los costes de los tratamientos actuales, del nuevo
farmaco y de la diferencia en costes.

® Conclusiones

Acuerdos de financiacion y su seguimiento

Entre 2006y 2012, Paises Bajos aplicd un proceso sistematico de financiacion basado en el pago por resultados
para medicamentos considerados de alto impacto financiero, que incluia 4 afios de financiacién basados en la
obligatoriedad del desarrollo de evidencia adicional por parte de los fabricantes. Los medicamentos incluidos
en este proceso debian cumplir 3 criterios: (1) suponer un impacto presupuestario superior a 2,5 M€/afo; (2)
demostrar un valor terapéutico superior al de las alternativas existentes y (3) tener una propuesta bien definida
de variables relevantes para demostrar su uso apropiado y coste-efectividad en la practica clinica habitual®*.

Tras estos 4 afios, el ZIN realizaba la reevaluacion del medicamento en torno a su eficacia, coste-efectividad e
impacto presupuestario y, como parte final del proceso, el ACP y el ZIN realizaban una evaluacion basada en
los cuatro criterios de financiacion utilizados (necesidad, , efectividad, coste-efectividad y viabilidad) y en las
consecuencias sociales de mantener a este medicamento en el “paquete sanitario basico”**®.

En ese periodo, se planted la participacion de 49 medicamentos en el proceso, de los cuales 24 fueron excluidos
en la evaluacion inicial (t=0) por no cumplir con uno de los 3 criterios necesarios. De los 25 medicamentos
incluidos, solo hay informacion disponible sobre el final del proceso para 12 de ellos. Cinco medicamentos
(40% de los 12) no reportaron evidencia cientifica suficiente como para sacar conclusiones acerca de su
coste-efectividad. Para 4 de los 7 medicamentos con suficiente informacion, las ratios de coste-efectividad
incremental superaban el umbral de 80.000€ por AVAC**.
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Actualmente, la principal formula de financiacion utilizada por el gobierno holandés parece ser la realizacion
de negociaciones con los proveedores acerca de descuentos en los precios acordados, con el objetivo de
equilibrar el presupuesto, o lograr que los medicamentos incluidos se mantengan dentro de los umbrales de
coste-efectividad fijados. Uno de estos ejemplos es Yescarta®, cuya recomendacion del ZIN fue la de negociar
un descuento del 5% en su precio para poder mantenerlo dentro del umbral de 80.000€ por AVAC, tras la
evaluacion de sus resultados en la préctica clinica habitual, 51 meses después de su inclusion®’.

El ZIN también puede recomendar al Ministerio de Salud la realizacion de acuerdos basados en resultados,
segun el nivel de evidencia presentado y la certidumbre de los resultados de coste-efectividad. Este es el caso de
Zynteglo®, cuya recomendacion incluye por un lado un descuento del 39% para que se considere coste-efectivo
y por otro la realizacién de un acuerdo basado en resultados, con una reevaluacion de su coste-efectividad en la
practica clinica real tras un periodo de 5 afios®".

Financiacion condicionada

Algunos medicamentos pueden incluirse en el proceso de financiacién condicionada siempre que cumplan
con cinco criterios: (1) haber recibido autorizacién de comercializacion condicional o excepcional por parte
de la EMA, o una designacién como medicamento huérfano; (2) que el tratamiento esté indicado para una
necesidad no cubierta; (3) que la empresa que solicite la financiacion sea el detentor de la autorizacién de
comercializacion, y que las instituciones que coparticipan de la solicitud sean independientes; (4) que el ZIN
considere plausible que los datos aportados por el estudio incluido en el dossier puedan demostrar que el
medicamento pueda incluirse en el “paquete sanitario basico” y (5) que el ZIN considere que, en los proximos 7
a 14 afios, el medicamento incluido pueda aportar datos suficientes que permitan una inclusion definitiva en el
“paquete sanitario basico™*".

Los detentores de una autorizacion de comercializacion pueden solicitar la financiacién antes de que se inicie el
proceso de financiacion habitual del ZIN, o tras una negativa de un proceso de evaluacion por parte del ZIN. En
2019, el gobierno puso a disposicion 24,2 millones de euros de presupuesto para la financiacion de farmacos
dentro de esta categoria. Una vez alcanzada esta cuantia, los solicitantes entraban en una lista de espera. El
fondo destinado a estos farmacos fue de 25,5 M€ en 2020 y de 26,8 M€ en 2021. A través de este mecanismo,
el gobierno espera poder incluir entre 2 y 3 farmacos anualmente en el “paquete sanitario basico™*.

El ZIN desarrollé un programa denominado de “atencién sanitaria apropiada”, con el fin de evaluar el grado de
utilizacion de los medicamentos, servicios y productos sanitarios incluidos en el “paquete sanitario basico’,
identificando y reduciendo las ineficacias del sistema, mejorando la calidad de la atencion, aumentando las
ganancias en salud y reduciendo costes innecesarios. Esta evaluacion se realiza de manera sistematica para
algunas enfermedades®**.

El proceso se realiza en cuatro fases: seleccion, analisis en profundidad, implementacion y monitorizacion/
evaluacion. En la fase de seleccion, se analiza el proceso de atencién sanitaria de cualquier enfermedad
seleccionada, indicando cuales son las variables a incluir en la siguiente fase (analisis en profundidad), en la que
se determinan puntos de mejora en esta atencion, basandose en analisis adicionales de resultados en la practica
clinica habitual, revisiones sistematicas o nuevos ensayos clinicos publicados. La tercera fase consiste en la
implementacion de estas mejoras por parte de los proveedores sanitarios. En la cuarta fase de monitorizacion o
evaluacion, se evaluan los resultados de estos cambios, proponiendo nuevas modificaciones en aquellos casos
donde se considere que hay margen de mejora®**.
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Los elementos utilizados en la evaluacion de la atencion sanitaria apropiada son el conocimiento sobre la
atencion, su aplicacién en la practica clinica habitual, las variables de resultado necesarias para la evaluacién
de los procesos, la efectividad de un tratamiento, su coste-efectividad, y si atiende a los criterios de necesidad
y viabilidad. Las fuentes de datos utilizadas en estas evaluaciones son, en general, bases de datos de las
aseguradoras (“claim data”) y registros®.

A este respecto, conviene dar una descripcidn general de los registros sanitarios en el pais, existentes y en fase

de desarrollo®**:

©® EllInstituto Holandés de Auditoria Clinica es una organizacion responsable del desarrollo y mantenimiento
de 22 registros de distintas enfermedades.

® PHARMO, una organizacion de investigacion independiente holandesa mantiene una red de bases de
datos que contiene informacion de mas de 4 millones (25%) de habitantes, y 10 afios.

® La fundacién “Health RI" esta desarrollando, en colaboracién con mas de 70 organizaciones, una
infraestructura de datos a nivel nacional, con el objetivo de convertirse en una plataforma Unica de datos
sanitarios.

® El ZIN estad desarrollando un proyecto denominado “Control de Registros de Medicamentos de Alto
Coste”, que consiste en la elaboracion de una metodologia estandar para la implementacion de registros
sanitarios.

..A DESTACAR EN PAISES BAJOS

v Integracion sistematica de elementos sociales en las decisiones
v’ Participacion de agentes relevantes durante todo el proceso

v’ Desarrollo de un piloto para agilizar el acceso a terapias innovadoras, a través de evaluaciones
paralelas

v Trasparencia en el proceso y en los criterios utilizados en las decisiones
v Utilizacién de umbrales de coste-utilidad segun carga de la enfermedad

v Utilizacion de un proceso que integra el MCDA y el “accountability for reasonableness” en la fase
de determinacion de las consecuencias sociales

v Implementacidn de un programa sistematico (4 fases) de re-evaluacién de la eficiencia del sistema
sanitario (incluyendo medicamentos)
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B, I PORTUGAL

En Portugal, los procesos de evaluacion y financiacion de medicamentos se rigen por las normas del Sistema
Nacional de Evaluacion de Tecnologias Sanitarias (SINATS), creado en 2015 a través del Decreto Ley N°
97/2015, de 1 de junio®*. Toda la gestion del SINATS se realiza por la Autoridad Nacional de Medicamentos y
Productos Sanitarios (INFARMED), que esta subordinada al Ministerio de Sanidad®*°. El proceso de financiacion
de cualquier medicamento en Portugal empieza con la obtencién de una autorizacion de comercializacion (AIM,
por sus siglas en portugués) por parte de INFARMED o de la Comisién Europea. Para la obtencién de esta
autorizacion, se tienen en cuenta criterios de calidad, eficacia y seguridad®®.

Agentes y proceso

Segun las normas establecidas por el SINATS, la determinacion del valor de los medicamentos se debe realizar a lo
largo de su ciclo de vida y no solo en el momento de su introduccion en el mercado. Este ciclo de vida se refleja en tres
etapas, que son la “evaluacion ex ante”, la “decision de financiacion / contrato”, y la “evaluacion ex post” (Figura 47)°.

I FIGURA 47. Proceso de evaluacion y financiacion de las tecnologias sanitarias en Portugal
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La evaluacion ex ante se constituye de cuatro elementos, que son la evaluacion técnica, la evaluacion clinica,
la evaluacion econdmica y el debate realizado entre los promotores y el Comité de Evaluacion de Tecnologias
Sanitarias®™®. Las evaluaciones clinica y econdmica (ex ante) se realizan por el Comité de Evaluacion de
Tecnologias Sanitarias (CATS), que es un érgano consultivo independiente de INFARMED, y por la Direccion de
Evaluacion de Tecnologias Sanitarias (DATS), de INFARMED?*®.

En la siguiente etapa (financiacion / contrato) se toman decisiones acerca de la financiacion / no financiacion (en
el caso de medicamentos dispensados en farmacia) o de utilizacion / no utilizacién (en el caso de medicamentos
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de uso hospitalario), que se sigue de un proceso de negociacion y elaboracion de contrato, que puede incluir
condiciones como precios maximos, limites de gasto para el SNS, riesgos compartidos segun datos de la
practica clinica habitual, condiciones de utilizacion (indicacién, poblacion, etc.), y la monitorizacién o estudios
adicionales posteriores a su introduccion al mercado®®. Las negociaciones y recomendaciones de financiacion
se realizan por el Consejo Directivo (CD) de INFARMED, juntamente con el DATS. La decision de financiacion la
realiza el Ministerio de Sanidad®*°.

La monitorizacién de la relacion riesgo-beneficio en la practica clinica real (etapa ex post), se realiza a través del
Sistema de Informacién para la Evaluacion de Tecnologias Sanitarias (SIATS, por sus siglas en portugués), que
recoge la informacién necesaria para las reevaluaciones de coste-efectividad relacionadas con la financiacion
de los medicamentos (dispensados en farmacia) o utilizacion de los mismos (medicacién hospitalaria),
posteriormente a su financiacion®®. Las reevaluaciones y recomendaciones son realizadas por el CATS/DATS,
y las decisiones las toma el Ministerio de Sanidad®*.

A continuacion, detallamos las competencias de los tres principales agentes involucrados en el proceso de
evaluacion y financiacion de medicamentos en Portugal (CATS, DATS y CD).

Comité de Evaluacion de Tecnologias Sanitarias (CATS)

El CATS es un comité especializado que generalmente se encarga de emitir opiniones y recomendaciones,
evaluar estudios de evaluacion econdmica y proponer medidas adecuadas a los intereses de la salud publica y
del Servicio Nacional de Salud en relacion con las tecnologias, en el ambito de SINATS. Es un érgano cientifico
gue no depende de INFARMED, y que actua de enlace con la DATS en la evaluacion farmacoterapéutica y
farmacoecondmica de los procesos de reembolso. Estd formada por un presidente, dos vice presidentes y mas
de 150 miembros, que tienen un papel consultivo, aportando valor a las evaluaciones a través de sus perfiles de
clinicos de distintas especialidades, economistas, farmacéuticos e investigadores®’ ¢,

Direccion de Evaluacion de Tecnologias Sanitarias (DATS) de INFARMED

La DATS, de INFARMED, tiene como principales atribuciones (i) asegurar la gestion del SINATS y del SIATS,; (ii)
gestionar el proceso de evaluacion, financiacién y decision de precio y reembolso de las tecnologias sanitarias;
(iii) realizar la identificacion prospectiva de innovaciones en tecnologia sanitaria y evaluar su posible impacto
en la salud publica y en el Servicio Nacional de Salud (Horizon Scanning); (iv) asegurar la ejecucién de politicas
de control y evaluacion de mercado de tecnologias sanitarias, con especial énfasis en las subvencionadas;
(v) realizar evaluaciones periddicas del desempefio del sistema de evaluacién de tecnologias sanitarias;
(vi) monitorizar la evolucion de los precios de las tecnologias sanitarias; y (vii) colaborar en actividades de
asesoramiento cientifico y normativo. La DATS estd compuesta actualmente por una directora (farmacéutica, y
doctora en salud publica con especializacion en economia de la salud) y unos 25 miembros®®’.

Consejo Directivo (CD) de INFARMED

AICD de INFARMED compete, entre otras atribuciones, las de (i) ejercer actividades de reglamentacion, supervision
y seguimiento de la actividad de las entidades participantes del SINATS; (ii) regular y autorizar los precios de
los medicamentos financiados por el SNS; (iii) autorizar la realizacion de ensayos clinicos con medicamentos y
verificar el cumplimiento de las buenas practicas clinicas; y (iv) ordenar la retirada de medicamentos del mercado;
(v) decidir sobre las solicitudes de valoracion ex ante de valor terapéutico y econdmico de medicamentos. Esta
compuesto por un presidente, un vicepresidente y una vocal**?,
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Tras la solicitud de inicio del proceso de financiacion, INFARMED tendra 20 dias para solicitar informacion
adicional que considere necesaria para el proceso. En este caso, el solicitante tiene 10 dias para enviar
documentacion o aclaraciones adicionales®®* %,

Los plazos establecidos para una decision de financiacion, por el articulo 11 de la Portaria N°195-A/2015, de 30
de junio, y modificada por la Portaria N° 270/2017, de 12 de septiembre, son de 30 dias para los medicamentos
genéricos y biosimilares; 79 dias para nuevas indicaciones de medicamentos no genéricos ya financiados por
el sistema, y de 180 dias para los medicamentos no genéricos que todavia no disponen de financiacién®®**%.

En el portal de la trasparencia del Ministerio de Sanidad se divulgan los datos hasta 2017 de los tiempos medios
para una decision de financiacion®®®. Desde el establecimiento de los plazos maximos en el proceso, el tiempo
medio de una decision de financiacion se redujo en un 60% (Figura 48). La proporcion de genéricos pasé del 99%
en 2012 al 88% en 2014, y oscil6 entre 86% y 88% en 2015-2016.

I FIGURA 48. Tiempos para la decision de financiacion de medicamentos en Portugal, promedio de 12 meses
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Fuente: Ministerio de Sanidad de Portugal (2021)3'"6

Enlapaginaweb de INFARMED también se publicaninformes conindicadores de actividad®®”. En el Gltimo informe
publicado a afio completo (2019), se realiza un seguimiento del cumplimiento de los plazos establecidos, que
indica que, para los medicamentos biosimilares y genéricos, se cumplieron el 80-85% de los plazos indicados,
mientras que para nuevas indicaciones de un mismo farmaco, solo se cumplieron un 50% de los plazos, y para
nuevos medicamentos, el 38% de los plazos establecidos®®.

Documentacion

Los elementos incluidos en la documentacion exigida al laboratorio promotor dependen de la “propuesta inicial”
realizada por el Grupo de Evaluacion de la Evidencia asignado por el CATS para cada proceso, por lo tanto,
no estan preestablecidos. En la propuesta, el CATS incluira cuales son las medidas de eficacia y seguridad
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necesarias; las subpoblaciones y subindicaciones para las cuales requieren evidencia; los comparadores que
deben ser incluidos, y los andlisis estadisticos necesarios®*”

Evaluacion clinica

La evaluacion clinica del medicamento se realiza a nivel nacional (centralizado) por el Grupo de Evaluacion de la
Evidencia del CATS, y tiene en cuenta los siguientes criterios®®:

1. Medidas de eficacia y seguridad
a. Eficacia: mortalidad, morbilidad, efecto clinico
b. Esperanza de vida
c. Calidad de vida relacionada con la salud
d. Duracion media de la enfermedad
e. Medidas de seguridad (efectos adversos, etc.)
f. Otras medidas (utilizacién de recursos, como hospitalizaciones y visitas médicas)
2. Incertidumbre sobre los resultados presentados (resultados en subgrupos u otras indicaciones, etc.)

3. Relacion entre los resultados presentados y la probabilidad de que se demuestren también en la practica
clinica habitual (heterogeneidad de la poblacién en la préctica clinica habitual vs. la poblacion de los
ensayos clinicos, como por ejemplo la presencia de comorbilidades, de factores como sexo, edad)

4. Evaluacion beneficio-riesgo (basada en las medidas de eficacia y seguridad)

a. En el caso de variables subrogadas, se debe presentar su posible relacién con el resultado final, basada,
si posible, en revisiones sistematicas y metaanalisis

b. Los resultados presentados de eventos adversos deben enfocarse en los que son relevantes, como
aquellos que puedan influir de manera importante en la relacion beneficio-riesgo; incluyen mortalidad,
morbilidad grave, o una diferencia notable en calidad de vida; oscilan sustancialmente entre farmacos
con el mismo beneficio, etc.

5. Evaluacion de la calidad de la evidencia por cada variable de resultado, utilizando la metodologia GRADE.
Determinacion del valor clinico frente a alternativas existentes

En elinforme emitido de evaluacién clinica por el CATS, que sirve de base para latoma de decision de financiacion,
se incluye, por un lado, si el medicamento aporta un beneficio clinico adicional, y por otro, la extension de dicho
beneficio, siempre en relacion con el riesgo existente. Esto se hace para cada variable analizada®”’.

En la determinacion del valor existente, estos se clasifican en: (i) prueba, indicacion o sugerencia de valor afiadido
en relacion al comparador; (i) prueba, indicacién o sugerencia de equivalencia en relacion al comparador; (iii)
prueba, indicacion o sugerencia de inferioridad en relaciéon al comparador, donde prueba se refiere al nivel mas
alto de evidencia posible; y sugerencia, al nivel mas bajo*®’.
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La extension del valor terapéutico se clasifica en cuatro categorias: (i) valor terapéutico afiadido “mayor”; (ii)
valor terapéutico afiadido “moderado”; (iii) valor terapéutico afiadido “menor”; (iv) valor terapéutico afiadido “no
cuantificable”®.

El resultado de la evaluacion clinica se publica junto con el de la evaluacion econdmica y de la decision de
financiacion en la pagina web de INFARMED, e incluyen datos relacionados con la epidemiologia, las tecnologias
existentes, los comparadores seleccionados en la evaluacion, los principales datos de la evaluacion clinica y
econdmica y las conclusiones®%*’",

Evaluacion econdomica

Para las situaciones en las que exista una demostracion técnico-cientifica de valor afiadido o equivalencia
para las indicaciones, la solicitud de financiacion requiere una evaluacion econdmica, que sigue los principios
descritos a continuacion®’%?7*:

® Principios de evaluacion: Identificar los resultados entérminos de ventajas econémicas de las tecnologias
sanitarias, para informar en el proceso de decision de precio y reembolso. La evidencia econémica se
evalla teniendo en cuenta su adecuacion, alcance y calidad.

® Comparadores:Laevaluaciénecondémicadebecompararlanuevatecnologiacontodaslasdemasopciones
relevantes para el tratamiento de la enfermedad, definida dentro de la evaluacion farmacoterapéutica y
contenida en la recomendacién farmacoterapéutica del CATS.

® Poblacién y subgrupos: La evaluacion econémica debe analizar el uso de la nueva tecnologia en toda la
poblaciéndianay enlos subgrupos relevantes, definidos en el alcance de la evaluacién farmacoterapéutica
e incluidos en la recomendacion farmacoterapéutica del CATS.

©® Efecto terapéutico: La evaluacion econémica debe basarse en una evaluacion de todas las medidas de
eficacia contenidas en la recomendacion farmacoterapéutica del CATS. Sin embargo, es posible que se
necesiten métodos y requisitos adicionales para evaluar la ventaja econdmica de la tecnologia.

©® Horizonte temporal: El horizonte temporal utilizado en el modelo coste-efectividad debe ser lo
suficientemente largo para incluir todas las diferencias importantes en las tecnologias que se comparan,
en términos de costes y consecuencias.

® Técnicas de andlisis: Se recomienda que se realicen estudios de coste-efectividad con las consecuencias
expresadas en términos de Afios de Vida Ajustados por Calidad (AVAC). Las consecuencias para la
salud no deben expresarse en términos monetarios. Se permite la minimizacion de costes cuando los
resultados terapéuticos de los comparadores sean equivalentes®’*

® Perspectiva: La perspectiva de los costes debe ser la del Servicio Nacional de Salud (SNS). La perspectiva
de las consecuencias debe considerar todos los efectos sobre la salud de los pacientes actuales.

@ Identificacion, medicion y valoracién de los costes: Se deben identificar todos los recursos de salud
relevantes para el andlisis. Se debe proporcionar informacién separada y detallada sobre los recursos de
salud utilizados (medidos en unidades fisicas) y como se valoran (precios unitarios o costes).

©® Medicion y valoracidn de los efectos en salud: El EQ-5D-5L es el instrumento preferido para evaluar la
calidad de vida relacionada con la salud.
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©® Disefo y modelos utilizados en los estudios: El estudio debe incluir una descripcion completa de como
el modelo utilizado refleja el curso natural de la enfermedad y el impacto del tratamiento o tratamientos
en la enfermedad, los resultados de salud y los costes. El enfoque elegido para el modelado siempre debe
estar justificado. Si es posible y razonable aplicar diferentes enfoques, es preferible implementar el mas
simple.

©® Evidencia y supuestos relacionados con otros aspectos del modelo: La evidencia subyacente a los
parametros y supuestos debe identificarse mediante un proceso sistematico y explicito, teniendo en
cuenta la calidad de cada fuente y su adecuacion al contexto de la asistencia sanitaria en Portugal.

® Informacién con base enla opinion de expertos: Cuando no exista evidencia empirica sobre un parametro
de interés, o su representatividad en el contexto de la poblacién objetivo sea cuestionable, se debe recurrir
a la opinion de expertos.

©® Analisis cuantitativo de datos primarios para respaldar la modelizacién: Los andlisis estadisticos
realizados para respaldar los parametros del modelo que no estén completamente publicados en la
literatura revisada por pares deben documentarse en un anexo estadistico.

® Incertidumbre en la decision e identificacion de la necesidad de evidencia adicional: Las incertidumbres
parametrizadas y no parametrizadas deben evaluarse sistematicamente y caracterizarse explicitamente,
mediante analisis de sensibilidad y analisis de escenarios.

® Validacion: La validacion debe centrarse en todos los elementos del desarrollo del modelo y dilucidar el
método de transposicion y generalizacion de las predicciones del modelo al contexto portugués.

© Tasa de descuento: Todos los costes y consecuencias se deben actualizar a una tasa de descuento del 4%.

©® Presentacion y resultados de coste-efectividad: Las intervenciones deben evaluarse mediante un
analisis incremental completo.

@ Incertidumbre y recopilacién de evidencia adicional para apoyar la toma de decisiones sobre aspectos
a reevaluar: Los resultados de los analisis de incertidumbre deben formar la base de una lista de
prioridades de necesidades de evidencia adicional, que tendra como objetivo respaldar las solicitudes
formales de recopilacion de evidencia, que se presentara en la fase de reevaluacion.

@ Analisis de impacto presupuestario: El analisis de impacto presupuestario debe adoptar la perspectiva del
SNSYy considerar los costes relacionados con los comparadores seleccionados en la evaluacién econdémica.

©® Aspectos éticos: Se debe presentar la relacion completa de autores y su afiliacion institucional, la relacion
de la(s) entidad(es) financiadoras y una declaracion de la contribucion de cada entidad y cada autor al
estudio.

Elestudioeconémicoesevaluado porunexpertodel CATS,y el Comité Ejecutivo de CATS elabora unarecomendacion

con las conclusiones de la evaluacion farmacoecondmica. El resultado de la evaluacion se publica, de igual manera
que la evaluacion clinica, junto con el de la decisién de financiacion en la pagina web de INFARMED®%%7",
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Participacion de pacientes y sociedades cientificas

Los pacientes y expertos pueden ser invitados a participar en el proceso de evaluacion de los medicamentos.
Para los pacientes, esto se realiza en la fase de elaboracion de la “propuesta inicial” de documentacion exigida
por el CATS. Mas especificamente, las asociaciones de pacientes registradas en INFARMED, y que han pasado
por un curso de capacitacion, pueden participar en la elaboracién de esta propuesta, contribuyendo con su
conocimiento respecto a la poblacion a la que va destinada el medicamento, los comparadores actualmente
existentes y, sobre todo, los resultados reportados por los pacientes®’*.

Elementos de decision de P&R
Cesta de referencia externa

Portugal utiliza un sistema de cesta de referencia externa para los medicamentos no genéricos hospitalarios
y para los medicamentos dispensados en farmacia comunitaria. Este sistema se basa en el principio de
comparacién de precios entre paises. En Portugal, los precios son determinados en funcién de los precios
publicados en otros paises para el mismo medicamento o para medicamentos similares. Los precios maximos
no pueden exceder los precios maximos de los paises de referencia, considerando las fases de produccién o
importacién. La eleccién de los paises de referencia se realiza anualmente, teniendo en cuenta los paises de
la Unién Europea con un PIB similar al portugués. Estos paises de referencia sirven tanto para la fijacion de
precios de nuevos medicamentos, como para la revisién anual de precios practicada en el pais®*®. Los paises de
referencia elegidos para el afio 2021 fueron Espafia, Francia, Italia y Eslovenia®”®.

En el caso de los medicamentos genéricos hospitalarios, los precios deben ser, como minimo, un 30% mas
bajos que los precios maximos aplicados en los medicamentos de referencia (originales), con las mismas dosis
y presentacion. En caso de que el medicamento de referencia tenga dosis distintas, se aplica el precio maximo
de la dosis mas cercana a la que se esta evaluando con el genérico®’®.

Los medicamentos hospitalarios pueden estar sujetos al régimen de precios notificados®’’. Estos medicamentos
pueden tener un PVP notificado superior al PVP maximo reembolsado. El PVP notificado puede incrementarse

anualmente hasta en un 10% sobre dicho PVP, con un limite méximo de 2,50¢€ al afio®’®.

Régimen de precio maximo

Los medicamentos obedecen a un régimen de precio maximo, que son los Precios de Venta al Publico (PVP),
autorizados por INFARMED o, en el caso de los medicamentos financiados dispensados en farmacia, definidos
mediante el sistema de copago®’’. Como alternativa al régimen de precios maximos, pueden establecerse los
regimenes de precios notificados. La practica de descuentos estd permitida en todo el circuito del medicamento,
desde el fabricante hasta el punto de dispensacion®**.

Revisiones de precios

Como parte del proceso de revision anual del PVP maximo de cada medicamento no genérico, los titulares del
AIM deben presentar, hasta el 15 de diciembre de cada afio, las listas de precio a aplicar, que entran en vigor el 1
de enero del afio siguiente. La revisién se realiza con base a la media de los precios de referencia internacionales
aplicados el primer dia del mes anterior al que se realiza la revision. Solo se realizan revisiones del PVP a la baja

con la excepcion de los medicamentos con precios maximos de 5,00€ que puede ser al alza®”’.
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El precio maximo de un medicamento puede ser revisado con caracter excepcional, por motivos de interés
publico o por iniciativa del detentor del AIM. Esta revision solo puede ocurrir en el tercer afio desde la aprobacién
del precio inicial de lanzamiento al mercado. Los criterios para la decision sobre estas revisiones son: (i) ser o no
imprescindible en el arsenal terapéutico; (i) su viabilidad productiva y econémica; (iii) el coste de produccion; (iv)
elimpacto presupuestario para el SNS (ver apartado: EVALUACION ECONOMICA); (v) el precio de las alternativas
existentes; y (vi) su eficiencia relativa®’’*%".

Criterios de apoyo

Segun el articulo 25 del Decreto-Ley N° 97/2015, los dos criterios utilizados para la decision de financiacion de
medicamentos de uso hospitalario son: (i) criterios técnico-cientificos que demuestren la existencia de innovacién
terapéutica, o su equivalencia terapéutica; y (i) ventaja econémica®’. En los casos de equivalencia terapéutica, el
precio maximo establecido para los medicamentos de uso hospitalario es del 10% inferior a la alternativa existente,
o0 una reduccion del 5% en el precio maximo del medicamento evaluado, en conjunto con una reduccion en los
precios de las alternativas existentes que, sumados, equivalgan a un impacto nulo presupuestario para el SNS*°.

Umbral coste-efectividad

Las guias metodoldgicas oficiales de Portugal establecen que, para apoyar las negociaciones, todos los analisis
economicos aportados por las compafiias farmacéuticas para sus intervenciones sanitarias deben calcular el
coste de oportunidad, empleando unos rangos para el umbral de coste-efectividad de entre 10.000 euros y
100.000 euros por AVAC ganado™'.

Acuerdos de financiacion y su seguimiento
Férmulas innovadoras

Los datos relacionados con la implementacion de formulas innovadoras de financiacion (acuerdos de riesgo
compartido, pago por resultados, etc.) en Portugal son escasos®®. En una encuesta realizada en 2013 a ciertos
paises europeos, se habian identificado 84 acuerdos de riesgo compartido en Portugal, de los cuales, 74 (88,1%)
eran financieros, 2 (2,4%) se basaban en resultados, y el resto (9,5%) era una combinacion de ambos®**.

Segun una revisién realizada por Gongalves (2018), se han implementado techos de gasto a todos los
medicamentos de uso hospitalario, y se han anunciado otros tipos de acuerdos de riesgo compartido, incluyendo
acuerdos por coste total por cada paciente tratado, y otros basados en resultados®*?. Sin embargo, los autores de
este estudio solo identificaron 5 acuerdos de esta naturaleza, publicados entre 2013y 2018***7**% concluyendo
gue esta es una lista infraestimada, pues se basa en informes publicos de evaluacion de INFARMED, y excluye
acuerdos de riesgo compartido establecidos en el contexto de medicamentos dispensados en farmacia u otros
acuerdos de cardcter confidencial®®”. INFARMED publica todos informes de evaluacion que realiza, donde se
especifica si se ha realizado o no un acuerdo de riesgo compartido, pero sin informacion sobre los detalles.

La evaluacién de las tecnologias en la etapa ex post, posterior a su lanzamiento al mercado (reevaluacion),
basada en datos de la practica clinica real, fue una de las principales modificaciones introducidas por el Decreto-
Ley N°97/2015%*. Actualmente existen 4 registros desarrollados por INFARMED (hepatitis C, atrofia muscular
espinal, enfermedades de depdsito lisosomales y registro minimo para medicamentos biolégicos), 2 registros
creados por una sociedad entre INFARMED vy otras entidades publicas (registro oncoldgico nacional y sistema
de informacion del SIDA) y 1 registro resultante de la colaboracion entre INFARMED y sociedades médicas
(registro nacional de enfermos reumaticos)*®.
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El procedimiento de reevaluacion de medicamentos puede dar lugar a diferentes decisiones sobre su financiacion
por parte del SNS. En una de ellas, se excluyen los medicamentos de la financiacién publica en régimen de
copago si estos no demuestran eficacia o efectividad; si presentan un precio un 20% superior a las alternativas
terapéuticas no genéricas bajo el mismo régimen de copago, y con la misma finalidad terapéutica; o si presenten
un menor valor terapéutico afiadido frente a medicamentos similares no genéricos. En los demas casos de
reevaluacion, se pueden realizar correcciones de precios, establecer limites presupuestarios de utilizacion, o
fijarse formas adicionales de seguimiento y control*®’.

Por su parte, INFARMED publica mensualmente datos relacionados con el consumo y gastos en medicamentos,
con el fin de identificar dreas de interés estratégico y elaborar propuestas de intervencion que aseguren la
sostenibilidad del sistema®*".

..A DESTACAR EN PORTUGAL

v Organo centralizado de evaluacion clinica y econémica (INFARMED)

v Transparencia, aunque parcial, del proceso y los resultados de la evaluacion clinica y econdmica,
con indicadores de sequimiento

v’ Orientaciones metodoldgicas bien definidas en cuanto a documentacion exigida, y realizacion de
la evaluacion clinica y econdmica.

v/ Reevaluacion sistematica de los medicamentos post financiacion

Suecia tiene un sistema nacional de salud con caracter universal y descentralizado, con tres niveles de gobierno
independientes: el nacional, el regional y el municipal. Los presupuestos y la provision de los servicios sanitarios
(incluyendo medicamentos) estdn a cargo de las regiones autonémicas, que los financian mayoritariamente a
través de impuestos a los ciudadanos. Los pacientes realizan copagos de un maximo de 115€ anuales para
servicios hospitalarios (incluyendo medicamentos), y 230€ para medicamentos adquiridos en las farmacias
comunitarias, incluidos en el sistema de reembolso (“Benefit Scheme”)**".

Agentes y proceso

Los procesos de financiacion y reembolso de medicamentos son distintos para los medicamentos ambulatorios
y los medicamentos hospitalarios.

Medicamentos ambulatorios

En 2020, el mercado de los medicamentos ambulatorios correspondia a 4.200 millones de €, de los cuales,
3.400 millones € (80%) son de financiacién publica (forman parte del “Benefit Scheme”) y el restante se divide
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entre medicamentos de prescripcion médica no incluidos en el “Benefit Scheme” (7%) y medicamentos sin
receta médica (13%), que no se financian®#%.

La decision del precio de los medicamentos ambulatorios y su inclusion en el sistema de reembolso la realiza la
Agencia de Beneficios Dentales y Farmacoldgicos (“Tandvards- och lakemedelsférmansverket”, TLV), dependiente
del Ministerio de Asuntos Sociales de Suecia. El proceso comienza con una solicitud por parte de la empresa
farmacéutica a la TLV, indicando su propuesta de precio e incluye la documentacién clinica y econémica
requerida. En base a esta informacion, el consejo directivo de la TLV puede conceder dos tipos de reembolso,
el general y el restringido. El primero supone que el reembolso se aplica a toda la poblacién indicada, mientras
que el segundo incluye restricciones en relacion a las indicaciones/poblaciones o implica que el fabricante debe
aportar evidencia adicional para ser incluido en el sistema de reembolso®®"%%7#%

En algunos casos, la TLV puede adoptar una decisidon negativa, indicando su no conformidad con el precio
solicitado. En estas situaciones, el fabricante puede volver a solicitar el reembolso, proponiendo una reduccién
en el precio inicialmente solicitado. Por otra parte, algunos farmacos pueden ser retirados del mercado tras su
introduccién, bien porque pierden su autorizacion de comercializacion (“deregistered”), porque los fabricantes
solicitan la exclusion del sistema del reembolso, o porque la TLV realice una reevaluacién del farmaco,
considerando que el reembolso no es el adecuado®'#*#73%.

Medicamentos hospitalarios

En 2020, el mercado de medicamentos hospitalarios estaba estimado en 1.100 millones de €°'%% La
financiacion y decision de precio de los medicamentos hospitalarios se realiza a nivel regional, mediante
procedimientos de compra publica. Las regiones disponen de una lista de medicamentos preferentes que deben
considerarse como primera linea de tratamiento, cuando sea posible. Las evaluaciones econémicas utilizadas
por las regiones para la toma de decisiones acerca del precio, reembolso y los tratamientos de primera linea se
basan en evaluaciones econdémicas realizadas por la TLV**'.

Estos estudios se realizan por encargo de las autoridades regionales, a través del Comité para Nuevas Terapias
(“Nya ldkemedelsterapier’, NLT). En 2020, la TLV realizé un total de 14 evaluaciones econémicas para las NLT,
frente a 12 en 2019y 11 en 2018. Este aumento viene explicado por la intencion de prepararse para la entrada
de nuevas terapias avanzadas prevista para los proximos afios®.

A continuacion, detallamos los principales agentes involucrados en el proceso de precio y reembolso de
medicamentos en Suecia.

Ministerio de Sanidad y Asuntos Sociales

Laresponsabilidad generaly legislativa del sector sanitario recae, a nivel nacional, en el Ministerio de Sanidad
y Asuntos Sociales (“Socialdepartementet”). La Junta Nacional de Salud y Bienestar (“Socialstyrelsen”), una
autoridad publica perteneciente a este ministerio, que tiene una funcion de supervision sobre los consejos
regionales, actuando como el organismo central de asesoramiento y supervision del gobierno para los
servicios sociales y de salud. El Ministerio de Salud y la Junta Nacional de Salud y Bienestar colaboran
con organos gubernamentales centrales, a los que se suman la Agencia de Productos Medicinales
("Ldkemedelsverket”,LV), el Consejo Sueco de Evaluaciones de Tecnologias Sanitarias (“Statens beredning fér
medicinsk och social utvéardering”, SBU), laTLV,y la Agencia Sueca de Salud Publica (“Folkhédlsomyndigheten”),
entre otros®”".
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Agencia de Beneficios Dentales y Farmacolégicos (TLV)

La TLV es una agencia gubernamental dependiente del Ministerio de Salud y Asuntos Sociales, responsable
de las decisiones de precio y reembolso de los medicamentos ambulatorios. En concreto, estas decisiones
estan a cargo del Consejo Directivo de Beneficios Farmacéuticos, formado por un grupo de expertos dentro de
la agencia. El gobierno es el responsable del nombramiento del Consejo Directivo, que esta formado por siete
miembros con experiencia en los consejos regionales, universidades/centros expertos en economia de la salud
y grupos de usuarios/organizaciones de pacientes®’.

El director general puede participar en las reuniones del Consejo Directivo del Beneficios Farmacéuticos, pero
no toma las decisiones acerca del reembolso. Entre otras responsabilidades de la TLV, también figuran la
determinacion de los margenes de los productos farmacéuticos subvencionados por el estado para todas las
farmacias en Suecia, la regulacion sobre la sustitucion de medicamentos en las farmacias y la supervision de
ciertas &reas del mercado farmacéutico™".

Autoridades regionales

En Suecia hay 21 autoridades regionales/locales, responsables de la gestion de la mayoria de las unidades
sanitarias, como hospitales y centros de atencion primaria. Los consejos regionales se agrupan en seis
regiones de atencién médica para facilitar la cooperacién en materia de atencion médica especializada. Los
principios de asignacion de recursos varian entre las regiones. La mayoria de ellas han descentralizado gran
parte de la responsabilidad financiera a los distritos sanitarios, a través de presupuestos centralizados, pero los
presupuestos relacionados con los medicamentos (ambulatorios y hospitalarios) siguen siendo responsabilidad
de las autoridades regionales. Para los medicamentos ambulatorios, las regiones reciben una subvencion
anual del gobierno central (el “Benefit Scheme’, que contd con 3.400 millones de € en 2020). Por su parte,
la financiacion de los medicamentos hospitalarios se realiza a través de tasas e impuestos por parte de las
autoridades regionales®".

En cada una de las 21 autoridades regionales, existe al menos un comité farmacoterapéutico, que apoya a
los clinicos en sus decisiones de tratamiento, a través de la publicacion anual de farmacos recomendados
como primera opcioén (primera linea). Las autoridades regionales han designado también a un grupo
de expertos denominado Consejo Directivo para Nuevas Terapias (NLT), que se encargan de solicitar
estudios y evaluaciones econdmicas a la TLV, para poder hacer recomendaciones acerca de opciones de

tratamiento®®.

Las autoridades regionales tienen el derecho de deliberar con la TLV antes de que el Consejo Directivo de
Beneficios Farmacéuticos tome cualquier decision, ya que sus decisiones afectan directamente a la situacion
financiera de las regiones®’.

Otros agentes

Hay varias organizaciones involucradas en los procesos de evaluacion y determinacion de precio y
reembolso de los medicamentos. Los dos drganos decisores son la TLV y las autoridades regionales, cuyas
funciones y composicion se detallaron en el apartado anterior. A continuacion, detallamos las funciones de
otras organizaciones involucradas en los procesos y que, de manera general, tienen un caracter consultivo
(Figura 49)%°":
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FIGURA 49. Organizaciones que realizan, revisan o toman decisiones basadas en evaluaciones de
coste-efectividad en Suecia
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Nota: HTA: “Health Technology Assessment” (Evaluacion de tecnologias sanitarias). Fuente: Heintz (2014)397

Nivel nacional

® El Consejo Nacional de Salud y Bienestar Social: Agencia gubernamental que, entre otras funciones,
emite guias relacionadas con los tratamientos de enfermedades y servicios sociales. Estas guias
contienen escalas de 1 a 10 relacionadas con las recomendaciones de intervenciones para determinadas
patologias (donde 1 representa el nivel maximo de recomendacién). Para la realizacién de estas guias, se
utilizan criterios de gravedad de la enfermedad y coste-efectividad.

® Consejo Sueco de Evaluacion de Tecnologias Sanitarias (SBU): El SBU es un érgano nacional e
independiente que realiza, mediante encargo de distintos agentes, evaluaciones en el ambito sanitario,
incluyendo aspectos clinicos, econémicos, éticos y sociales.

® Agencia Sueca de Salud Publica: Tiene la responsabilidad a nivel nacional sobre cuestiones de salud
publica. Para algunos de los proyectos de los que se encarga, realiza evaluaciones de tecnologias
sanitarias, para lo que cuenta con un departamento de epidemiologia y economia de la salud.

Nivel regional y local

® Agencias regionales de evaluacidn: Su objetivo es apoyar a las autoridades regionales con evaluaciones
de tecnologias sanitarias. Para evitar la duplicidad de evaluaciones y aumentar elimpacto de cada informe,

el SBU puso en marcha una red de evaluaciones en tecnologias sanitarias (HTA network), fomentando
reuniones regulares.
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® Consejo Directivo para Nuevas Terapias (NLT): El NLT decide qué medicamentos deben ser evaluados
formalmente, encargando las evaluaciones a la TLV. EI NLT tiene el mandato de las regiones para emitir
recomendaciones sobre el uso de estos medicamentos. En algunos casos, el NLT negocia precios,
descuentos y acuerdos financieros con las compafiias farmacéuticas antes de emitir su recomendacion.

® Asociacion Sueca de Autoridades Locales y Regionales (“Sveriges Kommuner och Regioner”, SKR): La
SKR apoya a las autoridades regionales y locales con documentacion, recomendaciones y asesoramiento.

Segun el Reglamento acerca de los Beneficios Farmacoldgicos, el tiempo trascurrido entre la solicitud de
reembolso por parte del fabricante y la decision de precio y reembolso de nuevos medicamentos realizada por
la TLV no puede exceder los 180 dias®*"**. El sequimiento de estos plazos se realiza de manera sistematica, y
se publica en los informes anuales de la TLV. Segun el informe de 2020, los plazos efectivos de decision fueron
de 101, 115y 121 dias en 2018, 2019 y 2020, respectivamente®*.

Documentacion

La documentacion exigida por parte de la TLV en la solicitud de evaluacion, precio y reembolso son las que se
detallan a continuacion®**:

©® Datos del solicitante: nombre de la empresa, direccion y nimero de registro

©® Datos de contacto: nombre, teléfono, email y fax

©® Datos del producto: nombre, descripcion, cantidad por envase / caja, precio por unidad

©® Pacientes: poblacion diana, nimero de pacientes estimados

® Coste promedio diario, por paciente (incluyendo documentacion de soporte para su célculo)

©® Estimacion de ventas anuales: basandose en toda la poblacién diana y el precio de venta a la farmacia.

® Comparadores: alternativas de farmacos o tratamientos existentes (incluyendo documentacion de
soporte)

® Evaluacion clinica (LV 0 EMA)

® Autorizacion de comercializacion (LV o EMA)

® Evaluacion econémica

©® Comparacidn de precios nacionales (alternativas)

De manera general, la documentacion solicitada por las diferentes regiones para la evaluacién de los
medicamentos hospitalarios es similar a la requerida por la TLV, dado que las evaluaciones econdmicas sobre
los medicamentos hospitalarios elaboradas por las regiones se basan en las evaluaciones realizadas por la TLV.

Evaluacion clinica

Segun el andlisis de informes recientes de evaluaciones econémicas realizadas (que incluyen datos clinicos), la
evaluacion clinica se realiza en base a la informacion detallada a continuacion®??#%%:
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® Descripcién de la enfermedad: prevalencia, incidencia, mortalidad, morbilidad, calidad de vida

©® Descripcion del medicamento: indicacion, mecanismos de accion, modo y frecuencia de administracion
©® Tratamiento: recomendaciones actuales de diagndstico y tratamiento (guias), comparadores utilizados

® Resultados de eficacia y seguridad: ensayo clinico utilizado, nimero de pacientes incluidos, variables
primarias y secundarias, resultados por subgrupos, eventos adversos (graves, mas comunes, totales,
etc.)

©® Revisiones sistemdticas, metaanadlisis o comparaciones indirectas
® Comentarios o conclusiones de la evaluacion realizada por la EMA

La TLV evalua aspectos como la relevancia de las variables incluidas, el grado de certidumbre de los resultados
obtenidos, la calidad de la evidencia aportada, y la magnitud de los resultados.

Evaluacion econdomica

La TLV publica la guia metodolégica oficial a ser utilizada por las empresas farmacéuticas a la hora de presentar
una evaluacién econdmica®”’. Debe ser utilizada como una herramienta de soporte (no como un manual) a la
hora del envio de una evaluacion o estudio. Las principales directrices se detallan a continuacion®’4%:

® Perspectiva: La evaluacion econdmica debe realizarse desde una perspectiva social.

® Comparador: El tratamiento debe compararse con el tratamiento alternativo mas adecuado en Suecia
(por ejemplo, el mas utilizado). El tratamiento de comparacion puede ser un farmaco, otro tratamiento o
ningun tratamiento.

©® Técnica de analisis: en general, se recomienda la utilizacion de los Afios de Vida Ajustados por Calidad
(AVAC). Para tratamientos que afectan principalmente a la supervivencia, se pueden presentar tanto
los costes por AVAC como los costes por Afios de Vida Ganados (AVG). Si la utilizacion del AVAC es
poco factible en la practica (p.ej., enfermedades que producen dolor intenso durante un corto periodo de
tiempo), se puede presentar un andlisis de coste-beneficio basado en la disposicién a pagar. En los casos
de medicamentos con igual valor terapéutico, una comparacién de costes puede ser suficiente.

©® Horizonte temporal: el marco temporal debe ser suficiente para contemplar todo el periodo afectado por
los cambios en los resultados en salud y en los costes. Para tratamientos que afectan a la supervivencia,
se debe utilizar toda la vida del paciente para calcular los AVG.

@ Costes: todos los costes relevantes deben ser incluidos, calculados y evaluados. Costes unitarios y
consumo de recursos deben presentarse separadamente. Se debe incluir la pérdida de productividad
laboral asociada al tratamiento, utilizando la metodologia del capital humano.

® Calidad de vida: se deben utilizar las metodologias de “standard gamble” (SG) y “time trade-off’ (TTO) para
el calculo de los AVAC. Como segunda opcidn, se puede utilizar la metodologia “rating scale”. También se
permite la utilizaciéon de métodos indirectos, como la aplicacién del cuestionario EQ-5D.

® Técnicas de modelizacion: los modelos deben, en la medida de lo posible, validarse interna y externamente.
Se consideran Utiles para mejorar la validez externa en los ensayos clinicos (ajustando las diferencias entre los
ensayos Y la practica clinica), o para adaptar los ensayos clinicos realizados en otro pais a las condiciones suecas.
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© Tasas de descuento: se debe utilizar una tasa de descuento del 3% tanto para los resultados en salud
como para los costes.

© Analisis de sensibilidad: se deben utilizar escenarios con tasas de descuento del 0% y 5%. Ademas, se
debe utilizar un escenario en el que se aplican tasas del 3% para los costes y 0% para los resultados en
salud. La realizacion del andlisis de sensibilidad es considerada como un aspecto importante.

©® Calidad de la evidencia: para evaluaciones econdmicas no publicadas en revistas internacionales, se
demandara una mayor trasparencia y calidad de la evidencia presentada.

Participacion del paciente y de las sociedades cientificas

Los pacientes tienen representacion en distintos comités de la TLV, incluyendo el Comité para Beneficios
Farmacéuticos. Su participacion incluye fundamentalmente el envio de comentarios durante el proceso de
elaboracion de los informes y, en muchos casos, la realizacion de reuniones especificas organizadas por la
TLV respecto a algun medicamento en concreto. Ademas, la TLV organiza un foro de didlogo con pacientes dos
veces al afio, para identificar mejoras en distintos aspectos de la atencion sanitaria®’”.

Elementos de decision de P&R

En 2002, Suecia abandono el sistema de precios de referencia interno como base de los procesos de precio y
reembolso utilizados en el pais desde 1990, e implementd un esquema de precio basado en valor, cuya principal
caracteristica es la utilizacion del criterio de coste-efectividad para la financiacion de los medicamentos*?*%¢,

Criterios para la fijacién del precio

Las decisiones de precio y financiacion tomadas por la TLV se basan en una plataforma ética para priorizacion de
fondos publicos, estipulada en la Ley de Servicios Médicos y Sanitarios de 1982 (actualizada en 2017) y en la Ley
de Beneficios Farmacéuticos de 20027 *%_ Los tres principios de esta plataforma son los siguientes (Figura 50)*°":

I FIGURA 50. Resumen de los tres principales criterios para la fijacion del precio en Suecia

Necesidad

y
solidaridad

Quienes mas lo necesitan tienen prioridad PRINCIPIOS
cuando se trata de reembolsar productos
farmacéuticos. En otras palabras, se
prioriza a los pacientes con enfermedades
mas graves sobre los pacientes con
enfermedades menos graves

Respeto por la igualdad de todos los seres
humanosy la integridad de cada individuo.
No se permiten discriminaciones por sexo,
raza, edad, etc., al tomar decisiones de
reembolso

Coste—
efectividad

El coste del uso de un medicamento
debe ser razonable desde el punto de vista
médico, humanitario y socioeconémico
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Umbral coste-efectividad

Suecia no establece umbrales especificos de coste-efectividad para la toma de decisiones y no incluye el
impacto presupuestario como criterio formal de decision de precio y reembolso®'’*"?. En |a préctica real, segun
un andlisis de los tratamientos financiados en Suecia entre 2005y 2011, la probabilidad de una decisién positiva
de financiacion era del 50% para medicamentos con ratios de coste-efectividad incrementales de entre 79.400€
(enfermedades no graves) y 111.700€ (enfermedades graves)*'*,

Acuerdos de financiacion y su seguimiento
Acuerdos de riesgo compartido

A partir de 2014, se ha incentivado la realizacion de acuerdos de riesgo compartidos (ACR) entre las autoridades
regionales y las empresas farmacéuticas, a través de la devolucién de parte de las ventas por parte de las
compafiias farmacéuticas, en aquellos casos en los que no se cumplieran los criterios de coste-efectividad
establecidos"™.

En 2019, habia un total de 52 ACR vigentes en el pais, de los cuales 15 (27%) eran para el céncer, 12 (23%)
para la hemofilia, 9 (17%) para la psoriasis, 6 (11%) para la hepatitis C y el resto (22%) para otras patologias.
El importe total devuelto por las farmacéuticas como parte de estos acuerdos en 2019 fue de 310 millones de
€, frente a 270 millones de € en 2018, 93 millones de € en 2017, 71 millones de € en 2016, 25 millones de € en
2015y 300.000€ en 2014

En 2017, el importe total de los contratos incluidos en ACR era de (394 millones de €; 15% del total de
medicamentos del “Benefit Package”). La devolucion realizada por las farmacéuticas ese afio (93 millones de €)
represento casi el 25% del coste total*'”.

Descuento tras 15 afios en el mercado

En enero de 20714 se introdujo un esquema a través del cual se aplica un descuento del 7,5% a los precios de
medicamentos con mas de 15 afios en el mercado, con poca competencia o sin competencia de genericos®®".
Las decisiones de aplicacion de descuentos se realizan dos veces al afio (el 1 de junio y 1 de diciembre), y se
publican en el portal web de la TLV. El proceso de decision, que dura 6 meses, empieza con una publicacion
preliminar de los candidatos a descuento, y contindan con rondas de revisiones y comentarios por parte de los
fabricantes, hasta la publicacion de la decision final*'®.

El seguimiento del mercado farmacéutico se realiza de manera continua, tanto a nivel nacional como regional.
Como ejemplo, la TLV realiza una monitorizacion sistematica con respecto al recorte de precios del 7,5 por
ciento en productos con mas de 15 arfios, cuyo resultado se publica anualmente. El ahorro generado por este
mecanismo fue de 140 millones de € entre 2014y 2019, en linea con lo esperado®*'°.

Ademas, la TLV hace el seguimiento de los medicamentos incluidos en el sistema de reembolso, con el objetivo
de determinar si estos farmacos se mantendran en dicho sistemay en base a qué precio o condicion, asegurando
que los farmacos financiados publicamente son coste-efectivos. La decision sobre qué medicamentos reevaluar
se basa en didlogos entre la TLV y las autoridades regionales”'’. Todos los procesos de reevaluacion realizados
desde 2005 estan disponibles en el portal web de la TLV*'®. Por ejemplo, actualmente, hay 11 inhibidores del
factor de necrosis tumoral (TNF) en proceso de reevaluacion®'”.
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En gran medida, estos seguimientos son posibles gracias a la existencia de un sistema de registros amplio,
coordinado y basado en datos poblacionales surgido por un acuerdo entre Estado, regiones y municipios, con
una inversion inicial de 58 millones de € entre 2012-2016 para impulsar su creacion e integracion*?’.

Asi, Suecia cuenta con méas de 100 registros nacionales, integrados en los procesos clinicos y con capacidad
para generar datos en tiempo real, ya que se basan en datos individuales sobre diagndstico, intervenciones y
resultados tras cada tratamiento, dentro de toda la cadena productiva sanitaria. Anualmente, cada registro pasa
por una revision y aprobacion de financiacion por parte de un Comité Ejecutivo®?'.

La gestién de estos registros la realiza un grupo de siete miembros, de los cuales, 2 son nacionales (Consejo
Directivo de Salud y Bienestar y Consejo Sueco de Investigacion), 4 regionales y 1 de la SKR. El desarrollo de
estos registros se realiza a través de un Grupo de Colaboradores (9 representantes de centros de competencia,
representantes nacionales y responsables de registros especificos), gue funciona como el principal grupo de
apoyo a la funcién de gestién, y que cuenta con el soporte de un Grupo de Expertos (compuesto por entre 9y
7 miembros) que evalla la calidad de los registros existentes, y registra candidatos a nuevos registros basado
en gufas y criterios estipulados*?’.

Ademas, se han creado 6 centros de competencia para estos registros nacionales. En estos centros, diversos
registros comparten el coste de personal y de sistemas que un Unico registro no seria capaz de asumir, como,
por ejemplo, el relacionado con trabajos analiticos, el uso de datos para apoyar la practica clinica, y el soporte
necesario para hacer que los datos estén disponibles para el beneficio de distintos usuarios*?"*%?.

Anualmente, se publica uninforme de seguimiento acerca de estos registros, incluyendo la estrategia, los fondos,
las colaboraciones realizadas, la calidad de los mismos, la participacion de los pacientes y sus resultados.
Como ejemplo, el nimero de publicaciones cientificas basadas en estos registros fue de 589 en 2019 (frente
a 121 en 2009y 203 en 2012, afio en el que se impulsd la creacion de estos registros de manera coordinada 'y
con financiacion especifica)*?*

..A DESTACAR EN SUECIA

v’ Uno de los paises pioneros en la implementacion de procesos de evaluacion de tecnologias
sanitarias

v’ No utiliza sistemas de precio de referencia internacionales.
v Inclusion de criterios sociales en las decisiones, como el de valor humano y la necesidad

v’ Evaluacién econémica desde la perspectiva social, usando el enfoque del capital humano para
cuantificar las pérdidas de productividad laboral

v/ Cumplimiento de plazos estipulados en los procesos de evaluacion

v’ Realizacion de acuerdos de riesgo compartido de manera estructurada y con informacion de sus
resultados

v’ Sistema de registros amplio, integrado y basado en datos poblacionales, que permite la generacion
de datos en tiempo real
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SITUACION EN PAISES DE NUESTRO ENTORNO

2.1. Tablas comparativas

De cara a facilitar al lector la comprension de algunos aspectos destacables de los procesos de evaluacion
y fijacion de precio recogidos anteriormente, en esta seccion se pueden visualizar facilimente las principales
diferencias que existen en los paises seleccionados, en cada item.

® La mayoria de los paises distinguen el proceso de evaluacion de la decision de precio y financiacion.
Los agentes mas frecuentemente representados en ambas partes del proceso son técnicos de las
administraciones sanitarias, los profesionales sanitarios y los economistas de la salud (Tabla 28).

® Los tiempos regulados maximos del proceso oscilan entre los 126 de Escocia y los 540 dias de Japon,
con una media de 229 dias. Francia, Inglaterra e Italia cuentan con procedimientos fast-track (Tabla 29).

® Todos los paises analizados basan la evaluacion econdmica en el andlisis coste-utilidad, salvo Austria'y
Alemania (Tabla 30). Todos los paises analizados, exceptuando Francia, Suecia y Paises Bajos, utilizan de
manera preferente la perspectiva del financiador de los servicios sanitarios. De entre ellos, Canada, Corea
del Sur y Portugal no admiten la utilizacion de la perspectiva social. Por el contrario, Suecia solo permite
la perspectiva social en la evaluacion econdmica. La tasa de descuento utilizada varia entre el 1,5% y 5%
(Tabla 31).

® Solo Escocia, Inglaterra, Paises Bajos y Portugal utilizan umbrales explicitos de eficiencia. En otros,
como Espafia, Australia, Corea del Sur, Francia y Suecia, las autoridades sanitarias no definen umbrales
explicitos, si bien algunas publicaciones cientificas han determinado bajo qué umbral -implicito- de coste-
efectividad se han tomado las decisiones de financiacion de las intervenciones sanitarias en el pasado.
Cuatro paises utilizan mayores umbrales para enfermedades raras o del final de la vida (Tabla 32).

©® Alemania, Austria e Inglaterra se caracterizan por la libertad de precios a la entrada del medicamento en
el pais, al menos el primer afio (Tabla 33). El nimero de paises incluidos en la cesta de referencia externa
oscila entre 4 y 27 (Tabla 34).

® Entre los criterios utilizados para fijar el precio, se encuentran aspectos humanisticos, clinicos y
econdémicos. Todos los paises se basan en aspectos clinicos (predominando el valor terapéutico, aunque
este admite distintas interpretaciones) y econdémicos (especialmente coste-efectividad e impacto
presupuestario). Solo Suecia, Australia y Paises Bajos utilizan de manera explicita aspectos humanisticos
o criterios sociales (Tabla 35).

® Escocia, Inglaterra, Italia y Paises Bajos cuentan con fondos especificos de financiacion de determinados
medicamentos, con cuantias que oscilan entre 10,5 y 1.000 millones de euros anuales (Tabla 36).
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EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

I TABLA 29. Tiempos regulados maximos de los diferentes procesos de evaluacion y fijacion de precio,

por pais (dias)

0 180

Alemania* 9 270-360
Australia 140-154
Austria Sin datos

Canadd 186-201
Corea del Sur 120-150 90 240-360
Escocia 126
Espafia 20 10 180
Francia 90 90 180
Inglaterra* 290
Italia 180
Japén 360-450 90 450-540
Paises Bajos 162-257
Portugal 180
Suecia 180

Todo el proceso

Existencia proceso fast-track
(duracion)

v (no especificado)
v (150)
v (100)

Nota: * Los tiempos de entrada en estos dos paises no son comparables con los de los demads, debido a que en Alemania e Inglaterra el medicamento
esta disponible en el pais desde la autorizacién de comercializacion y no requiere una evaluacion por parte de las agencias de dichos paises.

I TABLA 30. Tipo de evaluaciones econémicas permitidas en los paises estudiados

Alemania

Australia v v Vv
Austria v
Canada v

Corea del Sur v v

Escocia v

Espafa v v

Francia 4

Inglaterra 4 v 4
Italia v v v
Japén 4

Paises Bajos vv 4

Portugal 4

Suecia vv v vv

Nota: « Evaluacion principal ¢ ¢ Evaluacion secundaria
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SITUACION EN PAISES DE NUESTRO ENTORNO

I TABLA 31. Caracteristicas de la evaluacion econdmica en los paises estudiados

Alemania

Australia

Austria

Canada

Corea del Sur

Escocia

Espafia

Francia

Inglaterra

Italia

Japén

Paises Bajos

Portugal

Suecia

Comparador

seleccionado

Tratamiento utilizado
en la préctica habitual

Terapia a la que
sustituye

Tratamiento utilizado
en la practica habitual

Tratamiento utilizado
en la practica habitual
en el pais

Tratamiento utilizado
en la practica habitual

Tratamiento utilizado
en la préctica habitual
y utilizados en EECC

Clinicamente relevante

Todos los
potencialmente
relevantes

Tratamiento utilizado
en la practica habitual

Terapia a la que
sustituye

Tratamiento utilizado
en la préctica habitual

Todos los
potencialmente
relevantes

Tratamiento utilizado
en la préctica habitual

Perspectiva de la
evaluacion

Fanitor | socr |

4 (4

4 Vv
4
4
4 Vv
4 Vv
vv v*
v vv
4 Vv
4 Vv
vv (4
4

v

Horizonte temporal

Lo mas extensos
posibles. Como
minimo, tiempo
medio de EECC

Toda la vida del
paciente si su
enfermedad es
mortal. En otro caso
no se especifica

n.d.

Suficientemente
extenso para ver el
efecto de la terapia

Suficientemente
extenso para ver el
efecto de la terapia

Suficientemente
extenso para ver el
efecto de la terapia

Suficientemente
extenso para ver el
efecto de la terapia

Toda la vida del
paciente

Suficientemente
extenso para ver el
efecto de la terapia

Toda la vida del
paciente

Suficientemente
extenso para ver el
efecto de la terapia o
el mismo periodo que
datos de EECC

Toda la vida del
paciente

Suficientemente
extenso para ver el
efecto de la terapia

Toda la vida del
paciente o que
permita ver el efecto
en salud

Nota: v Perspectiva principal; ¢ ¢ Perspectiva adicional; n.d.: no disponible
Nota’: * Francia utiliza un tipo de perspectiva llamada colectiva, que mezcla componentes de la perspectiva sanitaria con una perspectiva mas amplia
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3%

5%

1,5%
nd
3,5%

3%
1,5% - 2,5%
3,5%

3%
2%

4% 1,5%

4%

3%

Andlisis de

sensibilidad

Comentarios

Frontera de
eficiencia.
Uso de cuatro
perspectivas

Andlisis coste-
consecuencia

Incorporacion
de modelos
analiticos de
decision (p.e:
Markov)

Andlisis PICOT



EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

I TABLA 32. Umbrales coste-efectividad utilizados en los paises estudiados

Existencia de umbral ) Existencia de diferentes umbrales
coste-efectividad c“a"(t:;:“;:\:')“b’al (€/AVAC) CGomentarios
mm Enfermedades raras | End on life

No usa coste-efectividad, sino

AR frontera de eficiencia
32.000€/AVAC segun los
Australia 4 estudios de Donovan® y
Lybrand y Wonder”*
Austria n.d.

v
Usa un umbral coste-
Canadé (105.000-140.000) efectividad para fijar un
precio maximo

Depende del PIB per capita.

Lot v 17.000€/AVAC segin el
Sur ;

estudio de Bae
Escocia v 23.500-35.000 4

22.000-25.000 €/AVAC
Espafa v segun el estudio de Vallejo-

Torres

100.000€/AVAC solo para
Francia v MMHH y oncoldgicos segun

el estudio de Forest

v
Inglaterra 4 23.000-35.000
(360.000)

Italia n.d.

Usa un umbral coste-
Japén 38.000-58.000 efectividad para fijar un
precio maximo

Paises

Bajos* v 20.000-80.000
Portugal v 10.000-100.000

79.400-111.700€/AVAC
Suecia 4 segun el estudio de

Svensson

Nota: * Paises Bajos utiliza umbrales diferenciales dependientes de la “carga de la enfermedad”. n.d: no disponible

Nota’: En esta tabla se ha considerado un umbral implicito cuando no se ha definido un umbral explicito por las autoridades sanitarias del pais y existen
publicaciones que determinan bajo qué umbral coste-efectividad se vienen aprobado o rechazando las intervenciones sanitarias evaluadas
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SITUACION EN PAISES DE NUESTRO ENTORNO

I TABLA 33. Elementos de fijacion de precio y financiacion para medicamentos de marca en los paises

estudiados
I e e
libre externa en el pais valor negociaciones

Alemania v v v
Australia 4 v
Austria v v v 4
Canada v v v v
(s::::ea del v v v
Escocia 4 4
Espaia v v
Francia 4 4 v
Inglaterra v v v
Italia 4 4
Japon 4 4 4 v
o v .
Portugal 4 4
Suecia 4

I TABLA 34. Caracteristicas de la cesta de referencia externa utilizada en los paises estudiados

jetivo (Si iteri Nimero > . Método de célculo (media,
. LTS 8 o CHiSon > Paises de referencia o : (, .
vinculante o de apoyo en la decisién) | de paises precio mas alto, precio mas bajo)

Bélgica, Dinamarca, Finlandia, Francia, Grecia, Gran
Alemania Apoyo 15 Bretafia, Irlanda, Italia, Paises Bajos, Austria, Portugal, No definido
Suecia, Eslovaquia, Espafia y la Republica Checa

Australia No utiliza

Alemania, Austria, Bélgica, Bulgaria, Chipre, Croacia,
Dinamarca, Eslovaquia, Eslovenia, Espafia, Estonia,
Austria Vinculante 27 Finlandia, Francia, Grecia, Hungrfa, Irlanda, Italia, Letonia, Media
Lituania, Luxemburgo, Malta, Paises Bajos, Polonia,
Portugal, Republica Checa, Rumania y Suecia

Francia, Alemania, Italia, Suecia, Suiza, Reino Unido y

Canada Vinculante 7 Estados Unidos Media
Coreadel Sur  Apoyo 7 gz:g:?/ng;?r?S' Reino Unido, Alemania, Francia, Italia, No definido
Escocia No utiliza

Espaia No utiliza de manera explicita

Francia Vinculante 4 Alemania, Italia, Espafia y Reino Unido Precio mds bajo
Inglaterra No utiliza

Italia No utiliza

Japon Vinculante 4 Estados Unidos, Reino Unido, Alemania y Francia Erggigagr;és clioyped
Paises Bajos  Vinculante 4 Noruega, Bélgica, Francia y el Reino Unido Media

Portugal Vinculante 4 Espafia, Francia, Italia y Eslovenia Precio més alto
Suecia No utiliza
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EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

I TABLA 35. Criterios utilizados para la fijacion de precio en los paises estudiados

Gravedad de la
presupuestario
Sostenibilidad

patologia
terapéutico
Necesidades
no cubiertas

o
-
S s
= -]
@ (1]
S =
—_ =
© o
] i)

del sistema
efectividad

Alemania 4 v Frontera de eficiencia

Cuestiones de salud publica, asequibilidad para
el paciente en ausencia de financiacion publica,

gl v v v v v v capacidad de dirigir la terapia hacia los pacientes
que mds se beneficien

Austria v

Canadé v v

Corea del Sur v v v 4 v/ Cuestiones de salud publica

Escocia v v v 4 v

Espaia v 4 4 v v 4 v/ Necesidades especificas de ciertos colectivos

Francia v 4 v 4 4 v

Inglaterra v v

ltalia v v v v ggrr;rélzltijgéc:]r;?as a programas de investigacion, calidad

Japsn v v v Z/Inej;c;érzjeEtE(;zstediétricos, lanzados por primera vez

Paises Bajos v 4 v v v 4 v/ Carga de la enfermedad, justicia, igualdad

Portugal v v 4 v

Suecia v 4 v v
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SITUACION EN PAISES DE NUESTRO ENTORNO

I TABLA 36. Fondos de financiacion especificos utilizados en los paises estudiados
N = e
especificos (millones de € anuales) PIB (2020)
Alemania
Australia
Austria
Canadd

Corea del Sur

3 fondos para enfermedades ultra-huérfanas,

4 n.d. enfermedades hereditarias de la sangre y
Basash enfermedades metabdlicas hereditarias
v 589 007% Med|cameqtos huerfanos, ultra-huérfanos y para el
final de la vida del paciente
Espafia
Francia
400 Oncoldgicas
Inglaterra 4 0,037% i ) _
400 Farmacos innovadores que salven vidas
500 Medicamentos innovadores
v 0,060% ) L
500 Medicamentos oncoldgicos innovadores
Italia Medicamentos huérfanos y medicamentos que
v 105 0.001% representan una esperanza de terapia, pendiente
’ ’ de comercializacion, para enfermedades
particulares y graves
Japén
Paises Bajos v 26,8 0,003% Financiacion condicionada
Portugal
Suecia

Nota: n.d. no disponible
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LA VISION DE ESPANA DE DISTINTOS AGENTES

En este apartado se analizan las respuestas sobre el proceso de evaluacion y financiacion de los medicamentos
en Espafia recabadas a través de una encuesta a los principales agentes del sistema, la cual fue respondida por
un total de 49 agentes de cinco perfiles distintos (Tahla 2).

La gran mayoria de agentes consultados (méas del 90%) considera que se deberia reformar la evaluacion de
medicamentos innovadores en Espafa: un 61% considera que las reformas deberian ser urgentes, mientras
que un 31% cree que se necesitan algunas reformas a largo plazo y tan solo el 6% ha valorado que el sistema
actual es adecuado.

Las respuestas difieren entre los distintos grupos de entrevistados. Entre las asociaciones de pacientes
consultadas hay unanimidad en que se precisan diversas reformas con urgencia, opinién similar a los agentes
de la industria (86%) y, en menor grado, a los representantes de sociedades cientificas y colegios profesionales
(68%). En cambio, para la mayor parte de autoridades sanitarias (71%) y economistas de la salud y agencias
de evaluacion de tecnologias sanitarias (57%) consultadas, se necesitan algunas reformas a largo plazo en la
evaluacion de medicamentos (Figura 51).

Figura 51. En general, ;considera que deberian realizarse modificaciones en la forma de evaluar los
medicamentos innovadores en Espaia?

61% @ i, se necesitan diversas reformas urgentes cuanto antes
31% ® Si, se necesita pensar en algunas reformas en el largo plazo
6% ® No, el actual sistema es adecuado

2% @ Mis conocimientos no me permiten responder a la pregunta

Andlisis por subgrupos

Autoridades sanitarias 71% 29%
HTA y economistas salud 43% 57%
SSCCy coleg. prof. 68% 27% 5%
Industria 86% 14%
AAPP 100%
0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%
B Si, se necesitan diversas reformas urgentes cuanto antes I No, el actual sistema es adecuado
B Si, se necesita pensar en algunas reformas en el largo plazo B Mis conocimientos no me permiten responder a la pregunta

AAPP: asociaciones de pacientes; HTA: siglas en inglés de agencias de evaluacién de tecnologias sanitarias; SSCC: sociedades cientificas
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EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

Del mismo modo, la mayoria de entrevistados (86%) considera que se necesitan reformas en la forma de
establecer el precio y la financiacién publica de los medicamentos innovadores en Espafia. En concreto, un 57%
de los agentes opina que las reformas deberian realizarse de forma urgente, mientras que un 29% refiere que se
requieren modificaciones, pero mas bien a largo plazo.

Entre los distintos grupos de consultados, las asociaciones de pacientes coinciden completamente en que
la reforma deberia ser urgente, igual que una gran mayoria de los representantes de la industria (71%) y
de las sociedades cientificas y colegios profesionales (64%). Sin embargo, mas de la mitad de los agentes
entrevistados en economia de la salud y las autoridades sanitarias consideran que se deberian plantear algunas
reformas en la fijacién de precio y financiacion publica de medicamentos innovadores en Espafia, pero a largo
plazo (Figura 52).

I Figura 52. En general, ;considera que deberian realizarse modificaciones en la forma de establecer el
precio y la financiacion piblica de los medicamentos innovadores en Espaia?

A

57% @ Si, se necesitan diversas reformas urgentes cuanto antes
29% @ Si, se necesita pensar en algunas reformas en el largo plazo
8% ® No, el actual sistema es adecuado

6% @ Mis conocimientos no me permiten responder a la pregunta

Autoridades sanitarias 57% 29% 14%
HTA y economistas salud 43% 57%
SSCC y coleg. prof. 64% 23% 9% 5%
Industria 71% 14% 14%
AAPP 100%
0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%
B Si, se necesitan diversas reformas urgentes cuanto antes I No, el actual sistema es adecuado
M Si, se necesita pensar en algunas reformas en el largo plazo B Mis conocimientos no me permiten responder a la pregunta

AAPP: asociaciones de pacientes; HTA: siglas en inglés de agencias de evaluacion de tecnologias sanitarias; SSCC: sociedades cientificas
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LA VISION DE ESPANA DE DISTINTOS AGENTES

Para los agentes entrevistados, los retos mas importantes en el proceso de evaluacion y financiacion de
medicamentos innovadores son la incertidumbre en la medicién del beneficio clinico, la escasa agilidad de
tiempos y la falta de transparencia en los procesos. Por el contrario, los retos considerados de menor relevancia
para este proceso son la falta de liderazgo politico y la falta de guias explicitas sobre evaluacién econémica.

Para las autoridades sanitarias, los dos principales retos son la incertidumbre en la medicion de resultados
y la falta de recursos humanos, mientras que los economistas destacan el déficit de profesionalizacion en la
evaluacion. Para los pacientes, las claves son la falta de equidad y de agilidad en el acceso, punto este Ultimo
en el que coinciden con las sociedades cientificas. La industria destaca la incertidumbre en la medicién del
beneficio, la falta de agilidad de tiempos y la falta de eficiencia del proceso (Figura 53).

Figura 53. Retos en el proceso de evaluacion y financiacion de medicamentos innovadores en el SNS
(siendo 0 la minima importancia y 10 la maxima) (puntuacion promedio)

Q Incertidumbre en la medicién del beneficio clinico y/o efectividad

Poca agilidad de tiempos

Falta de transparencia de los procesos

Falta de recursos humanos para la ejecucion del proceso
Falta de eficiencia del proceso

Falta de equidad en el acceso a los tratamientos

Exceso de voluntarismo y déficit de profesionalizacién en los procesos evaluativos
Falta de recursos econémicos para la ejecucion del proceso
Exceso de burocracia

Aspectos regulatorios

Falta de gobernanza en la toma de decisiones

Legitimidad de las decisiones

Duplicidad de evaluaciones

Falta de guias explicitas sobre evaluacién econdmica

Falta de liderazgo politico

0 2 4 6 8 10
B 2 4 6 8 10
Incertidumbre en la medicién del beneficio clinico y/o efectividad "
Poca agilidad de tiempos .J [ T
Falta de transparencia de los procesos ()
Falta de recursos humanos para la ejecucién del proceso .
Falta de eficiencia del proceso ® O H ® |
Falta de equidad en el acceso a los tratamientos [ ] O ‘—Q—._
Exceso de voluntarismo y déficit de profesionalizacion en los procesos evaluativos ‘ »

Exceso de burocracia

;
F

Falta de recursos econémicos para la ejecucion del proceso o
Aspectos regulatorios M—.
Falta de gobernanza en la toma de decisiones [ ] “—.
Legitimidad de las decisiones e @1
Duplicidad de evaluaciones e & Co
Falta de guias explicitas sobre evaluacion economica ;—‘ k [ ]
Falta de liderazgo politico o )“—‘

‘ Total @ Autoridades sanitarias @ HTA y economistas salud @ SSCCy Coleg. prof. € Industria @ AAPP

—

93



EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

En términos generales, el 39% de los consultados cree que deberia existir una separacion clara entre el proceso
cientifico-técnico de evaluacion y la decision de financiacion de medicamentos, mientras que un 24% est4 a
favor de dicha separacion, si bien cree que puede dar lugar a inconsistencias entre ambos procesos.

En particular, los economistas de salud (57%) y las asociaciones de pacientes (50%) son los dos colectivos més
a favor de hacer una clara distincion entre ambos procesos, mientras que las autoridades sanitarias consultadas
son partidarias de no separarlos en ningun caso en dos procesos diferenciados. Las opiniones de la industria
en este sentido estan muy polarizadas, con la misma proporcion de encuestados a favor de separar ambos
procesos y de no separarlos (Figura 54).

Figura 54. {Cree que debe existir una separacion entre los procesos cientifico-técnicos (evaluacion) y
las decisiones de gestion/politicas (fijacion de precio y financiacion)?

A

39% @ i, debe existir una separacion clara entre la evaluacion de un
medicamento y la decisién de precio y financiacion

24% ® Si, aunque puede dar lugar a problemas de concordancia entre ambos
procesos

6% ® No, porque las desventajas superan a los beneficios

31% No, en ningun caso la evaluacion y el establecimiento del precio y la
financiacion deben separarse en dos procesos diferenciados

Autoridades sanitarias 14% 14%

SSCC y coleg. prof. 36% 41% 5%
Industria 43% 14% 43%
AAPP 50% 33% 17%
0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%

B Si, debe de existir una separacion clara entre la evaluacion de un medicamento y la decision de precio y financiacion
B Si, aunque puede dar lugar a problemas de concordancia entre ambos procesos
B No, porque las desventajas superan a los beneficios

No, en ningln caso la evaluacién y el establecimiento del precio y la financiacion deben separarse en dos procesos diferenciados
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LA VISION DE ESPANA DE DISTINTOS AGENTES

Respecto a los agentes que deberian liderar la parte técnica del proceso de evaluacion, la mayoria de consultados
(67%) coincide en que la AEMPS debe ser uno de ellos (de hecho, méas de la mitad de este 67% aboga por un
liderazgo de la AEMPS en solitario). Por su parte, casi un tercio de los encuestados opina que la Direccién
General de Cartera Comun de Servicios del Sistema Nacional de Salud y Farmacia (DGCYF) y la Red de Agencias
de Evaluacion de Tecnologias Sanitarias (RedETS) deben estar presentes en ese liderazgo. El 20% se refiere a
una nueva agencia especifica de evaluacion, ya sea en solitario (10%) o junto con otros entes (10).

Casi todos los subgrupos estan de acuerdo en que la AEMPS debe ser uno de los principales lideres del proceso
de evaluacion. De hecho, debe ser el lider en solitario para el 43% de las autoridades sanitarias, el 41% de las
sociedades cientificas, el 50% de los pacientes y el 29% de los representantes de la industria consultados.
En cambio, el subgrupo de HTA y economistas de la salud abogan por la RedETS como actor principal de la
evaluacion (Figura 55).

Figura 55. {Quién o quiénes, cree que deberian liderar la parte técnica del proceso de evaluacion en
Espaia? (Miiltiples opciones posibles)

A

REDETS
crv Il 2%
Ora
0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80%
Autoridades sanitarias HTA y economistas de la salud
AENIPS
DGOV
REDETS 0%
Una nueva agenda
CIPM 0%
SSCC y Colegios Profesionales Industria AAPP
AEMPS 100%
T 14%
REDETS 0%
Una nueva agenda
cpm 0% 0% 0%
W 14% 0%
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EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

Por su parte, segun los consultados, los agentes que deberian participar en el proceso de evaluacion de un
nuevo medicamento en Espafia son los clinicos, el Ministerio de Sanidad y las sociedades cientificas, y, en menor
medida, representantes de las asociaciones de pacientes y de las CCAA. Ademas, el 45% de los consultados
cree que también deberian participar representantes de la industria farmacéutica. Otros mencionan a otros
agentes, como los colegios profesionales, farmacéuticos de hospital o la RedETS.

Para las autoridades sanitarias y los economistas de la salud, el Ministerio y las CCAA son los principales agentes
que deben participar en el proceso, lo que contrasta con las sociedades cientificas y la industria, quienes inciden
en la participacion de los clinicos. Los pacientes son el subgrupo que en mayor grado apoyan la participacion de
las asociaciones de pacientes (Figura 56).

I Figura 56. {Qué tipo de agentes cree que deben participar en el proceso de evaluacion de un nuevo
medicamento en espaiia? (Miltiples opciones posibles)

g Clinicos 86%

ssce
Repr.de as AAPP
Repr. d las COAA
Industria farmacéutica
Otros

0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90%

B Autoridades sanitarias HTA 'y economistas de la salud
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Me de Sanidad 100% 86%
SSce 43% 57%
Repr. de las AAPP 57% 43%
Repr. de las CCAA
Ind. farmacéitica 43% 43%
i 14% 43%
SSCC y Colegios Profesionales Industria AAPP
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Ind. farmacéitica _
Otros
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LA VISION DE ESPANA DE DISTINTOS AGENTES

Practicamente todos los consultados consideraron interesante la posibilidad de realizar una reunién de
aproximacion entre el laboratorio farmacéutico y los decisores para acercar posturas, de hecho, tan solo un 2%
(1 experto, economista de la salud) opina que no seria necesario una reunion entre ambas partes. Un 54% de
los agentes piensa que deberian reunirse antes de la evaluacion, un 2% en ciertos casos y un 35% antes de la
decision de fijacion de precio.

Los economistas de la salud y la industria son los subgrupos que en mayor medida abogan por una reunion de
aproximacion antes de la evaluacion, mientras que, para las autoridades sanitarias y las sociedades cientificas,
la reunion deberia mas bien circunscribirse a ciertos casos. El subgrupo mas a favor de realizar la reunién de
aproximacion antes de la decision de precio es la industria (57%), seguida de las sociedades cientificas (36%)
(Figura 57).

Figura 57. ¢{Cree interesante la posibilidad de una reunion de aproximacion que incluya asesoramiento
cientifico entre el laboratorio farmacéutico y los decisores para acercar posturas?

g Si, deberfa haber una reunién antes de |a evaluacion
Si, podria haber una reunién previa circunscrita a ciertos casos
Si deberfa haber una reunion antes de la decision de fijacion de precio

No creo que sea necesario que haya una reunion de aproximacion entre ambas partes l 2%

nsine [l 2%
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B Autoridades sanitarias HTA y economistas de la salud

Si, deberia haber una reunion antes de la evaluacion
Si, Podria haber una reunién previa circunscrita a ciertos
casosn 71% 43%
S, deberfa haber una reunién antes de la decision de 5 ry
ﬂjac](’)n de precio
No creo que sea necesario que haya una reunién de o 0
aproximacion entre ambas partes 0%
NS/NC 0% 0%
SSCCy coleg. prof. Industria AAPP
Si, Podria haber una reunion previa circunscrita a ciertos G g
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EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

Todos los entrevistados coinciden en que el Ministerio de Sanidad debe ser uno de los agentes participantes en
el proceso de obtencion de precio y financiacion de un nuevo medicamento. Una gran parte de ellos cree que
también deben participar representantes de las CCAA, el Ministerio de Hacienda y la industria farmacéutica.
Un 39% cree que deben participar representantes de las sociedades cientificas y un 31% representantes de las
asociaciones de pacientes. Otros mencionan la participacion otros agentes, como los colegios profesionales, la
RedETS o la AEMPS.

Las asociaciones de pacientes son el subgrupo que apoya la participacién de un mayor nimero de actores en
el proceso. Las autoridades sanitarias valoran especialmente que los tres Ministerios estén implicados. Los
economistas y sociedades cientificas son los que en mayor medida apoyan la participacion de la industria
farmacéutica en el proceso de precio (financiacion (Figura 58).

Figura 58. {Qué tipo de agentes cree que deben participar en el proceso de obtencion de precio y
financiacion de un nuevo medicamento en espaiia? (Miiltiples opciones posibles)

g Ministerio de Sanidad 100%

Repr. de las CCAA 61

Ministerio de Hacienda

. 100%
Industria farmacéutica
Sociedades cientificas
Ministerio de Industria
Cliicos
Representantes de los pacientes
Otros
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Industria farmacéutica 57%
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M de Industria _ 57%
Clinicos
Repr. de los pacientes

Industria
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M® de Hacienda
Industria farmacéutica
Ssce 4%
M? de Industria
Clinicos [y 3 0%
Repr. de los pacientes . 14%
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LA VISION DE ESPANA DE DISTINTOS AGENTES

Cuando se les pregunta sobre qué tipo de agentes deben tener voto o una opinion vinculante en la decision
de fijacion de precio y financiacién, el Ministerio de Sanidad vuelve a ser el organismo mas votado por los
encuestados, aunque mas de la mitad también apoya la opinién vinculante de los representantes de las CCAA 'y
el Ministerio de Hacienda, y no tanto de la industria o los pacientes.

Los representantes de pacientes son los mas abiertos a una participacion vinculante de un mayor tipo de agentes
del sistema, mientras que los economistas de la salud y la industria farmacéutica son los mas restrictivos, y la
limitarian a los tres Ministerios (Sanidad, Hacienda e Industria), a las CCAA y a la industria (Figura 59).

I Figura 59. De los agentes seleccionados anteriormente, ;cuales cree que deberian tener voto en la
decision de fijacion de precio y financiacion? (Miltiples opciones posibles)

Q Miristerio de Sanicad
Ministerio de Hacienda
31
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2

Representantes de las CCAA

Ministerio de Industria
Sociedades Cientificas
Clinicos
Representantes de los pacientes
Industria farmacéutica
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B Autoridades sanitarias HTA 'y economistas de la salud
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Me de Hacienda
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EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

Para la mayoria de los consultados (67%), los actuales tiempos del proceso de evaluacion de las terapias
innovadoras en Espafia son demasiado largos, con importantes cuellos de botella que hay que solventar,
mientras que un 23% refiere que los tiempos son razonables, pero que se deberian intentar acortar. Solo un 2%
opina que los tiempos son razonables, dada su casuistica.

En los distintos subgrupos se observa una clara unanimidad entre los representantes de la industria y de
las asociaciones de pacientes acerca de la demora de los tiempos del proceso de evaluacion, opinién que
comparten con una mayoria de las sociedades cientificas y colegios profesionales (77%). Para la mayor parte
de autoridades sanitarias (86%), los tiempos son razonables, aunque tendriamos que tratar de acortarlos. La
opinién entre los economistas de la salud estd muy repartida (Figura 60).

Figura 60. {Qué opina sobre los actuales tiempos del proceso de evaluacion de las terapias
innovadoras en Espaiia?

A

67% ® Son demasiado largos, con importantes cuellos de botella que hay que
solventar

23% ® Son razonables, pero tendrfamos que tratar de recortarlos
2% ® Son razonables, dada su casuistica

8% Mis conocimientos no me permiten responder a la pregunta

Autoridades sanitarias 14% 86%
HTA y economistas salud 17% 33% 33% 17%
SSCC y coleg. prof. 77% 14% 9%
Industria 100%

AAPP 100%
0% 10% 20% 30% 40% 50%  60% 70% 80% 90% 100%

B Son demasiado largos, con importantes cuellos de botella que hay que solventar
B Son razonables, pero tendriamos que tratar de recortarlos
M Son razonables, dada su casuistica

Mis conocimientos no me permiten responder a la pregunta
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Cuando se les pregunta sobre los tiempos de las decisiones de fijacion de precio y financiacion, el porcentaje de
agentes que opina que son demasiado largos se reduce ligeramente, hasta el 61%, mientras que para el 27%
estos tiempos son razonables, pero se deberian tratar de acortar. En este caso, ningun experto opind que son
razonables, dada su casuistica, y la proporcion que alegd que sus conocimientos no le permitian opinar en dicha
cuestion subié hasta el 12%.

En linea con la pregunta anterior, para todos los representantes de las asociaciones de pacientes consultados
los tiempos son demasiado largos, opinion que comparte el 86% de los representantes de la industria, el 68%
de las sociedades cientificas y colegios profesionales y el 43% de las autoridades sanitarias. En cambio, para
la mayor parte (el 57% en ambos casos) de las autoridades sanitarias y de los economistas de la salud, los
tiempos son razonables, aunque tendriamos que tratar de recortarlos (Figura 61).

Figura 61. {Qué opina sobre los actuales tiempos de las decisiones de fijacion de precio y
financiacion para las terapias innovadoras en Espaiia?

A

61% @ Son demasiado largos, con importantes cuellos de botella que hay que
solventar

27% ® Son razonables, pero tendrfamos que tratar de recortarlos

12% @ Mis conocimientos no me permiten responder a la pregunta

Autoridades sanitarias 43% 57%

HTA y economistas salud 57% 43%

SSCC y coleg. prof. 68% 18% 14%

Industria 86% 14%

AAPP 100%
0% 10% 20% 30% 40% 50%  60% 70% 80% 90% 100%

B Son demasiado largos, con importantes cuellos de botella que hay que solventar
B Son razonables, pero tendriamos que tratar de recortarlos

I Mis conocimientos no me permiten responder a la pregunta
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EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

En cuanto a las medidas para agilizar los tiempos de la evaluacion, los entrevistados sitUan la priorizacion
de medicamentos a evaluar como la medida mas relevante, seguida de la existencia de procesos fast-track
para enfermedades con importantes necesidades no cubiertas y la evaluacién nacional de caracter vinculante
a nivel autonémico. En el lado opuesto, consideran menos relevante (promedio de 5,7 sobre 10) vincular el
incumplimiento de los tiempos a ciertas penalizaciones.

Para los economistas de la salud y las asociaciones de pacientes, la medida mas relevante seria la evaluacion
vinculante a nivel nacional, mientras que la industria y las sociedades cientificas destacan la existencia de
procesos fast-track para enfermedades con importantes necesidades no cubiertas. Se observan grandes
diferencias de opinidn entre las autoridades/economistas y el resto de subgrupos. Los economistas y las
autoridades sanitarias no consideran relevante (menos de 5 puntos promedio) ni regular los tiempos maximos
de cada una de las partes del proceso ni vincular el incumplimiento de tiempos a ciertas penalizaciones.
Las autoridades sanitarias son el subgrupo que peor valora la opcién de contar con una evaluacion nacional
vinculante a nivel autonémico (Figura 62).

e

Figura 62. {Qué medidas cree que ayudarian a agilizar los tiempos de la evaluacién? (Siendo 0 que no
ayudaria para nada, y 10 que ayudaria considerablemente) (puntuacion promedio)
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LA VISION DE ESPANA DE DISTINTOS AGENTES

Respecto a la transparencia del proceso de evaluacion, los consultados priorizan la publicacion de una guia
metodoldgica clara y detallada, seguida de la publicacion de toda la informacion (a excepcion de la confidencial)
gue se haya considerado durante el proceso de evaluacion, asi como la decision final. No parece en cambio tan
importante publicar un borrador de la evaluacion, de modo que sea accesible al publico para recibir comentarios
al respecto.

Por subgrupos, las sociedades cientificas son el Unico subgrupo que da mas valor a publicar la informacion
utilizada que a la guia metodoldgica clara y detallada. La mayor divergencia de opiniones se produce entre los
representantes de la industria y de los pacientes, en torno a la publicacion de un borrador de la evaluacion para
gue se puedan realizar comentarios al respecto, opcion mucho mejor valorada por los pacientes (9,2) que por
la industria (4,7) (Figura 63).

I Figura 63. Puntos relativos a la transparencia del proceso actual de evaluacion en el sns (siendo 0 el
minimo posible y 10 el maximo posible) (puntuacion promedio)
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ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

Por su parte, respecto a las medidas dirigidas a favorecer la transparencia en la decision de fijacion de precio y
financiacion, los encuestados priorizan la especificacion de los criterios considerados en la decisién (8,5 puntos
promedio sobre 10), y sitlan practicamente al mismo nivel publicacién de la informacién considerada en la
decisién (exceptuando la confidencial), asi como la explicitacion del peso relativo concedido a cada uno de
los criterios y, por ultimo, hacer publico el perfil de los componentes de los comités de decision y sus posibles
conflictos de intereses.

Todos los subgrupos de consultados estan de acuerdo con la necesidad de especificar los criterios tenidos
en cuenta en la decision de fijacion de precio (solo un 6% puntuan esta afirmacion por debajo de 5), si bien las
autoridades sanitarias y economistas de la salud son mas escépticos respecto a la explicitacion del peso de
cada criterio. También destaca el poco valor que otorgan los economistas de la salud a transparentar el perfil de
los componentes del comité de decisién (Figura 64).

Figura 64. Puntos relativos a la transparencia del actual proceso de decision de fijacion de precio y
financiacion en el sns (siendo 0 el minimo posible y 10 el maximo posible) (puntuacién promedio)

A

Deben especificarse los criterios tenidos en cuenta en la decision

Debe explicitarse el peso relativo concedido a cada uno de los criterios

Debe transparentarse el perfil de los componentes de los comités de evaluacion,
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LA VISION DE ESPANA DE DISTINTOS AGENTES

Respecto a la informacién actualmente requerida al laboratorio para realizar la evaluacion de los medicamentos,
aproximadamente un tercio de los agentes consultados considera que es suficiente (un 18% opina que es
suficiente y necesaria y un 14% que es suficiente, pero que hay elementos requeridos que son innecesarios),
mientras que un 21% cree que es insuficiente para poder realizar una evaluacién adecuada, considerando
necesario reclamar mas datos al laboratorio. Cabe destacar que un 47% de los consultados (la mayor proporcion
de las 50 preguntas del cuestionario) considerd que su conocimiento no le permite opinar al respecto.

Las respuestas varian entre los distintos grupos. Para la mayoria de los economistas de la salud (43%), la
informacién requerida al laboratorio para la evaluaciéon del medicamento es insuficiente, porcentajes que se
sitiian en el 29% para la industria y el 14% para las autoridades sanitarias y las sociedades cientificas. Entre el
9% y el 29% opina que la informacion requerida es suficiente y necesaria. Por Ultimo, cabe destacar la elevada
proporcion que en todos los subgrupos excepto la industria, alega no tener suficiente conocimiento para
responder a esta pregunta (Figura 65).

Figura 65. {Qué opina sobre la informacion actualmente requerida al laboratorio para realizar la
evaluacion del medicamento?

A

18% @ Es la suficiente y necesaria para poder realizar una evaluacion correcta

14% ® Es suficiente, pero también se solicita cierta informacién obsoleta o
innecesaria que no beneficia al proceso

21% ® Esinsuficiente para poder realizar una evaluacion adecuada, y se debe
reclamar a mayor informacién

47% Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Autoridades sanitarias 29% 14% 14%
HTA y economistas salud 29% 43% 29%
SSCC y coleg. prof. 9% 9% 14%
Industria 29% 43% 29%
AAPP 17% 17% 17%
0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%

B Es la suficiente y necesaria para poder realizar una evaluacion correcta
B Es suficiente, pero también se solicita cierta informacién obsoleta o innecesaria que no beneficia al proceso
I Es insuficiente para poder realizar una evaluacion adecuada, y se debe reclamar a mayor informacion

Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta
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EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

La documentacion exigida al laboratorio promotor que debe priorizarse, segun los consultados, para evaluar y
fijar el precio y financiacion de un medicamento, es la informacion cientifica sobre el valor terapéutico frente al
comparador, seguido de la evaluacién econémica del farmaco, la informacion sobre la necesidad médica que
viene a cubrir y los efectos sobre la calidad de vida de los pacientes. En cambio, no parece muy relevante solicitar
el IPT del medicamento en otras indicaciones o informacion sobre otras indicaciones del farmaco en Espafia.

Para las autoridades sanitarias, la documentacion mas relevante seria la relativa a los efectos en la calidad
de vida y la informacion sobre las terapias que podrian ser sustituidas. Las sociedades cientificas valoran
especialmente la informacién sobre la necesidad médica a cubrir (Figura 66).

Figura 66. ¢{Cudl de los siguientes elementos cree que deben exigirse al laboratorio promotor como
documentacion para evaluar y fijar el precio y financiacion de un medicamento en Espaiia?
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LA VISION DE ESPANA DE DISTINTOS AGENTES

En relacion con el proceso de evaluacion clinica de los medicamentos, los agentes consultados priorizan que
se sigan gufas o procedimientos publicos avalados por la comunidad cientifica y, en menor medida, clasificar
la calidad de la evidencia mostrada por el medicamento y categorizar el valor terapéutico del farmaco en
diferentes niveles sobre las alternativas disponibles. No consideran en cambio muy relevante alcanzar una
decision consensuada entre la industria y los entes evaluadores para la eleccion del comparador.

Se observan algunas diferencias significativas entre los distintos grupos de consultados. Por un lado, los
economistas de la salud valoran especialmente la necesidad de clasificar la calidad de la evidencia mostrada
por el medicamento, y el alineamiento con procedimientos avalados por la comunidad cientifica (en esto Ultimo
coinciden con la industria, los pacientes y las sociedades cientificas), mientras que le dan muy poco peso
(3,9 sobre 10) a alcanzar decisiones consensuadas entre la industria y los evaluadores. Para las autoridades
sanitarias, lo mas importante es categorizar el valor terapéutico afiadido del farmaco y clasificar la calidad de la
evidencia, mientras que desde la industria no le dan tanta importancia a esta ultima medida, y en cambio valoran
el hecho de seguir guias o procedimientos avalados por la comunidad cientifica (Figura 67).

Figura 67. Grado de acuerdo con los siguientes puntos relativos a la evaluacion clinica de los
medicamentos (siendo 0 el minimo y 10 el maximo) (puntuacién promedio)
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El proceso debe seguir guias/procedimientos publicos avalados por la comunidad
cientifica

Se debe clasificar la calidad de la evidencia mostrada por el medicamento

El valor terapéutico del formaco debe categorizarse en base a diferentes niveles de valor

terapéutico afiadido sobre las alternativas disponibles “

La necesidad médica que viene a cubrir el medicamento debe ordenarse mediante una
matriz que estipule diferentes niveles de necesidades no cubiertas en el SNS

Se debe llegar a una decisién consensuada entre la industria y los entes evaluadores para
la eleccion del comparador
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EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

Respecto a una serie de afirmaciones relacionadas con los informes de posicionamiento terapéutico (IPT), la
medida con mayor apoyo general entre los encuestados es que la nueva metodologia de los IPT sea homogénea
para todas las alternativas terapéuticas, seguida de realizar un IPT para cada nuevo medicamento. Estan solo
relativamente de acuerdo (5,4 sobre 10) en que los nuevos IPT agilizaran los tiempos de la evaluacion.

Por subgrupos, los representantes de la industria fueron los mas criticos con todas estas afirmaciones,
puntuando por encima de 5 solo el punto relativo a la necesidad de homogeneizar los IPT para todas las
alternativas terapéuticas. En contraste con la opinion de la industria, las autoridades sanitarias inciden en que
los IPT se realizan con rigurosidad metodoldgica, y que la nueva metodologia ayuda a la decision de precio y
financiacion y agilizaran los tiempos de la evaluacion. Las sociedades cientificas son el subgrupo que esta mas
de acuerdo con realizar un IPT para cada nuevo medicamento (Figura 68).

I Figura 68. Grado de acuerdo con las siguientes afirmaciones sobre los informes de posicionamiento
terapéutico (ipt) (siendo 0 el minimo y 10 el maximo) (puntuacién promedio)
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LA VISION DE ESPANA DE DISTINTOS AGENTES

En general,los consultados estan parcialmente de acuerdo en que los tiempos fijados enlos IPT para la evaluacion
clinica y la evaluacién econdémica de los medicamentos (establecidos en 21 y 11 dias, respectivamente) son
adecuados y factibles, especialmente para la parte econdmica.

Todos los perfiles analizados ven menos adecuados y factibles los tiempos fijados para la evaluacién econémica
que para la evaluacion clinica, siendo la industria el subgrupo con mayor diferencia de parecer entre la idoneidad
de tiempos para ambos tipos de evaluaciones. Los economistas de la salud son los mas criticos respecto a los
tiempos planteados, mientras que las autoridades sanitarias son las que expresan una opinion mas favorable
sobre los tiempos de elaboracién de los IPT (Figura 69).

Figura 69. Grado de acuerdo con las siguientes afirmaciones sobre los tiempos fijados en los IPT
para la evaluacion clinica (21 dias) y econdémica (11 dias) (siendo 0 el minimo y 10 el maximo
(puntuacion promedio)
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Los tiempos fijados para realizar la evaluacién clinica son adecuados

Los tiempos fijados para realizar la evaluacion clinica son adecuados y factibles

Los tiempos fijados para realizar la evaluacion econémica son adecuados [ NGEGEINIE e

Los tiempos fijados para realizar la evaluacién econémica son adecuados y factibles
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Los tiempos fijados para realizar la evaluacion clinica son adecuados y factibles ] e O o
Los tiempos fijados para realizar la evaluacion economica son adecuados y factibles @) ._FH
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EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

EI 80% de los consultados considera que deberia existir una priorizacion en la elaboracion de algunos IPT frente
a otros, mientras que un 12% esta en contra de llevar a cabo dicha priorizacion, alegando que deberian realizarse
segun la fecha de inicio del procedimiento de precio y financiacion. Un 8% de los encuestados reconoce que sus
conocimientos al respecto no le permiten responder a esta pregunta.

Existe una opinion generalizada entre los distintos perfiles acerca de la necesidad de establecer dicha priorizacion
de los IPT, con unanimidad entre las autoridades sanitarias y el apoyo de una gran parte de los representantes
de los economistas de la salud (86%), asociaciones de pacientes (83%), sociedades cientificas (73%) y la
industria (71%). Para entre un 14% y 17% de los pacientes, economistas de la salud, industria y sociedades
cientificas, la realizacion del IPT deberia organizarse en funcion de la fecha de inicio del procedimiento de precio
y financiacion. Los agentes sin cocimientos suficientes para contribuir en esta cuestion pertenecen al ambito de
laindustria y las sociedades cientificas (Figura 70).

Figura 70. {Cree usted que deberia existir una priorizacion en la elaboracion del IPT de los
medicamentos?

A

80% @ i, considero que la realizacién de algunos IPT debe ser prioritaria sobre la
de otros

12% ® No, la realizacion de los IPT debe hacerse segun la fecha de inicio del
procedimiento de precio y financiacion

8% ® Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Autoridades sanitarias 100%

HTA y economistas salud 86% 14%
SSCC y coleg. prof. 73% 14% 14%
Industria 71% 14% 14%
AAPP 83% 17%
0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%

B Si, considero que la realizacion de algunos IPT debe ser prioritaria sobre la de otros
B No, la realizacion de los IPT debe hacerse segun la fecha de inicio del procedimiento de precio y financiacion

B Mis conocimientos y no me permite contestar a esta pregunta
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LA VISION DE ESPANA DE DISTINTOS AGENTES

Entre los agentes a favor de priorizar la elaboracion de los IPT (n=39, un 80% del total), los elementos con
mayor peso promedio en la decision de priorizacion son el lugar en la terapéutica (8,8 sobre 10) y el potencial
beneficio clinico incremental (8,2), mientras que tendrian menor peso el potencial interés para el SNS, el beneficio
clinico similar, pero con mejor perfil de seguridad y las nuevas indicaciones de medicamentos ya financiados y
comercializados.

Ellugar en la terapéutica es el criterio de priorizacion mas valorado por la industria, los pacientes y las sociedades
cientificas, mientras que las autoridades sanitarias lo sitian al mismo nivel que el potencial beneficio clinico
incremental. Los economistas de la salud dan el mayor peso relativo al beneficio clinico potencial. Salvo las
asociaciones de pacientes, los distintos subgrupos otorgan el menor peso relativo a las nuevas indicaciones de
medicamentos ya financiados y comercializados (Figura 71).

Figura 71. Ya que considera que se debe realizar una priorizacion sobre la elaboracion de los IPT,
especifique qué peso cree que debe tener cada uno de los siguientes criterios en dicha priorizacion
(peso promedio) (n=39)
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EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

Mas de la mitad de los agentes consultados cree que los medicamentos dirigidos a enfermedades raras en
Espafia deberian evaluarse mediante el mismo proceso que el resto de los medicamentos, aunque con ciertas
reglas distintas, al tiempo que un 39% refiere que deberia utilizarse un proceso diferenciado de evaluacion y
un comité ad hoc para evaluar y fijar el precio de estas terapias. El resto considera que se tendria que llevar a
cabo de la misma manera que los demas medicamentos, que se deberian hacer distinciones entre los propios
medicamentos huérfanos o bien no contestan a la pregunta por falta de conocimiento al respecto.

En todos los grupos hay opiniones divididas. Entre las autoridades sanitarias hay consenso total acerca de
gue deberia ser el mismo proceso, aunque con ciertas distinciones. Esta consideracion la comparte la mayoria
de los economistas (71%). En cambio, la mayor parte de los representantes de las asociaciones de pacientes
(un 67%), la industria (57%) y las sociedades cientificas (50%) valoran utilizar un proceso diferenciado con un
comité ad hoc para estas terapias (Figura 72).

I Figura 72. {COomo cree que deberian evaluarse los medicamentos dirigidos a enfermedades raras en
Espana?

A

53% @ Mediante el mismo proceso que el resto de medicamentos, aunque con
ciertas reglas distintas

39% ® Con un proceso diferenciado de evaluacién y un comité ad hoc para
evaluar y fijar el precio de estas terapias

2% ® Con distincién entre los propios medicamentos
4% De la misma manera que los demas medicamentos

2% @ Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Autoridades sanitarias 100%

HTA y economistas salud 71% 14% 14%
SSCC y coleg. prof. 41% 50%
Industria 29% 57%
AAPP 33% 67%
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B Mediante el mismo proceso que el resto de medicamentos, aunque con ciertas reglas distintas
I Con un proceso diferenciado de evaluacion y un comité Ad hoc para evaluar y fijar el precio de estas terapias
I Con distincién entre los propios medicamentos

De la misma manera que los deméas medicamentos

B Mis conocimientos y no me permite contestar a esta pregunta
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LA VISION DE ESPANA DE DISTINTOS AGENTES

Parael 57% de los agentes, la evaluacion econdmica debe ser un criterio importante sobre el que basar la decision
de precio y financiacion de un nuevo medicamento, mientras que para un 8% debe ser el criterio fundamental,
para el 19% deben ser solo un criterio méas y para el 4% no debe tener un papel relevante en la decision.

Las opiniones entre subgrupos estan divididas. Los economistas de la salud son el grupo que mayor énfasis da
a la evaluacion econdmica, con un 29% a favor de que sea el criterio fundamental y el restante 71% solicitando
gue tenga un peso importante. Para las autoridades sanitarias y las sociedades cientificas, la mayoria aboga
también porque la evaluacion econémica sea un criterio importante, aunque el resto opina que debe ser solo
un criterio mas o que depende del tipo de medicamento evaluado. Para la mayoria de representantes de las
asociaciones de pacientes, el grado de eficiencia deberia ser solo un criterio mas con el que tomar la decisién, y
un 17% cree que no deberfa tener un papel importante. En la industria hay diversidad de opiniones, pero el 86%
cree gue debe ser un criterio importante o un criterio mas a la hora de informar las decisiones (Figura 73).

Figura 73. ;Qué opina sobre el papel de la evaluacion econémica (grado de eficiencia o coste-
efectividad) a la hora de informar las decisiones sobre establecimiento del precio y financiacion de
un nuevo medicamento?

Q ‘ 8% ® Debe ser el criterio fundamental sobre el que basar la decisién

57% ® Debe ser un criterio importante sobre el que basar la decisién

19% ® Debe ser solo un criterio mas con el que tomar la decisién
10% © Depende del tipo de medicamento evaluado

2% ® No debe tener un papel importante en la decisién

2% © No debe tener ningtin papel en la decision

2% @ Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Autoridades sanitarias 71% 14% 14%
HTA y economistas salud 29% 71%
SSCCy coleg. prof. B} 64% 5%
Industria 14% 43% 45%
AAPP 17% 67% 17%
0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%
W Debe ser el criterio fundamental sobre el que basar la decision W No debe tener un papel importante en la decision
I Debe ser un criterio importante sobre el que basar la decision = No debe tener ninglin papel en la decision
I Debe ser solo un criterio mds con el que tomar la decision Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Depende del tipo de medicamento evaluado
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EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

Entre las cuestiones planteadas sobre la evaluacion econémica de las terapias innovadoras, los agentes priorizan
gue sea metodoldgicamente rigurosa y basada en guias metodolégicas avaladas. También coinciden en gran
medida en que las evaluaciones econémicas deberian incorporar todas las variaciones en costes y resultados
de salud, asi como mecanismos para el adecuado manejo de la incertidumbre. En base a sus respuestas, la
afirmacion con la que estan menos de acuerdo es la relativa a la calidez de los actuales métodos de evaluacion
economica aplicados en Espafia.

Las autoridades sanitarias son el subgrupo que en mayor medida apoya la validez de los actuales métodos
de evaluacion econdmica en Espafia, con una puntuacion promedio de 7,5 sobre 10 puntos. Cabe destacar
que las sociedades cientificas son el subgrupo que mas valora la incorporacion de la doble perspectiva del
pagador y la sociedad en las evaluaciones, seguido de la industria y las asociaciones de pacientes. La industria
y los economistas son los que mas énfasis otorgan a la rigurosidad metodoldgica de las evaluaciones y a la
incorporacion de mecanismos para manejar la incertidumbre (Figura 74).

Figura 74. Grado de acuerdo con los siguientes puntos relativos a la evaluacion econémica de las
terapias innovadoras (siendo 0 el minimo y 10 el maximo) (puntuacion promedio)

Debe ser rigurosa metodolégicamente y basarse en guias metodolgicas avaladas - || N NNEE 2 e
Deberian incorporar todas las variaciones de costes y las variaciones en resultados en salud/AVAC [ EENRNRNNNNE D

Deben incorporar mecanismos para el adecuado manejo de la incertidumbre “
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Los actuales métodos de evaluacién econdmica aplicados en Espafia son validos para la
evaluacion de medicamentos
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LA VISION DE ESPANA DE DISTINTOS AGENTES

EI 55% de los encuestados opina que actualmente la evaluacion econdmica se tiene en cuenta en gran medida
ala hora de decidir el precio y la financiacion de los medicamentos innovadores en Espafia (37% para la mayor
parte de los casos y 18% para todos los casos), mientras que un 29% considera que se tiene en cuenta solo en
cierta medida, para algunos de los casos y el 8% cree que se tiene en cuenta solo para unos pocos casos. El 8%
de los encuestados no sabe o sus conocimientos no le permiten responder a esta cuestion.

Las respuestas difleren por subgrupos de agentes. Los representantes de las autoridades sanitarias y las
sociedades cientificas son los que en mayor medida creen que actualmente se estd teniendo en cuenta la
evaluacion econdémica a la hora de fijar el precio (68-72%), mientras que el grupo de los economistas de la salud
es el mas escéptico al respecto, con un 86% que opina que solo se tienen en cuenta en cierta medida (Figura 75).

Figura 75. ¢ En qué medida cree que se tiene en cuenta actualmente la evaluacion econdmica a la hora
de decidir el precio y la financiacion de los medicamentos innovadores en Espaia?
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18% @ En gran medida, para todos los casos
37% ® En gran medida, para la mayor parte de los casos
29% ® En cierta medida, para algunos de los casos

8% En baja medida, solo para unos pocos casos

2% ® Nolo sé

6% ® Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Autoridades sanitarias 43% 29% 14% 14%
HTA y economistas salud 43% 43% 14%
SSCC y coleg. prof. 18% 50% 23%
Industria 29% 29% 43%
AAPP 50% 33%
0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%

B En gran medida, para todos los casos En baja medida, solo para unos pocos casos
B En gran medida, para la mayor parte de los casos M Nolosé
I En cierta medida, para algunos de los casos I Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta
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EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

Para un 61% de los consultados, la actual evaluacion econémica deberia aplicarse mas rigurosamente, en base
a normas y metodologias claramente establecidas en los procesos de evaluacién. Por otro lado, el 6% opina
que las reglas estén claras y se aplican de forma rigurosa, y un 15% cree que las normas actuales estan claras,
pero que no se aplican de forma rigurosa. El restante 18% no sabe o no tiene conocimientos suficientes para
contestar a esta cuestion.

Para los subgrupos de agentes, salvo las autoridades sanitarias, se observa esta opinion generalizada sobre la
necesidad de aplicar con mayor claridad y rigurosidad las normas metodoldgicas de la evaluacion econémica.
En cambio, para el 43% de los representantes de las autoridades, las actuales normas y reglas ya se aplican
actualmente de forma rigurosa (Figura 76).

I Figura 76. ¢{Cree que la actual evaluacion econdmica se realiza de manera rigurosa, con unas normas
y reglas metodoldgicas establecidas para todos los medicamentos evaluados?

A

6% ® S las actuales normas y reglas metodoldgicas estén claras y se aplican
de forma rigurosa

15% ® Si, las actuales normas y reglas metodoldgicas estén claras, pero no se
aplican de manera rigurosa

61% ® No, deberian especificarse mas claramente las normas y metodologias
establecidas en los procesos de evaluacién y aplicarse mas rigurosamente

4% ® Nolosé

14% @ Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Autoridades sanitarias 14% 29% 14%
HTA y economistas salud 14% 71% 14%
SSCC y coleg. prof. 14% 59% 27%

Industria 29% 1%

AAPP 83%

0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%

M Si, las actuales normas y reglas metodoldgicas estan claras y se aplican de forma rigurosa

I Si, las actuales normas y reglas metodoldgicas estan claras, pero no se aplican de manera rigurosa

I No, deberfa especificarse mas claramente las normas y metodologias establecidas en los procesos de evaluacion y aplicarse mds rigurosamente
No lo sé

B Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta
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Casi dos terceras partes de los consultados opina que en Espafia deberia considerarse un umbral de coste-
efectividad, aunque con opiniones diversas sobre su enfoque: para el 43% deberia existir un rango de umbrales
explicitos, para el 17% un rango de umbrales implicitos y para el 4% un umbral Unico, ya sea explicito o implicito.
Por el contrario, un 16% de los consultados esta en contra de que exista un umbral de coste-efectividad,
alegando que la administracion debe poder decidir, de acuerdo con la normativa vigente, que medicamento se
financia con independencia del coste/AVAC. Por su parte, el 20% no tiene una opinidn clara al respecto o sus
conocimientos no le permiten responder a la cuestion.

Las opiniones sobre este asunto difieren en gran medida entre los perfiles de consultados. Los economistas de
la salud son los Unicos que alegan (un 14% de ellos) que debe existir un umbral de disposicion a pagar explicito
unico. La explicitacion del umbral o rango de umbrales es algo por lo que aboga la mayoria de los economistas de
la salud y sociedades cientificas, mientras que entre las autoridades las opiniones estan divididas. La mitad de los
pacientes consultados prefiere que no exista ningun umbral de coste-efectividad, algo que comparte el 29% de los
representantes de la industria y el 14% de las autoridades sanitarias y economistas de la salud (Figura 77).

Figura 77. ¢ Cree que debe considerarse un umbral de disposicion a pagar por un fairmaco en Espaia
(umbral de coste-efectividad o euros por aiio de vida ajustado por calidad (AVAC) ganado)?

A

18% @ En gran medida, para todos los casos
37% ® En gran medida, para la mayor parte de los casos
29% ® En cierta medida, para algunos de los casos

8% En baja medida, solo para unos pocos casos

2% ® Nolo sé

6% ® Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Autoridades sanitarias 43% 29% 14% 14%
HTA y economistas salud 43% 43% 14%
SSCC y coleg. prof. 18% 50% 23%
Industria 29% 29% 43%
AAPP 50% 33%
0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%

B En gran medida, para todos los casos En baja medida, solo para unos pocos casos
B En gran medida, para la mayor parte de los casos M Nolo sé
I En cierta medida, para algunos de los casos I Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta
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Entre los agentes entrevistados que opinan que debe existir un umbral de coste-efectividad, un 29% considera
gue deberia situarse entre los 21.000 y 35.000 euros por AVAC ganado, en linea con lo recogido en el informe de
evaluacion de tecnologias sanitarias. Entre las autoridades sanitarias y los economistas de la salud o agencias
HTA, el porcentaje que apoya esta opcion asciende al 60% y 50%, respectivamente.

Por otro lado, un 13% de los agentes que contestaron a esta pregunta puntualizan que el umbral concreto
dependeria de la situacion, con mayores umbrales revisables para enfermedades graves o enfermedades rara.
Por su parte, un 3% de los encuestados situaria el umbral por debajo de los 21.000 euros/AVAC, un 6% entre
35.000 y 50.000 euros/AVAC y un 6% por encima de 50.000 €/AVAC. Ademas, un 26% no concreta ningun
valor especifico, sino que alega algunos argumentos. Un 19% reconoce que no sabe o no tiene suficiente
conocimiento para responder a esta pregunta (Figura 78).

Figura 78. Ya que cree que debe considerarse un umbral o umbrales de disposicion a pagar por un
farmaco en Espaiia, ;donde cree que deberia situarse dicho umbral/umbrales en términos de euros
por AVAC ganado? (N=31)

35%
30%
25%
20%
15%

10%

5% 6%
0%
Umbral <21.000€/  Umbral <21.000-  Umbral <35.000~ Umbral Depende Otro NS/NC
AVAC 35.000€/AVAC 50.000€/AVAC >50.000-€/AVAC

Otro: engloba respuestas tales como: el umbral que se alcance por consenso en las comisiones pertinentes; deberfa ser el resultado de un
andlisis técnico; aplicaria baremos de otros estados europeos; deberia ser adecuado a los niveles de renta nacional.
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Ademas, se pregunto a los agentes si creen que en algunos casos deben existir umbrales diferenciados de coste-
efectividad. Dos terceras partes de los encuestados opina que, en efecto, deben existir umbrales diferenciales
para ciertos casos (ya sean umbrales explicitos o implicitos), frente a un 16% que considera que no deben existir
tales diferenciaciones. En todo caso, solo el 34% de los que se muestran a favor del umbral diferencial detallan en
qué casos deberian utilizarse dichos umbrales. La mayor parte coincide en que deberian tenerse en cuenta para
las enfermedades raras, terapias génicas y/o end of life, seguido de enfermedades graves, o solo para algunas
patologias.

Existen pocas diferencias entre los distintos subgrupos analizados. Todos ellos estan de acuerdo en que debe
haber umbrales diferenciales, destacando las autoridades sanitarias, la industria y los pacientes, cuyos miembros
coinciden en estar a favor de esta medida. Por su parte, un tercio de los economistas y el 18% de los miembros de
las sociedades cientificas estan en contra de aplicar este tipo de umbrales diferenciales para algunas enfermedades
o tipos de farmacos (Figura 79).

I Figura 79. ¢{Cree que deben existir umbrales diferenciados en algunos casos? ;En cudles? (N=31)

A

EERR, Terapias génicas y end of life
Enfermedades graves
Depende de la patologia
No mover umbral, pero flexibilidad
Casos justificados
Habria que discutirlo
Enfermedades sin alternativas

0 2% 4% 6% 8% 10% 12%

68% ® Si 16% ® No 16% ® NS/NC

Autoridades sanitarias 100%

HTA y economistas salud 67%

SSCC y coleg. prof. 53% 29%

Industria 100%

AAPP 100%

0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%

B En gran medida, para todos los casos
B En gran medida, para la mayor parte de los casos

I En cierta medida, para algunos de los casos
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Respecto a la participacion de las sociedades cientificas en el proceso de evaluacion de los medicamentos, el
37% de los consultados opina que seria Util en la fase de realizacion de comentarios por escrito al borrador del
IPT previo a su publicacion. Otro 37% opina que seria para realizar comentarios al borrador del IPT, pero estando
ademas presentes durante las reuniones de evaluacion. Por su parte, un 24% de los encuestados opina que
su papel debe ser presencial durante las reuniones de evaluacion, aportando sus experiencias al debate. Cabe
destacar que ninguno de los agentes considera que las sociedades cientificas no deberian participar de ninguna
manera en el proceso.

Por subgrupos, la mayor parte de las autoridades sanitarias y los economistas de la salud estan a favor de que
las sociedades cientificas puedan realizar comentarios al borrador del IPT antes de que se publique, mientras
gue la mayor parte de las asociaciones de pacientes aboga por que estén presentes durante las reuniones,
aportando sus comentarios. Entre las propias sociedades cientificas hay diversidad de opiniones, aunque una
mayoria apoya una mayor implicacion de las SSCC, estando presentes durante las reuniones de evaluacion para
aportar sus experiencias al debate (Figura 80).

Figura 80. §Como cree que debe ser la participacion de las sociedades cientificas en el proceso de
evaluacion de los medicamentos? (Miiltiples opciones posibles)

A

37% @ Pudiendo realizar comentarios (por escrito) al borrador del IPT, previo a su
publicacion

37% ® Pudiendo realizar comentarios al borrador del IPT y estando presente
durante las reuniones de evaluacion

24% ® Estando presente durante las reuniones devaluacion, aportando sus
experiencias al debate

2% © No deberfan participar

0% ® Nolosé

Autoridades sanitarias

14% 14%

SSCC y coleg. prof. 27% 41% 32%
Industria 43% 43% 14%
AAPP 33% 67%
0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%

B Pudiendo realizar comentarios (por escrito) al borrador del IPT, previo a su publicacion
B Pudiendo realizar comentarios al borrador del IPT y estando presente durante las reuniones de evaluacion
B Estando presente durante las reuniones devaluacion, aportando sus experiencias al debate

No deberfan participar

M Nolosé
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Del mismo modo, casi todos los agentes consultados consideran que los pacientes deben participar de algun
modo en el proceso de evaluacion de los medicamentos. Solo un 2% refiere que no deben participar en el proceso.
En cambio, un 37% opina que deben poder realizar comentarios al borrador del IPT, previo a su publicacion; un
35% que, ademas de poder realizar comentarios, también deben poder estar presentes durante las reuniones de
evaluacion; y un 27% que puedan estar presentes en las reuniones de evaluacion, aportando sus experiencias al
debate.

Se observan diferencias sustanciales entre subgrupos. La mayor parte de las autoridades sanitarias consultadas
aboga por que los pacientes puedan realizar comentarios previos a la publicacion del IPT, mientras que la mayor
parte de los economistas apoya que, ademas, puedan estar presentes en las reuniones de evaluacion. En cambio,
laindustria y las asociaciones de pacientes valoran mas que los pacientes puedan estar presentes en las reuniones
de evaluacion, aportando sus experiencias al debate. Entre las sociedades cientificas, las opiniones estan muy
divididas, y de hecho un 9% considera que los pacientes no deberian participar en la evaluacion (Figura 81).

Figura 81. §COomo cree que debe ser la participacion del paciente en el proceso de evaluacion?
(Maltiples opciones posibles)

A

37% @ Pudiendo realizar comentarios (por escrito) al borrador del IPT, previo a su
publicacion

35% ® Pudiendo realizar comentarios al borrador del IPT y estando presente
durante las reuniones de evaluacion

27% ® Estando presente durante las reuniones devaluacion, aportando sus
experiencias al debate

2% © No deberfan participar

Autoridades sanitarias 57% 43%
HTA y economistas salud 43% 57%
SSCC y coleg. prof. 41% 27% 27%
Industria 29% 29% 43%
AAPP 33% 67%
0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%

B Pudiendo realizar comentarios (por escrito) al borrador del IPT, previo a su publicacion
B Pudiendo realizar comentarios al borrador del IPT y estando presente durante las reuniones de evaluacion
I Estando presente durante las reuniones devaluacion, aportando sus experiencias al debate

No deberian participar
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Para la mayorfa de los consultados (un 65%), el perfil de los pacientes que participen en el proceso de
evaluacion de los medicamentos deberia ser el de representantes de asociaciones de pacientes relacionadas
con la patologia para la que estd indicada el farmaco evaluado. Para un 21%, el perfil mas adecuado serfa un
paciente experto en la patologia en la que esta indicado el farmaco. El 10% opina que seria preferible incorporar
representantes de asociaciones de pacientes no relacionadas con la indicacion del farmaco evaluado o bien a
un miembro de la sociedad sin ninguna patologia. Solo el 2% opina que en el paciente no deberia participar en
esta fase.

Todas las asociaciones de pacientes consultadas coinciden en la deseabilidad de incorporar en el proceso de
evaluacion a representantes de asociaciones de pacientes relacionados con la patologia evaluada, punto en el
que coincide la mayor parte de las sociedades cientificas (77%), autoridades sanitarias (57%) y economistas
de la salud (43%). La industria es el Unico subgrupo que se desmarca en este sentido, prefiriendo el perfil de un
paciente experto en la patologia en la que esta indicado el farmaco evaluado (Figura 82).

Figura 82. Sobre la participacion de los pacientes en el proceso de evaluacion, ;como cree que debe
ser el perfil de dicho paciente?

A

65% @ Representante de asociacion de pacientes relacionada con la patologia en
la que estd indicado el farmaco evaluado

21% ® Paciente experto en la patologia en la que esté indicado el formaco
evaluado

6% ® Representante de asociacion de pacientes no relacionada con la patologia
en la que estd indicado el fé&rmaco evaluado

4% © Miembro de la sociedad sin ninguna patologia

2% ® Ninguno, el paciente no deberia participar en esta fase

2% ® Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Autoridades sanitarias

29%

HTA y economistas salud 43% 14% 14% 14%

SSCC y coleg. prof. 77% 9% 9% 5%

Industria 29% 71%

AAPP 100%

0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%

B Representante de asociacion de pacientes relacionada con la patologia Miembro de la sociedad sin ninguna patologia

en la que esta indicado el farmaco evaluado ) : . .
B Ninguno, el paciente no deberfa participar en esta fase

I Paciente experto en la patologia en la que estd indicado el farmaco

evaluado I Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

B Representante de asociacion de pacientes no relacionada con la
patologia en la que esté indicado el farmaco evaluado
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En cambio, las opiniones sobre el perfil del paciente participante en la decision de fijacion de precio y financiacion
publica son muy diferentes. En este caso, un 41% opina que deberia ser un representante de alguna asociacion de
pacientes relacionada con la patologia, mientras que un 37% refiere que el paciente no deberia participar en esta
fase del proceso.

Existen grandes diferencias entre los subgrupos encuestados. La mayor parte de las autoridades sanitarias, la
industria y los economistas de la salud aboga por que el paciente no participe en el proceso de fijacién de precio
y financiacion. En cambio, las asociaciones de pacientes y las sociedades cientificas opinan que debe participar
un representante de asociacion de pacientes relacionada con la patologia del medicamento evaluado (Figura 83).

I Figura 83. §Como cree que debe ser el perfil del paciente participante en la decision de fijacion de
precio y financiacion publica?

A

41% @ Representante de la asociacion de pacientes relacionada con la patologia
en la que estd indicado el farmaco evaluado

4% ® Paciente experto en la patologfa en la que esta indicado el farmaco
evaluado

8% ® Representante de la asociacion de pacientes no relacionada con la
patologia en la que esta indicado el farmaco evaluado

8% © Miembro de la sociedad sin ninguna patologfa

37% @ Ninguno, el paciente no deberfa participar en esta fase

2% ® Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Autoridades sanitarias 43% 14%
HTA y economistas salud 14% 14% 71%
SSCC y coleg. prof. 59% 9% 9%
Industria 14% 86%
AAPP 83% 17%
0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%
B Representante de asociacion de pacientes relacionada con la patologia Miembro de la sociedad sin ninguna patologia

en la que estd indicado el farmaco evaluado ) ) . -
B Ninguno, el paciente no deberfa participar en esta fase

I Paciente experto en la patologia en la que estd indicado el farmaco

evaluado I Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

I Representante de asociacion de pacientes no relacionada con la
patologia en la que esté indicado el farmaco evaluado
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Respecto al papel del laboratorio promotor del medicamento en el proceso de evaluacion del farmaco, casi
la mitad de los encuestados opina que deberia poder realizar comentarios por escrito al borrador del IPT
previamente a su publicacion; el 21% cree que deberia poder participar a través de una reunion de aproximacion
con la agencia evaluadora; y el 15% que deberia poder estar presente durante las reuniones de evaluacion,
aportando sus experiencias al debate. El 6% considera que el promotor no deberia participar en esta parte del
proceso.

La mayor parte de las autoridades sanitarias opina que el papel del promotor debe cefiirse a realizar comentarios
al borrador del IPT, en lo que coincide el 50% de las autoridades sanitarias y el 43% de los economistas de la
salud y la industria. Por su parte, las asociaciones de pacientes abogan mas bien porque el promotor pueda
aportar sus experiencias al debate surgido durante las sesiones de evaluacion (Figura 84).

I Figura 84. {Qué papel cree que debe tener el laboratorio promotor del medicamento en el proceso de
evaluacion del mismo?

0 48% @ Pudiendo realizar comentarios (por escrito) al borrador del IPT, previo a su
publicacion

21% @ Participando activamente, por ejemplo, a través de una reunién de
aproximacion con la agencia evaluadora

15% ® Estando presente durante las reuniones de evaluacion, aportando sus
experiencias al debate

6% Estando presente durante las reuniones de evaluacion y pudiendo realizar
comentarios al borrador del IPT

4% @ Aportando datos crudos

6% ® No deberfa participar

Autoridades sanitarias

% 14% 14%

HTA y economistas salud 43% 14% 14% 29%
SSCC y coleg. prof. 50% 32% 9% 9%
Industria 43% 14% 14%
AAPP 17% 17% 67%
0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%

W Pudiendo realizar comentarios (por escrito) al borrador del IPT, previo Estando presente durante las reuniones de evaluacion y pudiendo

a su publicacion realizar comentarios al borrador del IPT
B Participando activamente, por ejemplo, a través de una reunion de B Aportando datos crudos

aproximacion con la agencia evaluadora , .
p g I No deberia participar

I Estando presente durante las reuniones de evaluacion, aportando sus
experiencias al debate
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Segun los consultados, el principal reto en materia de precio y financiacion del medicamento en Espafia es la falta
de criterios explicitos y transparentes en la toma de decision, seguido de la ausencia de sistemas de informacion
gue permitan hacer seguimiento de los resultados y de la dificultad para implementar acuerdos de financiacion
innovadores.

Se aprecian algunas diferencias entre subgrupos. Asi, el principal reto para los economistas de la salud y para la
industria es la falta de criterios explicitos y transparentes en la toma de decisién, opinién que no comparten las
autoridades sanitarias (con una puntuacion promedio de 4,8 sobre 10). Para la administracién sanitaria, el mayor
reto es la incertidumbre existente en términos de resultados y nimero de pacientes candidatos. Son ademas
el subgrupo que menor relevancia otorga al hecho de que la discusion pueda estar excesivamente centrada en
el precio y no el valor del medicamento. Por su parte, para las asociaciones de pacientes, el principal reto es la
ausencia de sistemas de informacion que permitan hacer seguimiento de los resultados (Figura 85).

Figura 85. Retos en materia de precio y financiacion del medicamento (siendo 0 minima y 10 maxima
relevancia) (relevancia promedio)

A

Ausencia de sistemas de informacién que permitan hacer seguimiento a los resultados

Falta de criterios explicitos y transparentes en la toma de decisiones
Dificultad para implementar acuerdos de financiacién innovadores

Presupuestos publicos sanitarios insuficientes

Incertidumbre en términos de resultados y nimero de pacientes candidatos “

Discusién excesivamente centrada en el precio y no en el valor del medicamento

0 2 4 6 8 10
B
2 4 6 8 10
Falta de criterios explicitos y transparentes en la toma de decisiones ) ” @
Ausencia de sistemas de informacion que permitan hacer seguimiento a los resultados C ’ ]
Dificultad para implementar acuerdos de financiacién innovadores W
Incertidumbre en términos de resultados y nimero de pacientes candidatos —*—'7
Debe realizarse por expertos reconocidos Presupuestos publicos sanitarios insufic ientes o H
Discusion excesivamente centrada en el precio y no en el valor del medicamento ——@ '—F

@ Total @ Autoridades sanitarias @ HTA y economistas salud @ SSCCy Coleg. prof. @ Industria @ AAPP
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El articulo 92 del RD Legislativo 1/2015 establece seis criterios para la financiacion publica de medicamentos. El
41% de los consultados opina que estos deben ser los Unicos criterios a considerar, mientras que un 25% cree
que deberian tenerse en cuenta ademas otros criterios adicionales. Un 18% opina que deben tenerse en cuenta
solo algunos de estos criterios y afiadir otros no especificados en la lista. Finalmente, un 10% afirma que solo
deberian tenerse en cuenta algunos de estos criterios, pero no todos ellos.

EI 57% de los representantes de las autoridades sanitarias y de la industria estan de acuerdo en que estos seis
criterios deben ser los Unicos a considerar, lo que contrasta con los economistas de la salud, quienes en su
mayoria optan por tener en cuenta ademas otros criterios adicionales. Los representantes de los pacientes son
los que mas se desmarcan en ese sentido, ya que el 67% cree que deberian tenerse en cuenta solo algunos
de los criterios recogidos en la ley, afiadiendo en cambio otros adicionales. Las opiniones entre las sociedades
cientificas estan divididas, aunque la mayor parte de ellos opta por cefiirse a los criterios estandar (Figura 86).

I Figura 86. ¢ Esta de acuerdo con que la decision de fijacion de precio se base solamente en los
criterios recogidos en el articulo 92 del RD Legislativo 1/2015?

Q 41% @ Si, estos deben ser los nicos criterios a considerar

25% ® No, deberfan tenerse en cuenta, ademas de todos ellos, otros criterios
adicionales

18% ® No, deberian tenerse en cuenta solo algunos de estos criterios y afiadir
otros no especificados en esa lista

10% ® No, solo deberfan tenerse en cuenta algunos de estos criterios, pero no
todos ellos

6% ® Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Autoridades sanitarias

29% 14%

HTA y economistas salud 29% 57% 14%
SSCC y coleg. prof. 45% 14% 14%
Industria 57% 14% 14% 14%
AAPP 33% 67%
0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%
B Si, estos deben ser los Unicos criterios a considerar No, solo deberian tenerse en cuenta algunos de estos criterios pero no
todos ellos

B No, deberian tenerse en cuenta, ademas de todos ellos, otros criterios
adicionales B Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

B No, deberian tenerse en cuenta solo algunos de estos criterios y afiadir
otros no especificados en esa lista
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La calidad de la evidencia, los costes sanitarios evitados y los costes sociales evitados son los tres criterios
adicionales mas comunmente mencionados por los agentes para tener en cuenta en la decision de financiacion,
seguidos de la conveniencia, los PRO y el tipo de beneficio del tratamiento. De la lista sugerida, el criterio con
menos apoyo fue la contribucién al PIB de la empresa farmacéutica promotora del producto evaluado (Figura 87).

I Figura 87. ¢Se deberian tener en cuenta criterios adicionales en la decision de financiacion?
(Maltiples opciones posibles) (n=22)

Q Calidad de la evidencia
Costes sanitarios evitados
Costes sociales evitados
Conveniencia del tratamiento
Resultados del farmaco reportados o percibidos por los pacientes
Tipo de beneficio del tratamiento: sintomatico o curativo
Tamafio de la poblacién afectada
Aspectos éticos
Duracién del tratamiento
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Respecto al peso relativo de cada criterio recogido en el RD legislativo 1/2015, el 45% de los consultados opina
que deberia explicitarse, mientras que un 30% cree dicho peso (concreto o aproximado) deberia ser implicito,
solo para uso interno del comité de decision. Por el contrario, el 15% cree que en ningun caso se deberia asociar
cada criterio a un peso determinado. El 10% no lo sabe o cree que sus conocimientos no le permiten responder
a esta cuestion.

Las opiniones aportadas difieren en gran medida entre los distintos subgrupos consultados. La mayoria de los
representantes de las sociedades cientificas, la industria y los pacientes apoyan el uso de pesos especificos
para los criterios recogidas en la ley. En cambio, para la mitad de los economistas de la salud, el peso deberia ser
solo para la utilizacion interna del comité. En el otro extremo se encuentran las autoridades sanitarias, quienes
en su mayoria (43%) no cree que se deba asociar cada criterio con un peso especifico (Figura 88).

I Figura 88. {Cree que se debe definir un peso especifico para cada uno de los criterios especificados
en el RD Legislativo mencionado anteriormente?
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45% @ Si, deberfa explicitarse el peso concreto que se da a cada criterio, y dar a
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pero solo para la utilizacion interna del comité

15% ® No, de ninglin modo se deberia asociar cada criterio a un peso
6% ® Nolosé

4% @ Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Autoridades sanitarias

43% 14%

HTA y economistas salud 33% 50% 17%
SSCC y coleg. prof. 57% 33% 5% 5%
Industria 43% 14% 29% 14%
AAPP 50% 17% 17% 17%
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Los criterios con mayor peso promedio para ser considerados enlafijacion de precioy financiaciéon del medicamento
son el valor terapéutico, social y beneficio clinico incremental (considerando coste-efectividad) y los aspectos
éticos, seguidos de los costes sanitarios evitados y la gravedad de la enfermedad. En cambio, no parecen muy
relevantes la contribucién al PIB del laboratorio promotor, el grado de innovacion del medicamento o el impacto
presupuestario en el SNS. Destaca por tanto el hecho de que los seis criterios contemplados en la ley no son los
gue mayor peso promedio reciben.

Los resultados difieren sustancialmente entre subgrupos. Para las autoridades sanitarias, el criterio de mayor peso
promedio es la existencia de alternativas terapéuticas a inferior coste de tratamiento (8,7 sobre 10), seguido del
valor terapéutico, social y beneficio clinico incremental, los aspectos éticos, el tamafio de la poblacion afectada, el
tipo de beneficio del tratamiento y la calidad de la evidencia. En cambio, no deben afectar en la decision los costes
sanitarios evitados, los costes sociales evitados, la conveniencia del tratamiento, la contribucion al PIB del promotor
0 si se trata de un nuevo farmaco o una nueva indicacién de un farmaco ya existente. Para los economistas de la
salud, el criterio mas importante también es el valor terapéutico, social y beneficio clinico incremental del farmaco
(10 sobre 10), seguido de los aspectos éticos, la calidad de la evidencia y la existencia de alternativas a menor coste,
mientras que, por el contrario, creen que el grado de innovacion del medicamento es el criterio que menos debe
pesar en la decisién (5,6). La industria tiene una opinién diametralmente opuesta a la de las autoridades sanitarias
sobre el peso de ciertos criterios, como los costes sanitarios evitados (10 para la industria, 0 para las autoridades),
el tamafio de la poblacién afectada (0 vs 9), los costes sociales evitados (8 vs 0), la conveniencia (8 vs 0) o la
contribucién al PIB de la industria farmacéutica (7 vs 0). Por su parte, para las asociaciones de pacientes, el criterio
de mayor peso debe ser el relativo a los aspectos éticos, seguido de la duracion del tratamiento. Finalmente, las
sociedades cientificas valoran especialmente el valor terapéutico/beneficio clinico, los aspectos éticos y el tamafio
de la poblacién afectada (Figura 89).
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Figura 89. Peso de los criterios que cree que deben ser considerados en la fijacion de precio y
financiacion (siendo 0 el minimo peso y 10 el maximo) (peso promedio)
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Respecto a la prima de precio sobre las alternativas, el 71% de los encuestados opina que se podria permitir ante
una mejora sustancial en términos de eficacia y seguridad. Para un 47%, este mayor precio relativo se podria
permitir ante mejoras incrementales. Por su parte, un 35% alega que podria darse para medicamentos huérfanos,
un 24% para terapias avanzadas, un 22% para casos pediatricos y un 20% para enfermedades terminales. Un
10% de los encuestados opina que en ningun caso deberia permitirse una prima de precio frente a las alternativas
disponibles.

Por subgrupos, la mayor parte (86%) de las autoridades sanitarias, sociedades cientificas y la industria se muestra
a favor de una prima de precio ante mejoras sustanciales de eficacia/seguridad Los economistas son los que en
mayor medida apoyarian una prima para medicamentos end-of-life; la industria para medicamentos huérfanos,
terapias avanzadas y uso pedidtrico (Figura 90).

I Figura 90. ¢En qué casos cree que se podria permitir que el medicamento innovador tuviera un mayor
precio que las alternativas disponibles? (Miiltiples opciones posibles)

g Mejora sustancial en términos de eficacia y seguridad
Mejora incremental en términos de eficacia y seguridad
Medicamentos huérfanos
Terapias avanzadas
Medicamentos pediatricos
Medicamentos para enfermedades terminales (end of life)
Ensayos clinicos realizados en poblacion espafiola

En ningun caso debe haber excepciones
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Medicamentos para enfermedades terminales (end of life) (%
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SSCC y coleg. prof. Industria AAPP
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Medicamentos pediatricos - 17%
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En ningun caso debe haber excepciones 0% 0%
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Existen marcadas diferencias de opinion ente los agentes en cuanto al actual sistema de acceso a medicamentos
pendientes de comercializacion o no financiados en Esparia. Mientras un 45% opina que el actual sistema cumple
con sus objetivos (un 10% cree que es adecuado y un 35% que cumple con su objetivo, pero debe mejorarse), un
31% afirma que se trata de un sistema demasiado restrictivo que da lugar a situaciones no deseadas. Cabe resaltar
gue una cuarta parte de los encuestados no tiene una opinion clara al respecto o dice no tener los suficientes
conocimientos como para poder realizar una valoracion.

La gran mayoria de representantes de las autoridades sanitarias (86%) y la industria (86%) opina que el actual
sisterna cumple con sus objetivos, si bien los primeros son algo mas criticos respecto a la mejora necesaria. En
cambio, dos terceras partes de las asociaciones de pacientes consultadas afirma que el actual sistema de acceso
a este tipo de farmacos es demasiado restrictivo. Las opiniones de las sociedades cientificas estan muy divididas.
Finalmente, destaca la elevada proporcion de economistas que reconoce no tener suficiente conocimiento sobre
ello (Figura 91).

Figura 91. {Cree que el actual sistema de acceso a medicamentos pendientes de comercializacion o
no financiados en espaiia cumple con su objetivo?
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35% @ Si, pero deberfa mejorar

31% ® No, es demasiado restrictivo y puede dar lugar a situaciones no deseadas
4% ® Nolosé

20% @ Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Autoridades sanitarias 57% 14%
HTA y economistas salud 14% 14% 78%
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Industria 43% 43% 14%
AAPP 67% 17% 17%
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B Si, es el adecuado No lo sé
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I No, es demasiado restrictivo y puede dar lugar a situaciones no
deseadas
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Al hilo de la anterior cuestion, se pregunto a los encuestados qué acciones llevarian a cabo para mejorar el actual
sistema de acceso a medicamentos pendientes de comercializacion o no financiados. En esta pregunta abierta,
la mayor parte de acciones propuestas estan relacionadas con una mejora de la equidad, agilidad y transparencia,
seguidas de la creacion de un comité ad hoc, la modificacién del marco normativo, la coordinacion hospitalaria o
regional, la limitacion de una nueva via de evaluacion no condicionada o larestriccion del acceso alos medicamentos
no financiados. Un 39% alegaron no tener suficientes conocimientos como para responder (Figura 92).

I Figura 92. {Qué acciones llevaria a cabo para mejorar el actual sistema de acceso a medicamentos
pendientes de comercializacion o no financiados mencionado en la pregunta anterior?
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Respecto a los acuerdos de financiacion de medicamentos en Espafia, no existe un consenso generalizado. Casi
una cuarta parte opina que, en general, se aplican de manera razonable. En cambio, un 8% opina que se aplican
en exceso y que deberfa limitarse su uso, mientras que un 22% cree que se aplican menos de lo deseable. Por su
parte, un tercio resalta que el mayor problema es la opacidad de estos acuerdos, lo que no les permite tener una
opinién fundamentada sobre su uso.

Las autoridades sanitarias y la industria coinciden en que este tipo de acuerdos en general se aplican de manera
razonable, mientras que la mayor parte de los representantes de sociedades cientificas creen que se aplican
menos de lo deseable. Los economistas de la salud y las asociaciones de pacientes destacan la opacidad de
estos acuerdos (Figura 93).

I Figura 93. ¢Cual es su opinion sobre los acuerdos de financiacion que se aplican actualmente a los
medicamentos en Espaina?
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Respecto a los acuerdos de precio y financiacién de medicamentos innovadores, los agentes consultados estan
especialmente de acuerdo en que seria necesario plantearse una vision a mas largo plazo en la financiacion, y
en gque se deberian aplicar esquemas de financiacion para las terapias con elevada incertidumbre terapéutica o
presupuestaria.

Todos los subgrupos estan de acuerdo en que seria necesario plantearse una vision a mas largo plazo en la
financiacion, siendo los economistas de la salud los que mas abogan por ello. Todos estan también de acuerdo
en aplicar esquemas de financiacion alternativos para las terapias con elevada incertidumbre y para las de alto
impacto presupuestario. En cambio, hay divergencias de opinién en cuanto a si las empresas farmacéuticas
deberian reembolsar un porcentaje de sus ventas anuales si sobrepasan un determinado aumento del gasto (la
industria y los pacientes no estan de acuerdo), o si se deberian reformular las relaciones financieras entre CCAA'y
hospitales para mejorar el acceso (Figura 94).

Figura 94. Opinion sobre los acuerdos de precio y financiacion de medicamentos innovadores en
espaia (siendo 0 el minimo grado de acuerdo posible y 10 el maximo) (puntuacién promedio)
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Algo mas de la mitad de los agentes esta a favor de crear algun tipo de fondo presupuestario finalista para
financiar determinadas terapias innovadoras. Un 35% lo veria adecuado para financiar terapias avanzadas, un
33% para EERR y un 29% para medicamentos innovadores o para farmacos oncoldgicos innovadores. Un 29% de
los encuestados no es partidario de este tipo de fondos finalistas.

Por subgrupos, entre el 50% y 59% de los representantes de las autoridades sanitarias, economistas de la salud,
sociedades cientificas y asociaciones de pacientes esta a favor de crear fondos presupuestarios finalistas para
financiar determinadas terapias innovadoras. En cambio, entre la industria es mayoritaria la opinién de no crear
este tipo de fondos (Figura 95).

Figura 95. {Cree que se deben crear fondos presupuestarios finalistas para la financiacion de

determinadas terapias? (Miltiples opciones posibles)
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Respecto a los mecanismos de seguimiento de los medicamentos en Espafia, los consultados estan de acuerdo
en gue hace falta mejorar la interoperabilidad de los mecanismos ya existentes, en que es necesario un sistema a
nivel nacional que se nutra de los diferentes mecanismos de seguimiento ya existentes y en que cuando existan
dudas sobre los resultados en vida real, la financiacion debe estar ligada a mecanismos de seguimiento. Los
agentes estan solo parcialmente de acuerdo en que los actuales sistemas de seguimiento son adecuados.

Las mayores diferencias entre las autoridades sanitarias y la industria se refieren a la adecuacion de Valtermed
para dar seguimiento a las terapias, y a si dicho instrumento debe utilizarse para todas las terapias innovadoras.
Destaca el hecho de que los economistas, la industria y los pacientes son los que menos de acuerdo se muestran
respecto a la afirmacion “los actuales sistemas de seguimiento son adecuados” (Figura 96).

I Figura 96. Grado de acuerdo con los siguientes puntos relativos al seguimiento de los medicamentos
en Epaiia (siendo 0 el minimo y 10 el maximo) (puntuacion promedio)
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Valtermed es un elemento adecuado para dar seguimiento a las terapias

Valtermed no deberfa utilizarse para dar seguimiento a todas las terapias innovadoras

Los actuales sistemas de seguimiento son adecuados - ‘—“

@ Total @ Autoridades sanitarias @ HTA y economistas salud @ SSCCy Coleg. prof. @ Industria @ AAPP
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Segun los consultados, Valtermed podria optimizarse mejorando su integracion con otras bases de datos;
aumentandolatransparencia enlas variables recogidas, sus resultadosy su utilizacion; aumentando la participacién
de clinicos y las sociedades cientificas; y mejorando la financiaciéon y coordinacion; optimizando las variables
recogidas; y mejorando la accesibilidad de los usuarios.

Todos los subgrupos coinciden en la deseabilidad de mejorar su integracion con otras bases. Las autoridades
destacan la transparencia y participacion, mientras que los economistas inciden en las variables recogidas, y la
industria en la accesibilidad (Figura 97).

I Figura 97. (De qué manera cree que podria optimizarse el uso de valtermed? (% De respuestas)

e 18% @ Mejorar su integracion con otras bases de datos
10% ®

Aumentar la transparencia en las variables recogidas, resultados y utilizacion
6% ® Aumentar la participacién de los clinicos y la sociedades cientificas
6% © Mejorar la financiacion y la coordinacion
6% @ Optimizando las variables recogidas
4% ® Mejorar la accesibilidad de los diferentes usuarios
4% Automatizando la recogida de datos
2% ® Aumentar la participacin de los pacientes

33% @ NS/NC

10% Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

B Autoridades sanitarias HTA y economistas salud
Mejorar su integracion con otras bases de datos
Aumentar la transparencia en las variables recogidas, reitlilltiezagsiz
Aumentar la participacion de los clinicos y la sociedades cientifica 0%
Mejorar la financiacion y la coordinacion - (%
Optimizando las variables recogidas 0%
Mejorar la accesibilidad de los diferentes usuarios (% 0%
Automatizando la recogida de datos (0% 0%
Aumentar la participacion de los pacientes (% 0%
NS/NC
Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta
SSCC y coleg. prof. Industria AAPP
Mejorar su integracion con otras bases de datos
Aumentar la transparencia en las variables recogidas, relsjltjilltijggizr): 0%
Aumentar la participacion de los clinicos y la sociedades cientifica  K¥A 0%
Mejorar la financiacién y la coordinacién 0% 0%
Optimizando las variables recogidas 0% 0%
Mejorar la accesibilidad de los diferentes usuarios 0% 0%
Automatizando la recogida de datos 0% 0%
Aumentar la participacion de los pacientes 0% 0%
NS/NC
Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta 0%
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En cuanto a la necesidad de reevaluar las decisiones de financiacion o posicionamiento a partir de datos en vida
real, un 37% cree que debe hacerse para todos los medicamentos, un 27% cuando haya cambios relevantes en
las condiciones de partida, un 22% solo para aquellos medicamentos cuya calidad de la evidencia fuera baja en el
momento de la evaluacion y un 8% para farmacos con alto impacto presupuestario. Ninguno cree que no se deban
reevaluar las decisiones de financiacion o posicionamiento a partir de datos en vida real.

Por subgrupos, la mayoria de representantes de sociedades cientificas (45%) cree la reevaluacion debe hacerse
para todos los medicamentos. Entre los miembros de la industria, la revaluacion deberia hacerse cuando se
produzcan cambios relevantes en las condiciones de partida. Las autoridades sanitarias estan ambivalentes
entre ambas opciones. En cambio, para la mayor parte de los pacientes, la reevaluacion tendria mas sentido
solo para aquellos medicamentos cuya calidad de la evidencia fuera baja cuando se evalud. Los economistas
destacan la reevaluacion para los acuerdos de entrada gestionada y una mezcla de varias de las opciones
planteadas (Figura 98).

I Figura 98. ¢Cree que se deben reevaluar las decisiones de financiacion o posicionamiento a partir de
datos en vida real?

g 37% @ Para todos los medicamentos
27% ® Si, cuando se produzcan cambios relevantes en las condiciones de partida

22% ® i, pero solo para aquellos medicamentos cuya cantidad de la evidencia
fuera baja cuando se valud

8% Si, para aquellos medicamentos con un alto impacto presupuestario

6% @ No, en ningln caso

0%  otro

Autoridades sanitarias

43% 14%

HTA y economistas salud 29% 14% 14% 43%
SSCC y coleg. prof. 45% 23% 18%
Industria 29% 43% 29%
AAPP 17% 17% 50%
0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%

B Para todos los medicamentos Si, para aquellos medicamentos con un alto impacto presupuestario
B Si, cuando se produzcan cambios relevantes en las condiciones de B No, en ninglin caso

partida Otro

I Si, pero solo para aquellos medicamentos cuya cantidad de la evidencia
fuera baja cuando se valud
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A los agentes se les preguntd cada cuanto tiempo creen que se deberia realizar la reevaluacion del farmaco.
Un 45% especifica que no deberia establecerse un periodo especifico, sino abordar la reevaluacion cuando se
considere oportuno. Otro 45% se decanta por un periodo concreto, ya fuera cada 6 meses (4%), 1 afio (16%) o 2
afios (25%). Cuatro consultados (8% del total) especifican otras opciones de reevaluacion.

Por subgrupos, la mayor parte de los economistas de la salud y de los representantes de la industria prefiere no
especificar un periodo concreto para la reevaluacién, sino decidirlo caso a caso. Entre las sociedades cientificas y
asociaciones de pacientes, la mayoria prefiere hacer la reevaluacion cada afio o cada 2 afios. Entre las autoridades
sanitarias, las opiniones estan muy divididas (Figura 99).

I Figura 99. ;Cada cuanto tiempo cree se deberia realizar dicha reevaluacion?

A

45% @ Sin un periodo especifico, sino cuando la considere oportuno
25% ® Cada dos afios
16% ® Cada afio

4% © Cada seis meses

8% @ Otro

2% ® NS/NC

Autoridades sanitarias 43% 14% 14%
HTA y economistas salud 57% 14%
SSCC y coleg. prof. 36% 27% 23%
Industria 71% 29%
AAPP 17% 33% 33% 17%
0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%
B Representante de asociacion de pacientes relacionada con la patologia Miembro de la sociedad sin ninguna patologia

en la que estd indicado el farmaco evaluado ) ) . -
B Ninguno, el paciente no deberfa participar en esta fase

I Paciente experto en la patologia en la que estd indicado el farmaco

evaluado I Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

I Representante de asociacion de pacientes no relacionada con la
patologia en la que esté indicado el farmaco evaluado
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La gran mayoria de consultados opina que el objetivo de la reevaluacion del medicamento debe ser conocer los
resultados clinicos reales del farmaco. Asi mismo, una gran parte piensa que debe servir para dar seguimiento a los
acuerdos de financiacion: ya sea conllevando modificaciones en el precio (76%), o sin consecuencias econémicas
(31%). Por su parte, un 63% cree que la reevaluacion debe servir para evaluar si se continda financiando
publicamente el medicamento.

Existe poca variabilidad entre los diferentes subgrupos de encuestados. Todos, salvo los economistas de la
salud, sitian en primer lugar el objetivo de conocer los resultados clinicos reales. Para los economistas es mas
importante que los acuerdos den seguimiento a los acuerdos de financiacién, con consecuencias en el precio,
algo que solo apoya el 50% de los pacientes. A su vez, el subgrupo de economistas también es el que brinda un
mayor apoyo al hecho de que la evaluacion sirva para decidir si se debe continuar financiando publicamente un
medicamento (Figura 100).

Figura 100. ¢{Cudl cree que deberia ser el objetivo de la reevaluacion de un medicamento? (Miiltiples
opciones posibles)

Q Conocer s esulados cficos resles
Dar seguimiento a los acuerdos de financiacién que colleven a modificaciones en r
ol precio

Evaluar si se continda financiando publicamente el medicamento

Dar seguimiento a los acuerdos de financiacién, sin consecuencias econémicas o
0

de otro tipo

Alertas de seguridad relevantes [

0 20% 40% 60% 80% 100%
E Autoridades sanitarias HTA y economistas salud
Conocer los resultados clinicos reales 100%
Dar seguimiento a los acuerdos de financiacion que
colleven a modificaciones en el precio 71% 100%
Evaluar si se continda financiando publicamente el
medicamento 7% 86%
Dar seguimiento a los acuerdos de financiacion, sin [
consecuencias econdmicas o de otro tipo 43%
Alertas de sequridad relevantes 0% 0%
SSCC y coleg. prof. Industria AAPP
Gonocer o resultados cincos reales 100%
Dar seguimiento a los acuerdos de financiacién que con
lleven a modificaciones en el precio 77% 71% 50%
Evaluar si se continua financiando publicamente el )
medicamento 59% 71%
Dar seguimiento a los acuerdos de financiacion, 0, o
sin consecuencias econémicas o de otro tipo 43% 17%
Alertas de seguridad relevantes [l 5% 0% 0%
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CONCLUSIONES

Alo largo de este informe hemos comprobado como distintos paises desarrollados, incluyendo Espafia, abordan
la compleja tarea de evaluar el valor de los medicamentos innovadores y decidir posteriormente su precio y
financiacion publica. Existen diferentes tendencias y formas de hacer las cosas, y es interesante conocerlas en
detalle para aprender posibles buenas practicas aplicables en ultima instancia a nuestro pais, aun sabiendo que
la idiosincrasia y organizacion de cada sistema son un importante y diferenciador punto de partida.

En Espafia se han producido notables cambios recientes en el proceso, con algunos claros ejemplos. La
planificacion de los IPT persigue una mayor sistematizacion y agilidad de la evaluacion, realizada en red entre
distintos agentes del sistema. La incorporacion sistematica de la evaluacion econdmica en los IPT es una sefial
clara de la importancia de este criterio de eficiencia en las decisiones. La puesta en marcha de Valtermed aboga
por unificar la determinacion de valor terapéutico real de los medicamentos de alto impacto.

Pese a los avances, hay lineas de mejora que es deseable explorar. Para ello, hemos consultado a media centena
de agentes de distintos ambitos del sistema sanitario, para conocer su opinion sobre la situacion actual y las
posibles opciones de mejora. Los expertos consultados estan alineados en algunos aspectos, y en cambio
muestran opiniones encontradas en otros. Mas del 90% considera que se deberia reformar la evaluacion de los
medicamentos innovadores en Espafia, con transformaciones mas urgentes en la parte de evaluacion que en la
de fijacion de precios. Dos terceras partes opina que los actuales tiempos del proceso son demasiado largos,
con importantes cuellos de botella que hay que solventar. Las autoridades sanitarias suelen ser el subgrupo
de encuestados mas conforme con el actual sistema, si bien también dejan entrever algunas lineas de avance.

Entre los retos a abordar, destacan la incertidumbre en la medicién del beneficio clinico y/o efectividad, la
agilidad de tiempos y la transparencia del proceso. El problema no parece ser tanto de liderazgo politico, sino
de falta de recursos (humanos y econdmicos) disponibles para la ejecucién del proceso, asi como de falta de
eficiencia del proceso, con un exceso de burocracia.

A partir de la revision de los procesos en otros paises y del cuestionario a agentes sobre la situacion en Espafia,
es posible identificar las siguientes tendencias y buenas practicas a seguir en torno al proceso de evaluacion y
financiacion de los medicamentos:

® Debe serriguroso y consistente. En aras de una mayor consistencia de las decisiones, para la evaluacion
clinica deberia acordarse un procedimiento basado en criterios claros y homogéneos sobre la relevancia
y el beneficio clinico incremental, con una decisién consensuada sobre qué comparador utilizar. La
evaluacion econdmica deberia ser realizada por profesionales con experiencia y solvencia demostradas
en este ambito y estar basada en unas normas y metodologias claras y avaladas, como sucede en
Canadg, Inglaterra o Suecia. La evaluacion deberia incorporar todas las variaciones de costes mas alla
del farmacoldgico y las variaciones en resultados en salud o AVAC, idealmente empleando una doble
perspectiva (la del financiador sanitario y la social). Una evaluacion vinculante de caracter nacional para
todo el territorio podria evitar duplicidades y generar eficiencias. Finalmente, la decision de financiacién
deberia estar basada en criterios relevantes y explicitos (siendo el mayor reto de la evaluacién sefialado
por los encuestados), quizds mas alld de los contemplados en la ley, donde también se conozca de
antemano el peso especifico de cada uno de ellos en la decision final.

® Capaz de separar evaluacion y financiacion. Idealmente, el ente encargado de liderar la evaluacion
cientifico-técnica del medicamento no deberia tener responsabilidades respecto del presupuesto
concedido, para evitar el conflicto de intereses enrelacion con la parte del proceso de la toma de decisiones
sobre su financiacion. Asi, seria deseable desligar la parte técnica de la decisiéon de financiacion (algo
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que apoya el 63% de los agentes entrevistados), con agentes participantes distintos, tal y como ocurre
en la mayoria de los paises analizados. Otra opcién seria seguir el ejemplo de Francia, donde, ademas
de desligar la parte evaluativa de la toma de decisiones, también se separa la evaluacion clinica de la
evaluacion econémica.

® Ajustado alos tiempos establecidos legalmente. En relacion con paises como Suecia, Austria, Inglaterra
o Italia, en Espafia parece que hay margen para reducir el tiempo transcurrido entre la autorizacion del
medicamento por parte de la EMA vy la disponibilidad efectiva, vision que apoya el 90% de los agentes
consultados. La agilizaciéon de tiempos planificada en los nuevos IPT (20 dias para la evaluacion clinica
+ 10 dfas para la econdmica) va en la direccion correcta, aunque su cumplimiento no parece del todo
factible, tal y como se observa en los actuales tiempos de elaboracion de los IPT, especialmente si se
pretende combinar con la rigurosidad esperada en la evaluacion. Asi, el objetivo a perseguir seria el
cumplimiento efectivo de los plazos establecidos legalmente (en el RD 852/2021 y la directiva europea
89/105), de 180 dias para todo el proceso de evaluacion y financiacion. Otras lineas de accién para
avanzar en la agilidad del proceso pasan por la priorizacion de los medicamentos a evaluar, con énfasis
en enfermedades graves (medida mas apoyada por todos los encuestados y con mayor consenso),
farmacos con mayor beneficio clinico esperado y necesidades del sistema sanitario; un proceso fast-
track para ciertas enfermedades con importantes necesidades no cubiertas (como en Italia, Inglaterra o
Francia) con posterior reevaluacién; o una evaluacion nacional de caracter vinculante a nivel autonémico
(algo que apoyan especialmente los representantes de la industria y de las agencias HTA consultadas,
pero no tanto las autoridades sanitarias).

® Dotadode losrecursos adecuados. Entre los principales retos identificados por los agentes entrevistados
se encuentran la falta de recursos humanos y econémicos para la ejecucion del proceso, y el déficit de
profesionalizacion de los procesos evaluativos. Asi, para asegurar el rigor de la evaluacion, reducir el
voluntarismo y minimizar la carga excesiva de trabajo de los profesionales, se debe optimizar el disefio
de los actuales circuitos evaluativos y la capacitacion del personal evaluador, con una mayor dotacion de
recursos humanos, econémicos, técnicos y formativos. Una posible via de accion seria solventar la falta
de evaluadores con economistas de la salud de otros ambitos (como de la academia o las agencias de
evaluacion de tecnologias sanitarias). Otra via serfa facilitar acuerdos marco con las entidades en las que
trabajan los profesionales que evalian medicamentos para que el SNS reconozca el tiempo dedicado
a las tareas evaluativas y no que sea un trabajo afiadido a la jornada laboral habitual. La capacitacion
realizada en las agencias de evaluacion de tecnologias sanitarias de paises como Inglaterra, Alemania o
Canada puede servir como referente, siendo conscientes eso si de la diferente magnitud y funciones de
cada una de ellas.

® Potenciando la participacion de otros agentes. Mas alla de las autoridades sanitarias y los clinicos, se
deberia considerar cémo potenciar la participacion de pacientes y sociedades cientificas en el proceso
de evaluacion de los farmacos, no solo dandoles la posibilidad de enviar informacion, sino incluyéndolos
en las reuniones, tal y como ocurre en otros paises como Francia, Alemania e Inglaterra, entre otros.
Idealmente, en representacion de los pacientes acudiria la asociacion de pacientes relacionada con la
patologia para la que esta indicada el farmaco evaluado, y no pacientes individuales. Por su parte, la
industria farmacéutica también deberia tener un papel mas activo en el proceso, con la posibilidad de
concertar una reunion de aproximacion con los decisores para acercar posturas antes de la evaluacion,
algo que ya se viene produciendo en paises como Inglaterray Canada, que se recoge enla nueva regulacion
europea de HTA*** y que cuenta ademas con el respaldo de los agentes consultados en este estudio.
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® Conlamaximatransparencia. Lainformacion debe seruna pieza elemental de todo proceso de evaluacion
y toma de decisiones. Por un lado, se deben especificar claramente las normas y metodologias utilizadas
en el proceso de evaluacion clinica y, especialmente, econémica, medida con una mayor aprobacion por
parte delos encuestados. Porotro lado, debe publicarse lainformacion tenida en cuenta durante el proceso
de evaluaciény la informacion aportada por la compafiia, asi como quienes han sido los expertos clinicos
y grupos de pacientes consultados, las actas de las reuniones en las que participaran agentes de distinta
naturaleza (sociedades cientificas, asociaciones de pacientes, industria) y cuél ha sido la decisién final,
en base a qué criterios y las alegaciones mostradas por las partes. En esta linea, paises como Australia,
Canada o Inglaterra, pueden servir como modelo, ya que publican informes detallados con la decision
tomada, mas alla del criterio utilizado para la misma, y la informacion aportada por los diferentes agentes.
Serfa interesante asimismo aumentar la transparencia relativa al calendario de evaluacion, asi como la
relativa a los acuerdos de financiacién innovadores respetando la confidencialidad de la informacion
econdmica y comercial cuando sea necesario.

® Dando mayor peso a la eficiencia en la decision de financiacién. La eficiencia, mas alla del coste del
tratamiento farmacoldgico, debe ser un criterio importante sobre el que basar la decision de precio
y financiacion de un medicamento, pero no debe ser el Unico. También se deberian considerar otras
cuestiones, como la calidad de la evidencia, los costes sanitarios o sociales evitados o aspectos éticos.
Segun los agentes encuestados, en Espafia deberia considerarse un umbral o umbrales de coste-
efectividad, no necesariamente explicitos, con la posibilidad de poder aplicar umbrales diferenciales en
ciertos casos o patologias, como las enfermedades raras, terapias génicas y/o end of life, como ocurre
en otros paises como Canada, Escocia, Francia e Inglaterra.

® Promoviendo esquemas de financiacion que faciliten lainnovaciény el acceso de los pacientes. Siete de
cada diez agentes consultados se muestran a favor de crear algun tipo de fondo presupuestario finalista
para determinados tratamientos, ya sean medicamentos innovadores en general, farmacos oncolégicos
innovadores, terapias avanzadas o farmacos dirigidos a enfermedades raras. Los fondos especificos
disponibles en paises como Escocia, Inglaterra o Italia pueden servir como ejemplo, y ser utilizados en
parte para generar evidencia. Al margen de este tipo de instrumentos, para las terapias con elevada
incertidumbre terapéutica o presupuestaria se deberian aplicar esquemas alternativos de financiacion,
como acuerdos de pago por resultado. Asi mismo, esquemas de financiacion condicionada, como los
realizados en Escocig, Italia o Paises Bajos, pueden ser una via por explorar. También seria interesante
fomentar la colaboracion publico-privada de farmacos prioritarios desde las etapas de investigacion del
farmaco.

@® Impulsando la evaluaciéon continuada de las intervenciones y las decisiones. Ante la frecuente
incertidumbre asociada a los resultados en vida real, la evaluacion dinamica en el tiempo es fundamental
para poder medir resultados en prdctica clinica, actualizar la evaluacion ante nueva evidencia y dar
seguimiento a los acuerdos de financiacion acordados, informacién en base a la cual luego pueda
ser posible una reevaluacion vinculante de las decisiones de financiacion o posicionamiento. Esta
reevaluacion podria realizarse pasado un tiempo determinado, como ocurre en Paises Bajos, o cuando se
genere nueva evidencia que influya en la evaluacion, como es el caso de Francia o Italia. En todo caso, es
importante que los criterios para poder comenzar una reevaluacion queden fijados desde el comienzo del
proceso, con la posibilidad de que cualquiera de las partes involucradas sea quien solicite la reevaluacion.
Para ello, ademas de la necesidad de contar con sistemas de informacion adecuados, los IPT se deben
ir actualizando en el tiempo.
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@ Promoviendo mecanismos de seguimiento mas integrados e interoperables. Es necesario seguir
mejorando la interoperabilidad de los mecanismos de seguimiento, para avanzar hacia un sistema a
nivel nacional que se nutra de los diferentes mecanismos ya existentes, tal y como apunta la mayoria
de los agentes consultados, para mejorar la informacion disponible en vida real sin duplicar esfuerzos.
Serfa interesante que este nuevo sistema reorientara su objetivo desde la medicion de procesos (que
seguird siendo necesario) hacia la medicion de los resultados en salud. En este sentido, Valtermed
podria optimizarse mejorando su integracion con otras bases de datos; aumentando la transparencia
en las variables recogidas, sus resultados y su utilizacion; aumentando la participacion de clinicos y las
sociedades cientificas; y mejorando la financiacién y coordinacion; optimizando las variables recogidas;
y mejorando la accesibilidad de los usuarios. Existen algunos ejemplos internacionales en este sentido,
como la plataforma de registro nacional italiana, que cuenta con el apoyo de las regiones, para realizar el
seguimiento de los medicamentos.

Decélogo de recomendaciones sobre el proceso de evaluacion y financiacion de medicamentos

en Espaiia:

l Debe ser riguroso y consistente

Z Capaz de separar evaluacion y financiacion
2 Ajustado a los tiempos establecidos
1 Dotado de los recursos adecuados
2 Potenciando la participacion de otros agentes
2 Con la maxima transparencia
Z Aumento del peso de la eficiencia en la decision de financiacion
§ Promoviendo esquemas de financiacion que faciliten la innovacion y el acceso de los pacientes
2 Impulsando la evaluacién continuada de las intervenciones y las decisiones
w Promoviendo mecanismos de seguimiento mas integrados e interoperables
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Cuestionario sobre el proceso de evaluacion y financiacion de los medicamentos
innovadores en Espaiia

Situacion general

1. En general, ;considera que deberian realizarse modificaciones en la forma de evaluar en general los
medicamentos innovadores en Espafia? Argumente su respuesta

a. Si, se necesitan diversas reformas urgentes cuanto antes

b. Si, se necesita pensar en algunas reformas en el largo plazo
c. No, el actual sistema es adecuado

d. Mis conocimientos no me permiten responder a la pregunta

2. En general, jconsidera que deberian realizarse modificaciones en la forma de establecer el precio y la
financiacion publica de los medicamentos innovadores en Espafia? Argumente su respuesta

a. Si, se necesitan diversas reformas urgentes cuanto antes

b. Si, se necesita pensar en algunas reformas en el largo plazo
c. No, el actual sistema es adecuado

d. Mis conocimientos no me permiten responder a la pregunta

3. Valore de 0 a 10 la importancia de los siguientes retos en el proceso de evaluacién y financiacion de
medicamentos innovadores en el SNS (siendo 0 el minimo y 10 el méximo, y sabiendo que tiene disponible la
opcion de no sabe o no contesta: NS/NC)

a. Aspectos regulatorios

b. Incertidumbre en la medicién del beneficio clinico y/o efectividad
c. Falta de transparencia de los procesos

d. Duplicidad de evaluaciones

e. Exceso de burocracia

f. Poca agilidad de tiempos

g. Falta de eficiencia del proceso

h. Falta de equidad en el acceso a los tratamientos

i. Falta de recursos humanos para la ejecucion del proceso

j. Falta de recursos econémicos para la ejecucion del proceso

=

. Legitimidad de las decisiones
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I. Falta de gobernanza en la toma de decisiones

m. Falta de liderazgo politico

n. Exceso de voluntarismo y déficit de profesionalizacion en los procesos evaluativos
o. Falta de guias explicitas sobre evaluacion econémica

p. Otro (respuesta abierta)

Agentes y procesos

4. {Cree que debe existir una separacion entre los procesos cientifico-técnicos (evaluacion) y las decisiones de
gestion/politicas (fijacion de precio y financiacién)? Razone su respuesta

a. Si, debe existir una separacion clara entre la evaluacion de un medicamento y la decision de precio y
financiacion

b. Si, aunque puede dar lugar a problemas de concordancia entre ambos procesos
c. No, porque las desventajas superan a los beneficios

d. No, en ningun caso la evaluacién y el establecimiento del precio y la financiacion deben integrarse en un
mMismo proceso

e. NS/NC

5. ¢Quién, o quienes, cree que deberian liderar la parte técnica del proceso general de evaluacion en Espafia? (se
pueden seleccionar varias respuestas)

® Agencia Espafola del Medicamento y Productos Sanitarios
® Comision Interministerial de Precios de los Medicamentos
® Direccion General de Cartera Comun de Servicios del Sistema Nacional de Salud y Farmacia

©® Red Espafiola de Agencias de Evaluacion de Tecnologias Sanitarias y Prestaciones del Sistema Nacional
de Salud (RedETS)

® Una nueva agencia especifica encargada de la evaluacion

@ Otra (especifique)

6. ¢Qué tipo de agentes cree que deben participar en el proceso general de evaluacidn de un nuevo medicamento
en Espafia? Marque todos los que crea conveniente

a. Ministerio de Sanidad

b. Clinicos
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c. Sociedades cientificas

d. Representantes de las asociaciones de pacientes

e. Representantes de las Comunidades Autdnomas

-~

. Industria farmacéutica

g. Otros:

7. ¢Cree que seria interesante la posibilidad de una reunién de aproximacion, que incluya asesoramiento
cientifico, entre el laboratorio farmacéutico y los decisores para acercar posturas? Razone su respuesta

a. Si, deberfa haber una reunion antes de la evaluacion
b. Si, deberia haber una reunién antes de la decision de fijacion de precio

c. Si, podria haber una reunion previa circunscrita a ciertos casos (por ejemplo, cuando haya mucha
incertidumbre en materia de resultados o de impacto presupuestario, o se haya utilizado un disefio de
ensayo clinico innovador)

d. No creo que sea necesario que haya una reunién como la propuesta entre ambas partes
e. Otra (especifique)

f. NS/NC

8. ¢Qué tipo de agentes cree que deben participar en el proceso de obtencién de precio y financiacién de un
nuevo medicamento en Espafia? Marque todos los que crea conveniente

a. Ministerio de Sanidad

b. Ministerio de Hacienda

c. Ministerio de Industria

d. Clinicos

e. Sociedades cientificas

f. Representantes de las Comunidades Autonomas
g. Representantes de los pacientes

h. Industria farmacéutica

i. Otros:

9. De los agentes seleccionados anteriormente, ;cuales cree que deberian tener voto en la decision de fijacion
de precio y financiacion? Seleccione todos los que considere
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Transparencia y tiempos del proceso

10.

11.

12.

13.

¢Qué opina sobre los actuales tiempos del proceso general de evaluacion de las terapias innovadoras en
Espafia? Razone su respuesta

a. Son razonables, dada su casuistica

b. Son razonables, pero tendriamos que tratar de recortarlos

c. Son demasiado largos, con importantes cuellos de botella que hay que solventar
d. Mis conocimientos no me permiten responder a la pregunta

¢Qué opina sobre los actuales tiempos de las decisiones de fijacion de precio y financiacion para las terapias
innovadoras en Espafia? Razone su respuesta

a. Son razonables, dada su casuistica

b. Son razonables, pero tendriamos que tratar de recortarlos

c. Son demasiado largos, con importantes cuellos de botella que hay que solventar
d. Mis conocimientos no me permiten responder a la pregunta

¢Qué medidas cree que ayudarian a agilizar los tiempos de la evaluacion? Valore los siguientes elementos
en una escala de 0 a 10, dénde 0 significa que no ayudaria para nada, y 10 que ayudaria considerablemente.

® Existencia de procesos fast-track para enfermedades con importantes necesidades no cubiertas

® Priorizacion de medicamentos a evaluar, teniendo en cuentas cuestiones como las necesidades del sistema
sanitario, la gravedad de la patologia, las necesidades no cubiertas o la opinion de los clinicos y los pacientes

® Sistema de tiempos mas ajustados, estipulando tiempos maximos de cada fase del proceso
® Regulacion legislativa de los tiempos maximos de cada una de las partes del proceso

® Vinculacién del incumplimiento de tiempos a ciertas penalizaciones

® Evaluacion nacional de caracter vinculante a nivel autonomico

® Otra (respuesta abierta):

Valore de 0 a 10 su grado de acuerdo con los siguientes puntos relativos a la transparencia, en la actualidad,
del proceso de evaluacién en el SNS (siendo 0 el minimo y 10 el maximo y opcién de NS/NC)

® Se debe publicar la informacién (excepto la confidencial), que se ha tenido en cuenta durante el proceso
de evaluacion, y la aportada por los agentes implicados, asi como la decision final

® Debe transparentarse el perfil de los componentes de los comités de evaluacion, asi como su CV y
posibles conflictos de intereses
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® Debe publicarse un borrador de la evaluacién para que todo el que lo desee pueda hacer comentarios al
mismo

® Debe publicarse una guia metodologica clara y detallada sobre las principales cuestiones que se tienen
en cuenta en la evaluacion

14. Valore de 0 a 10 su grado de acuerdo con los siguientes puntos relativos a la transparencia, en la actualidad,
en la decision de fijacion de precio y financiacion en el SNS (siendo 0 el minimo y 10 el maximo y opcién de NS/
NC)

® Debe transparentarse el perfil de los componentes de los comités de decision de precio y financiacion, asi
como su CV y posibles conflictos de intereses

® Se debe publicar la informacion (excepto la confidencial), que se ha tenido en cuenta en la decision
® Deben especificarse, de manera detallada, los criterios tenidos en cuenta en la decision

® Debe explicitarse el peso relativo concedido a cada uno de los criterios contemplados en la decisién

Documentacion

15. ¢Qué opina sobre la informacion actualmente requerida al laboratorio para realizar la evaluacion del
medicamento? Razone su respuesta

a. Esla suficiente y necesaria para poder realizar una evaluacion correcta

b. Es suficiente, pero también se solicita cierta informacion obsoleta o innecesaria que no beneficia al
proceso

c. Esinsuficiente para poder realizar una evaluacion adecuada, y se debe reclamar mayor informacion
d. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

16. ¢Cual de los siguientes elementos cree que deben exigirse al laboratorio promotor como documentacion
para evaluar y fijar el precio y financiacién de un medicamento en Espafia? (Tenga en cuenta que la exigencia
de abundante informacién puede aumentar los tiempos de acceso de los medicamentos).

["] Documento de aprobacién de comercializacion

[[] Documentacion cientifica de la que se deduzca el posible valor terapéutico del farmaco frente a los
principales tratamientos utilizados en la practica habitual en Espafia

[] Informacién sobre las terapias que podrian ser sustituidas con la entrada del medicamento en el pais
(comparadores principales)

[] Informacion sobre la necesidad médica que cubre el medicamento

[] Incidencia y prevalencia de la patologia a la que esta dirigida la terapia
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[] Efectos en la calidad de vida de los pacientes por la utilizacion del farmaco

[] Revision sistematica sobre el arsenal terapéutico disponible en Espafia para la indicacion
[] Evaluacién econdmica del farmaco (coste-efectividad o coste-utilidad)

[] Evaluacién econdmica del fdrmaco (minimizacion de costes)

[] Horizonte temporal utilizado en la evaluacion econémica

[] Tasa de descuento utilizada en la evaluacién econdémica

[] Andlisis de sensibilidad sobre los resultados de la evaluacién econdmica

[] Cuotas de mercado anuales estimadas en el segmento de mercado indicado

[] Cuantificacién del impacto econdmico y financiero (impacto presupuestario)

[] Informacién sobre precio, comercializacién, consumo y estado de financiacion en otros paises
[] Otras indicaciones terapéuticas del farmaco en Espafia

[] Si estuviera disponible, Informe de Posicionamiento del medicamento en otras indicaciones
[] Otra (especifique):

[] Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Evaluacion clinica

17. Valore de 0 a 10 su grado de acuerdo con los siguientes puntos relativos a la evaluacion clinica de los
medicamentos dentro de los Informes de Posicionamiento Terapéutico (IPT) (siendo 0 el minimo y 10 el
maximo, teniendo disponible la opcion de NS/NC)

a. El valor terapéutico del farmaco evaluado debe categorizarse en base a diferentes niveles de valor
terapéutico afiadido sobre las alternativas disponibles

b. Se debe clasificar la calidad de la evidencia mostrada por el medicamento evaluado

c. La necesidad médica que viene a cubrir el medicamento evaluado debe ordenarse mediante una matriz
que estipule diferentes niveles de necesidades médicas no cubiertas en el SNS

d. Se debe llegar a una decision consensuada entre la industria y los entes evaluadores para la eleccion del
comparador

e. El proceso debe seguir guias/procedimientos publicos a nivel nacional avalados por la comunidad
cientifica
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18. Los Informes de Posicionamiento Terapéutico (IPT), reformulados recientemente por el Ministerio de
Sanidad, pretenden mejorar la evaluacion terapéutica y econdmica de los medicamentos aprobados en
Espafia. Valore de 0 a 10 su grado de acuerdo con las siguientes afirmaciones sobre los IPT (siendo 0 el
minimo y 10 el maximo, y teniendo disponible la opcién de NS/NC).

a. La nueva metodologia de los IPT ayuda a la decision de precio y financiacion

b. Los nuevos IPT se hacen con rigurosidad metodologica

c. Esadecuado que la nueva metodologia de los IPT sea homogénea para todas las alternativas terapéuticas
d. Los nuevos IPT ayudan a manejar la incertidumbre sobre la evidencia de algunas terapias

e. Los IPT agilizaran los tiempos de la evaluacion

f. Debe realizarse un IPT para cada nuevo medicamento

19. ¢Qué opina sobre los tiempos fijados en los IPT para la evaluacién clinica (20 dias) y econémica (10 dias)?
Valore de 0 a 10 su grado de acuerdo con las siguientes afirmaciones sobre los IPT (siendo 0 el minimoy 10
el maximo, y teniendo disponible la opcién de NS/NC).

a. Los tiempos fijados para realizar la evaluacion clinica son adecuados
b. Los tiempos fijados para realizar la evaluacion clinica son adecuados y factibles
c. Los tiempos fijados para realizar la evaluacion econémica son adecuados
d. Los tiempos fljados para realizar la evaluacion econémica son adecuados y factibles
20. ¢Cree usted que deberia existir una priorizacion sobre la elaboracion de IPT de los medicamentos?
a. Si
b. No, larealizacionde los IPT debe hacerse segun la fecha de inicio del procedimiento de precio y financiacion
c. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

21. Yaque considera que se debe realizar una priorizacion sobre la elaboracidn de los IPT, especifique qué peso debe
tener cada uno de los siguientes criterios en dicha priorizacion, siendo 0 el valor minimo y 10 el valor maximo.

® Lugar en la terapéutica (cubre laguna terapéutica en patologia grave)

® Potencial beneficio clinico incremental respecto a alternativas financiadas
@ Beneficio clinico similar, pero con mejor perfil de seguridad

® Nuevas indicaciones de medicamentos ya financiados y comercializados
® Potencial interés para el SNS

® Otros (especifique):
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22.

¢Como cree que deberian evaluarse en general los medicamentos dirigidos a enfermedades raras (patologias
de baja prevalencia, de menos de 5 de cada 10.000 habitantes) en Espafia?

a. De la misma manera que los demas medicamentos.

b. Mediante el mismo proceso que el resto de medicamentos, aunque con ciertas reglas distintas, que
tengan en cuenta las caracteristicas de estas terapias.

c. Con un proceso diferenciado de evaluacién y un comité ad hoc para evaluar y fijar el precio de estas
terapias.

d. Otro (especifique):

e. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Evaluacion economica

23.

24,

¢Qué opina sobre el papel de la evaluacion econémica (grado de eficiencia o coste-efectividad) a la hora de
informar las decisiones sobre establecimiento del precio y financiacién de un nuevo medicamento?

a. Debe ser el criterio fundamental sobre el que basar la decisién
b. Debe ser un criterio importante sobre el que basar la decision
c. Debe ser solo un criterio mas con el que tomar la decision

d. Depende del tipo de medicamento evaluado

e. No debe tener un papel importante en la decision

f. No debe tener ningun papel en la decision

g. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Valore de 0 a 10 su grado de acuerdo con los siguientes puntos relativos a la evaluacién econdémica de las
terapias innovadoras (siendo 0 el minimo y 10 el méximo y teniendo disponible la opcién de NS/NC)

a. Debe realizarse por expertos reconocidos por la comunidad cientifica
b. Debe ser rigurosa metodoldgicamente, y estar basada en guias metodoldgicas avaladas

c. Los actuales métodos de evaluacion econdmica aplicados en Espafia son validos para la evaluacion de
medicamentos

d. Deberian incorporar todas las variaciones de costes mas alla del farmacoldgico y las variaciones en
resultados en salud/AVAC

e. Deberian realizarse desde la doble perspectiva del pagador y de la sociedad, es decir, considerando
también su impacto sobre los costes indirectos

f. Deben incorporar mecanismos para el adecuado manejo de la incertidumbre
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25.

26.

27.

28.

¢En qué medida cree que se tiene en cuenta actualmente la evaluacién econoémica a la hora de decidir el
precio y financiacion de los medicamentos innovadores en Espafia?

a. En gran medida, para todos los casos

b. En gran medida, para la mayor parte de los casos
c. En cierta medida, para algunos de los casos

d. En baja medida, solo para unos pocos casos

e. Nada

f. Nolo sé

g. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

¢Cree que la actual evaluacién econdémica se realiza de manera rigurosa, con unas normas y reglas
metodoldgicas establecidas para todos los medicamentos evaluados? Razone su respuesta

a. Si, las actuales normas y reglas metodoldgicas estan claras y se aplican de forma rigurosa
b. Si, las actuales normas y reglas metodoldgicas estan claras, pero no se aplican de manera rigurosa

c. No, deberia especificarse mas claramente las normas y metodologias establecidas en los procesos de
evaluacién y aplicarse mas rigurosamente

d. Nolosé

e. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

¢Cree que debe considerarse un umbral de disposicién a pagar por un farmaco en Espafia (umbral de coste-
efectividad o umbral de euros por AVAC ganado)? Razone su respuesta

a. Si, deberia existir un umbral explicito unico

h. Si, deberia existir un rango de umbrales explicitos

c. Si, deberia existir un umbral implicito Unico

d. Si, deberia existir un rango de umbrales implicitos

e. No deberia existir ningun umbral de coste-efectividad
f. No tengo una opinién clara al respecto

g. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

En caso de haber respondido afirmativamente a la pregunta anterior, ;dénde cree que deberia situarse ese
umbral o umbrales en términos de euros por afio de vida ajustado por calidad (AVAC) ganado?

275



EL PROCESO DE EVALUACION Y FINANCIACION DE LOS MEDICAMENTOS EN

ESPANA: ;DONDE ESTAMOS Y HACIA DONDE VAMOS?

29.

30.

31.

32.

¢ Cree que deben existir umbrales diferenciados en algunos casos, como las enfermedades raras, las terapias
génicas o los tratamientos end of life? Detalle su respuesta, incluyendo qué valores podrian considerarse.

Participacion del paciente y sociedades cientificas

¢Como cree que debe ser la participacion de las sociedades cientificas en el proceso de evaluacion de los
medicamentos? Marque todas las opciones que considere necesarias

[] No deberian participar

[] Pudiendo realizar comentarios (por escrito) al borrador del IPT, previo a su publicacion

[] Estando presente durante las reuniones de evaluacién, aportando sus experiencias al debate
[ Nolosé

[_] Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

[ Otra (especifique)

¢Cémo cree que debe ser la participacion del paciente en el proceso de evaluacién? Marque todas las
opciones que considere necesarias

<)

. No deberian participar

b. Pudiendo realizar comentarios (por escrito) al borrador del IPT, previo a su publicacion

c. Estando presente durante las reuniones de evaluacion, aportando sus experiencias al debate
d. Nolosé

e. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

f. Otra (especifique)

Sobre la participacion de los pacientes en el proceso de evaluacion, ;como cree que debe ser el perfil de
dicho paciente?

a. Paciente experto en la patologia en la que esta indicado el farmaco evaluado

b. Representante de asociacion de pacientes relacionada con la patologia en la que esta indicado el farmaco
evaluado

c. Representante de asociacion de pacientes no relacionada con la patologia en la que esta indicado el
farmaco evaluado

d. Miembro de la sociedad sin ninguna patologia
e. Ninguno, el paciente no deberia participar en esta fase

f. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta
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33. Sobre la participacion de los pacientes en la decision sobre establecimiento de precio y financiacidn publica,
icomo cree que debe ser el perfil de dicho paciente?

a.

Paciente experto en la patologia en la que esta indicado el farmaco evaluado

. Representante de asociacion de pacientes relacionada con la patologia en la que esta indicado el farmaco

evaluado

. Representante de asociacion de pacientes no relacionada con la patologia en la que esta indicado el

farmaco evaluado

. Miembro de la sociedad sin ninguna patologia
. Ninguno, el paciente no deberia participar en esta fase

. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

34. ;Qué papel cree que debe tener el laboratorio promotor del medicamento en el proceso de evaluacién del mismo?

a.

No deberia participar

. Pudiendo realizar comentarios (por escrito) al borrador del IPT, previo a su publicacion

. Estando presente durante las reuniones de evaluacion, aportando sus experiencias al debate

. Participando activamente, por ejemplo, a través de una reunion de aproximacion con la agencia evaluadora
. Otra (especifique)

. Nolosé

. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Elementos de decision de P&R

35. De acuerdo con su experiencia o basado en su vision, ;considera que los siguientes elementos son retos
relevantes en materia de precio y financiacién del medicamento? Valore de 0 a 10, siendo 0 nada relevante y
10 muy relevante, teniendo disponible la opcién de NS/NC.

. Los presupuestos publicos sanitarios son insuficientes

. Hay incertidumbre en términos de resultados y numero de pacientes candidatos

. Existe falta de criterios explicitos y transparentes en la toma de decisiones

. Ausencia de sistemas de informacion que permitan hacer seguimiento a los resultados
. La discusion esta excesivamente centrada en el precio y no en el valor del medicamento
. Existe dificultad para implementar acuerdos de financiacion innovadores

. Otros (respuesta abierta)
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36.

En la actualidad, la inclusién de medicamentos en la financiacion del SNS se posibilita teniendo en cuenta
los siguientes criterios, recogidos en el articulo 92 del RD Legislativo 1/2015:

a) Gravedad, duracion y secuelas de las distintas patologias para las que resulten indicados
b) Necesidades especificas de ciertos colectivos

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

d) Racionalizacion del gasto publico destinado a prestacion farmacéutica e impacto presupuestario en el
SNS

e) Existencia de medicamentos u otras alternativas terapéuticas para las mismas afecciones a menor
precio o inferior coste de tratamiento

f) Grado de innovacion del medicamento

¢Estéa de acuerdo con que la decision de fijacion de precio se base solamente en estos criterios? Razone su
respuesta

37.

a. Si, estos deben ser los Unicos criterios a considerar

b. No, solo deberian tenerse en cuenta algunos de estos criterios, pero no todos ellos

c. No, deberian tenerse en cuenta solo algunos de estos criterios y afiadir otros no especificados en esa lista
d. No, deberian tenerse en cuenta, ademas de todos ellos, otros criterios adicionales

e. No, deberian tenerse en cuenta otros criterios distintos a los mencionados

f. Nolosé

g. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Si ha respondido c) o d) en la pregunta 36, ;se deberian tener en cuenta criterios adicionales en la decision
de financiacion? Seleccione todos los criterios que considere necesarios.

® Tamafio de la poblacién afectada

©® Resultados reportados o percibidos por los pacientes del farmaco
® Tipo de beneficio del tratamiento: sintomatico o curativo

® Duracion del tratamiento

® Conveniencia del tratamiento (via oral, mejora de la adherencia, etc.)
® Nuevo farmaco o nueva indicacion de un farmaco ya existente

® Costes sanitarios evitados
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38.

39.

@ Costes sociales evitados (pérdidas laborales, servicios sociales, cuidados familiares, etc.)

©® Calidad de la evidencia

® Aspectos éticos (justicia, solidaridad)

@ Contribucion al PIB de la empresa farmacéutica
@ Otro (respuesta abierta)

¢ Cree que se debe definir un peso especifico para cada uno de los criterios especificados en el RD legislativo
mencionado anteriormente?

a. Si, deberia explicitarse el peso concreto que se da a cada criterio, y dar a conocerlo

b. Si, deberia considerarse un peso concreto o aproximado a cada criterio, pero solo para la utilizacion
interna del comité

c. No, de ningiin modo se deberia asociar cada criterio a un peso
d. Nolosé
e. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

Especifique un peso para los criterios que cree que deben ser considerados en la fijacion de precio y
financiacion. Entre 0y 10. (Si cree que alguno de los criterios no debe ser tenido en cuenta, punttelo con 0)

® Gravedad, duracion y secuelas de las distintas patologias para las que resulten indicados
©® Necesidades especificas de ciertos colectivos

® Valor terapéutico y social del medicamento y beneficio clinico incremental del mismo teniendo en cuenta
su relacién coste-efectividad

® Racionalizacion del gasto publico destinado a prestacion farmacéutica e impacto presupuestario en el
SNS

® Existencia de medicamentos u otras alternativas terapéuticas para las mismas afecciones a menor
precio o inferior coste de tratamiento

@® Grado de innovacion del medicamento

® Tamafo de la poblacién afectada

©® Resultados reportados o percibidos por los pacientes del farmaco
® Tipo de beneficio del tratamiento: sintomatico o curativo

@® Duracion del tratamiento

® Conveniencia del tratamiento (via oral, mejora de la adherencia, etc.)
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® Nuevo farmaco o nueva indicacion de un farmaco ya existente

® Costes sanitarios evitados

® Costes sociales evitados (pérdidas laborales, servicios sociales, cuidados familiares, etc.)
® Calidad de la evidencia

@ Aspectos éticos (justicia, solidaridad)

® Contribucion al PIB de la empresa farmacéutica

® Otro (el que haya puesto en la 38)

40. ¢En cuales de los siguientes casos cree que se podria permitir que el medicamento innovador tuviera un
mayor precio que las alternativas disponibles? Marque todas las opciones que crea conveniente.

a. Mejora sustancial en términos de eficacia y seguridad

b. Mejora incremental en términos de eficacia y seguridad

c. Medicamentos pediatricos

d. Terapias avanzadas

e. Medicamentos huérfanos

f. Medicamentos end of life

g. Ensayos clinicos realizados en poblacion espafiola

h. En ningun caso debe haber excepciones

i. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

j. Otro (especifique)

Acceso a medicamentos autorizados y no comercializados en Espana
que se encuentran pendientes o excluidos de la financiacion publica

41. ;Cree que el actual sistema de acceso a medicamentos pendientes de comercializacién o no financiados
en Espafia (uso compasivo de medicamentos en investigacidn, acceso a medicamentos en condiciones
diferentes a las autorizadas y medicamentos no autorizados) cumple con su objetivo?

a. Si, es el adecuado
b. Si, pero deberia mejorarse

c. No, es demasiado restrictivo y puede dar lugar a situaciones no deseadas
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d

e

. Nolosé

. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

f. Otra (especifique)

42. ¢Qué acciones llevaria a cabo para mejorar el actual sistema de acceso a medicamentos pendientes de
comercializacion o no financiados mencionado en la pregunta anterior? Respuesta abierta

Acuerdos de financiacion y su seguimiento

43. ¢Cual es su opinion sobre los acuerdos de financiacion (techos de gasto, acuerdos de riesgo compartido,
etc.) que aplican actualmente en Espafia?

a

. En general, se aplican de manera razonable

. Se aplican menos de lo deseable

. Se aplican en exceso, y deberia limitarse su uso

. Sé que se aplican, pero su opacidad no me permite conocer mas detalles al respecto

. NS/NC

f. Otra (especifique)

. Valorede 0 a 10 sugrado de acuerdo con los siguientes puntos relativos a los acuerdos de precio y financiacion

de medicamentos innovadores en Espafia (siendo 0 el minimo y 10 el méximo y teniendo disponible la
opcion de NS/NC)

f.

u

. Es necesario reformular las relaciones financieras entre CCAA y hospitales para mejorar el acceso a los
medicamentos

. Es recomendable que las terapias de alto impacto presupuestario se financien mediante acuerdos
financieros, como descuentos, techo de gasto o acuerdos precio-volumen

. Paralas terapias con elevada incertidumbre terapéutica o presupuestaria, se deberian aplicar esquemas
de financiacion alternativos, como los acuerdos de riesgo compartido o los acuerdos de financiacion bajo
la busqueda de evidencia

. Seria necesario/adecuado plantearse una vision a mas largo plazo en la financiacién de medicamentos

. Se deberfa fomentar la colaboracién publico-privada de farmacos prioritarios desde las etapas de
investigacion del farmaco, de manera similar a la realizada para las vacunas frente a la COVID-19

Las empresas farmacéuticas deberfan reembolsar un porcentaje de sus ventas anuales si se sobrepasa
n determinado aumento del gasto en medicamentos en Espafia
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45.

46.

47.

48.

i Cree que se deben crear fondos finalistas para la financiacién de determinadas terapias?
a. Si, para medicamentos innovadores

b. Si, para medicamentos oncoldgicos innovadores

c. Si, para medicamentos indicados a enfermedades raras

d. Si, para terapias avanzadas

e. No, no soy partidario de la utilizacion de fondos finalistas

f. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

g. Otro (especifique):

Valore de 0 a 10 su grado de acuerdo con los siguientes puntos relativos al seguimiento de los medicamentos
en Espafia (siendo 0 el minimo y 10 el méximo y teniendo disponible la opcion de NS/NC)

. Los actuales sistemas de seguimiento (historia clinica digital, registros, etc.) son adecuados.
b. Valtermed es un elemento adecuado para dar seguimiento a las terapias.
c. Valtermed deberia utilizarse para dar seguimiento a todas las terapias innovadoras.

d. Hace falta introducir mas mecanismos de seguimiento para tomar decisiones de financiacion con una
mayor agilidad y eficiencia.

e. Hace falta mejorar la interoperabilidad de los mecanismos de seguimiento ya existentes.

f. Es necesario un sistema de seguimiento de los medicamentos a nivel nacional, que se nutra de los
diferentes mecanismos de seguimiento ya existentes.

g. Cuando existan dudas sobre los resultados en vida real, la financiacion de medicamentos debe estar
ligada a la existencia de mecanismos de seguimiento.

¢De qué manera cree que podria optimizarse el uso de Valtermed (sistema de informacion para determinar
el valor terapéutico en la practica clinica real de los medicamentos de alto impacto sanitario y econémico
en el SNS)? Respuesta abierta

¢Cree que se deben reevaluar las decisiones de financiacion o posicionamiento a partir de los datos en vida
real? Razone su respuesta

a. Si, para todos los medicamentos
b. Si, pero solo para aquellos medicamentos cuya calidad de la evidencia fuera baja cuando se evalud

c. Si, cuando se produzcan cambios relevantes en las condiciones de partida (por ejemplo, entrada de un
nuevo competidor, cambios en el precio del farmaco o de las alternativas, etc.)

d. Si, para aquellos medicamentos con un alto impacto presupuestario
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49.

50.

e. No, en ningun caso

f. Nolo sé
g. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta
h. Otro (especifique)

Si ha respondido afirmativamente a la pregunta anterior, ;cada cuanto tiempo cree se deberia realizar dicha
reevaluacion?

a. Cada 6 meses

b. Cada afio

c. Cada 2 afios

d. Otro (indique el periodo)

e. Sin un periodo especifico, sino cuando se considere oportuno
f. NS/NC

¢Cudl cree que deberia ser el objetivo de la reevaluacién de un medicamento? Sefiale todas las que considere
oportunas

a. Conocer los resultados clinicos reales en los pacientes
b. Dar seguimiento a los acuerdos de financiacion, sin consecuencias econémicas o de otro tipo

c. Dar seguimiento a los acuerdos de financiacion que conlleven a modificaciones en el precio y/o
penalizaciones

d. Evaluar si se continua financiando publicamente el medicamento
e. Nolosé
f. Mis conocimientos no me permiten contestar a esta pregunta

g. Otro (especifique)
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W Entidades participantes en el cuestionario

Agencia Espafiola de Medicamentos y Productos Sanitarios (AEMPS)

Academia Espafiola de Dermatologia y Venereologia (AEDV)

Accion Psoriasis

Asociacion de Economia de la Salud (AES)

Asociacion Espafiola de Bioempresas (AseBio)

Asociacion Espafiola de Gastroenterologia (AEG)

Asociacién Espafiola de laboratorios de MMHH y ultra huérfanos (AELMHU)
Asociacién Espafiola de Medicamentos Biosimilares (BioSim)
Asociacién Espafiola de Medicamentos Genéricos (AESEG)
Confederacion de Asociaciones de Enfermos de Crohn y Colitis Ulcerosa de Espafia (ACCU)
Consejeria de Sanidad Universal y Salud Publica. Comunidad Valenciana.
Consejo General de Colegios Farmacéuticos

Consejo General de Enfermeria

Departamento de Sanidad de Aragon

Evaluacion de Tecnologias Sanitarias de Andalucia

Farmaindustria

Federacion de Asociaciones Cientifico-Médicas Espafiolas (FACME)
Foro Espafiol de Pacientes (FEP)

Gerencia Regional de Salud de Castillay Ledn

Grupo Espafiol de Pacientes con Cancer (GEPAC)

Instituto Aragonés de Ciencias de la Salud

Liga Reumatoldgica Catalana

Servicio de Evaluacion del Servicio Canario de Salud, Canarias
Servicio de Salud de Castilla - La Mancha

Servicio de Salud de las Islas Baleares

Servicio Navarro de Salud

Sociedad Espafiola de Directivos de la Salud (SEDISA)

Sociedad Espafiola de Farmacia Hospitalaria (SEFH)

Sociedad Espafiola de Hematologia y Hemoterapia (SEHH)
Sociedad Espafiola de Medicina de Familia y Comunitaria (semFYC)
Sociedad Espafiola de Médicos de Atencion Primaria (SEMERGEN)
Sociedad Espafiola de Patologia Digestiva (SEPD)
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