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1. Objetivos y justificacion

La incorporacidon de innovaciones terapéuticas a las prestaciones garantizadas por un
sistema de salud debe cumplir un triple objetivo de forma equilibrada: la garantia de acceso
de los pacientes a soluciones innovadoras, la sostenibilidad econdmica del sistema y una
adecuada compensacién de la aportaciéon terapéutica. La consecuciéon del necesario
equilibrio entre estos objetivos ha llevado al desarrollo de experiencias novedosas de pago
de la innovacién en nuestro entorno, que suponen nuevos escenarios de relacidon entre
responsables de la compra de servicios y proveedores del medicamento, diferentes a los
mecanismos habituales o tradicionales.

El Servicio Catalan de la Salud (Catsalut), en su Plan de salud 2011 — 2015 (Catsalut 2010),
establece como uno de sus objetivos estratégicos en el ambito de la atencién rarmaceéutica
el desarrollo de nuevos esquemas de contratacién de la atencién sanitaria que incorporen el
pago de algunos medicamentos en base a resultados clinicos.

El Catsalut, en su papel de aseguradora publica y con el fin de transparentar el
procedimiento por el que se desarrollara el pago por resultados, ha considerado necesario
elaborar una guia que incorpore una metodologia con los criterios y lineas basicas para
guiar las decisiones de pago por resultados en el ambito farmacoterapéutico del CatSalut.

La presente Guia tiene como objetivo general establecer unas recomendaciones para la
aplicacion de Esquemas de pago en base a resultados (EPR) en el Sistema de Salud de la
comunidad autdnoma de Catalunya, con los siguientes objetivos especificos:

1. Homogeneizar conceptos en cuanto a los esquemas de pago de medicamentos
basados en resultados.

2. ldentificar claramente los beneficios de este tipo de esquemas de pago.

3. Identificar en qué situaciones y para qué tipo de medicamentos estos esquemas son
los adecuados.

4. Definir un proceso de decisién y los elementos basicos para la aplicacién de un
esquema de pago en base a resultados.

Para la confeccion de esta Guia se ha realizado una revision del conocimiento y experiencia
internacional que, en definitiva, supone la base tedrica y practica, para su aplicacion, asi
como para definir el marco de actuacién.

Dada la complejidad y lo novedoso de esta metodologia, esta Guia debe ser entendida
como una primera version que se validara en sus aspectos operativos e instrumentales
antes de su aplicacién formal en el sistema sanitario de Catalunya.



2. Revision del conocimiento disponible a nivel
internacional sobre los esquemas de pago por
resultados aplicados a medicamentos

Si bien no es el objetivo de este documento revisar exhaustivamente los esquemas de pago
de medicamentos basados en resultados, si se ha considerado conveniente identificar el
conocimiento y la experiencia existentes de los mismos, asi como el marco internacional
que, en definitiva, supone la base tedrica y préctica de las recomendaciones que se pueden
plantear en relacidn a su utilizacién.

2.1. Esquemas de pago tradicionales de medicamentos

Los esquemas tradicionales de pago de medicamentos por parte de aseguradoras publicas
o privadas se han centrado tradicionalmente en la inclusidn o exclusion de un determinado
medicamento en las listas de prestaciones y de la negociacion de un precio coherente con
las mismas y con el volumen de poblacién susceptible de ser tratada y de obtener beneficios
sanitarios. En estos esquemas se aplica habitualmente una politica de precios fijos
independientes de la adecuacién de la utilizacion o de los resultados de la aplicacion del
medicamento en la prdactica clinica real. La caracteristica fundamental de estos esquemas
es que el comprador soporta la totalidad del riesgo, tanto presupuestario como sobre el
impacto en términos de salud que derivaran del uso y resultados del medicamento en la
practica real.

Por su parte, desde la perspectiva de la industria farmacéutica, estos esquemas, en
términos generales incorporan también incertidumbres sobre la expectativa del negocio y la
rentabilidad de la inversidn realizada, derivadas de las posibles restricciones en las
condiciones de financiacion y de las incertidumbres vinculadas al precio que se va a obtener
y que dificilmente va a cambiar independientemente de los resultados obtenidos.

2.2. Limitaciones de los esquemas de pago tradicionales

Los mecanismos tradicionales son sustancialmente Uutiles para la mayoria de la oferta
farmacoldgica, dado que, bien utilizados, permiten una adecuada estimacion del valor
afadido del medicamento, fundamentalmente por comparacion con la oferta ya existente y
su precio. En un escenario de baja incertidumbre sobre el impacto econdémico y sanitario,
existe una amplia experiencia internacional que pone de relieve que estos mecanismos
pueden permitir darle valor econémico a sus diferencias (beneficios) con las alternativas
existentes (efectividad comparada) y, en caso de que estas diferencias sean minimas 6 no
existan, minimizar el precio por competencia. Un ejemplo de la aplicacién de estos
esquemas es el desarrollado en Alemania desde el afio 2012, en el que los medicamentos
innovadores deben probar su valor afadido sobre los medicamentos ya existentes para la



indicacion o, de lo contrario, son incluidos en grupos equivalentes del sistema de precios de
referencia.

No obstante, las innovaciones terapéuticas conllevan siempre, en menor 0 mayor medida,
incertidumbres asociadas dificiles de controlar o acotar mediante los esquemas
tradicionales, aun aplicados de forma Optima. Estas incertidumbres derivan del marco de
evidencia disponible a la hora de valorar una innovacion, limitado al entorno experimental y
con dificultad de extrapolar los resultados a la practica clinica real. Asi, por ejemplo, la
incorporacion de una innovacion terapéutica y, en general, de cualquier nueva tecnologia
sanitaria supone un cierto grado de incertidumbre que asume casi en exclusiva el pagador
en, como minimo, los siguientes aspectos:

a) Incertidumbres en la efectividad del medicamento: En el momento de acceso al
mercado, los nuevos medicamentos disponen de una evidencia acotada por el entorno
metodolégico de la investigacion clinica. No sabemos qué acabard pasando con el
medicamento en el mercado cuando lo utilicen individuos diferentes a los seleccionados
en los ensayos y en condiciones poco similares.

b) Incertidumbres en la seguridad del medicamento: Cualquier nuevo medicamento
presenta incertidumbres de seguridad derivadas de las limitaciones propias de los
estudios experimentales que son, en el momento del registro, la evidencia disponible.
La seguridad a largo plazo o en poblaciones diferentes a las expuestas al medicamento
en la fase experimental, asi como el perfil de seguridad del nuevo farmaco en
condiciones reales de exposicion, son incertidumbres habituales y dificiles de aclarar
hasta disponer de una experiencia de uso suficiente. Si bien en general, este aspecto se
controla a nivel de vigilancia epidemioldgica y puede ser causa de modificacion de las
condiciones de uso e incluso de la presencia o no del medicamento en el mercado,
también puede influir en la efectividad final del farmaco.

c¢) Incertidumbres respecto a la eficacia comparada con otras alternativas: En
muchas ocasiones, si bien se dispone de informacion sobre la eficacia del nuevo
farmaco, no existe suficiente evidencia o evidencia de calidad para valorar su eficacia
comparada con otras alternativas existentes en el mercado. Esta incertidumbre puede
derivar de limitaciones de la evidencia disponible (no disponibilidad de comparaciones
directas) o de que el area terapéutica a cubrir carezca de comparadores especificos y
alternativas farmacoldgicas en la indicacion autorizada. Esta limitacion implica en cierta
forma el desconocimiento previo del valor afiadido del medicamento en términos reales.

d) Incertidumbres sobre el impacto econédmico real del medicamento: Suele ocurrir
que los escenarios presupuestarios previstos acaban no cumpliéndose, ya que, en
muchas ocasiones, en la practica clinica real la utilizaciéon del medicamento puede ser
muy distinta a las previsiones, por estimaciones erréneas de prevalencia, incidencia,
por dificultades en el diagndstico de los pacientes tributarios de recibir el medicamento,
por supra o sub utilizacidn, por una extensién de su uso a ambitos terapéuticos no
previstos, etc. En general, los mecanismos tradicionales de pago no acotan la
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incertidumbre del impacto presupuestario que los nuevos medicamentos pueden tener
en el sistema.

e) Incertidumbres en la relacion coste-efectividad: Deriva en muchos casos de las
incertidumbres en la efectividad del medicamento ya mencionadas, que impiden
conocer o estimar la relacién coste—efectividad del mismo y su relacién con otras
alternativas disponibles. Ademas, muchos de los medicamentos presentan beneficios
diferenciales segun se apliquen a unas poblaciones u otras. La relacién coste—
efectividad (coste por afio de vida ajustado por calidad o AVAC) de los mismos varia
sustancialmente segun las tipologias o factores determinantes de la poblacién a la que
se aplican.

Por otro lado, y en muchas ocasiones, de forma paralela al grado de incertidumbre
existente, el coste que presenta la innovacién implica, como minimo, un elevado impacto
presupuestario potencial y, en ocasiones, una percepcidon de beneficio marginal decreciente
para el comprador, o dicho de otra forma, la sensacién de tener que invertir una gran
cantidad de recursos en pocos casos y con un beneficio cuantitativamente modesto (coste
por afio de vida ganado ajustado por calidad muy elevado).

Algunos sistemas de salud han establecido metodologias y criterios de priorizacion a la hora
de financiar una innovacion tecnologica vy fijar su valor, en base a lo que supuestamente
consigue y al coste que va a representar para el sistema. Estos sistemas, normalmente, se
basan en dos elementos fundamentales: por un lado, la aplicacién de la evaluacién
econdmica que permite conocer los recursos adicionales a invertir por unidad de beneficio
incremental y, por tanto, el coste de oportunidad de la nueva tecnologia vy, por otro, en la
fijacidn de la disponibilidad a pagar, o los recursos adicionales que el sistema esta dispuesto
a invertir por una unidad de beneficio.

Asi, por ejemplo, las decisiones adoptadas por el National Institute for Health and Clinical
Excellence (NICE) britanico revelan que, en la practica, aunque con un cierto grado de
variabilidad, se ha establecido de forma implicita un valor umbral de coste incremental
(30.000 libras esterlinas) por unidad de beneficio (afio de vida ganado ajustado por calidad),
por encima del cual es mas dificil que la innovacion sea financiada publicamente. Este
modelo presenta la ventaja de establecer de forma implicita la disponibilidad a pagar del
financiador por una unidad de beneficio adicional, estableciendo claramente el coste de
oportunidad que esta dispuesto a asumir, lo cual tiende a endogeneizar los precios.

El hecho de que una innovacion supere el umbral fijjado, y en caso de no existir
incertidumbres relevantes, podria solventarse con la no-inclusién del medicamento o con la
reduccidén de precio necesaria para situarse dentro del rango asumible por el financiador. No
obstante, esta decisidon se complica, por un lado, ante la dificultad que supone para la
industria farmacéutica plantearse situaciones de precios significativamente diferentes en
distintos mercados, y las consecuencias globales que pueden derivar de esta situacion vy,
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por otra, ante la dificultad también existente para el financiador de tomar una decisién de no-
inclusién de la innovaciéon con la consiguiente pérdida de potenciales beneficios en
determinadas poblaciones o individuos en los cuales el nuevo medicamento innovador
podria tener una utilidad tangible.

2.3. Mecanismos de regulaciéon de acceso para la limitacién
de la incertidumbre

Los modelos que habitualmente los pagadores han utilizado para limitar el grado de
incertidumbre de los nuevos medicamentos, se han basado en estrategias de regulacion de
acceso que, de forma posterior a las decisiones de inclusién y de precio, pretenden incidir
en su utilizacién y acceso. Entre estos mecanismos identificariamos féormulas que permiten
el acceso al medicamento Unicamente a aquellos pacientes que mas se pueden beneficiar
de su uso como son los modelos de autorizacion previa para la dispensacion y pago; éstos
pueden ser desde los de caracter mas administrativo, como el visado, hasta los modelos
mas cercanos a la normalizacidn clinica, como las comisiones de expertos que establecen
criterios y evaltan la adecuacion de cada tratamiento al inicio y durante el mismo.

Estos mecanismos llevan afios funcionando en muchos paises como formas para reducir las
incertidumbres vinculadas al resultado (beneficios o riesgos), a la vez que previenen o
reconducen las consecuencias de la extension de uso no previsto de algunos
medicamentos.

También se han utilizado otros mecanismos compensatorios mas globales que no afectan a
un solo medicamento sino al conjunto de una cartera, como los acuerdos globales para la
devolucién parcial de ingresos en base a limites acordados de ventas, de beneficios o de
crecimiento del gasto. Estos tienen como dnica misién abordar de forma global las
incertidumbres econdmicas y la sostenibilidad del sistema, pero no tienen nada que ver con
el uso y los resultados individuales que se haga de los medicamentos.

2.4. Esquemas de pago alternativos a los tradicionales

Frente a los esquemas tradicionales de pago y fijacidn rigida de precios de los
medicamentos, en algunos paises del entorno se han planteado como alternativas
esquemas basados en incentivos y con capacidad para limitar o acotar las incertidumbres
consideradas mediante acuerdos de financiacion entre las partes implicadas vinculados a
condiciones de uso y resultados de una tecnologia terapéutica concreta, que puedan
permitir su incorporacion al mercado publico en condiciones favorables para todos los
agentes.

Los esquemas alternativos a los tradicionales se basan en que el proveedor de la
innovacion no sea indiferente a las consecuencias de la utilizacién del medicamento o, dicho
de otra forma, que su beneficio vaya paralelo a lo que el medicamento genere en el sistema
de salud, haciendo confluir los intereses de los agentes implicados. El cometido basico de
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estos mecanismos es el de repartir el riesgo entre los agentes, evitando que el pagador
tenga la percepcion de que las incertidumbres recaen totalmente en él. Como es obvio, la
generacion de un entorno con capacidad de responder y repartir los efectos de la
incertidumbre y controlar los impactos econdmicos deberia permitir, como asi ocurre, que
determinados medicamentos, normalmente innovadores y de alto coste, puedan acceder
mas facilmente al mercado publico en estas condiciones que en las generadas por los
modelos tradicionales. Este tipo de relaciones obliga a las partes implicadas a que:

a) Se transparenten y se consideren previamente las incertidumbres derivadas de los
nuevos medicamentos, tanto desde la perspectiva econdmica como sanitaria.

b) Se oriente la financiacion y las decisiones de inclusién hacia la relacién coste-
efectividad de los medicamentos vy, por tanto, en el valor afiadido real de los mismos en
el mercado en el que participan.

c) Se integren consecuencias derivadas de la utilizacién de los medicamentos, de forma
que todas las partes observen objetivos similares y tengan los incentivos adecuados a
conseguirlos.

d) Se modulen los pactos en funcién de lo que se obtenga, integrando un mecanismo
dinamico de regulacion de las relaciones en funcion de los resultados.

Desde una perspectiva general, estos modelos se enmarcarian operativamente en el
concepto de acuerdos de riesgo compartido (ARC) entendiendo que se trataria de
cualquier esquema que incluya un acuerdo que distribuye los riesgos asociados a los
resultados de una relacidn entre las partes implicadas, de forma que, ante las
incertidumbres derivadas, el que paga y el que cobra comparten beneficios y riesgos. El
nombre que en los diferentes entornos se le da a este tipo de acuerdos es variable, asi por
ejemplo, se integran en este concepto los Patient Access Schemes (PAS) del NHS, no
obstante el concepto que se maneja y se pretende es el mismo. En este documento y, a
efectos de diferenciar el concepto del referido en la literatura, denominaremos a los
mecanismos de pago basados en resultados en el ambito del Catsalut, esquemas de pago
por resultados o EPR de forma abreviada.

El término ARC se aplica de forma amplia en referencia a todos los esquemas de relacion y
contratacién que vinculan el precio o el reembolso de una innovacién terapéutica, con una
serie de variables vinculadas a objetivos y resultados. Este concepto incluye, por tanto, un
conjunto de mecanismos de relacion en los que el riesgo es compartido entre comprador y
proveedor, de forma que el proveedor vera modificados sus beneficios, no en funcién (o no
tnicamente) de cuantas unidades venda, sino también en funcién de las consecuencias de
la utilizacion y de los resultados del medicamento, ya sea en términos de resultados
financieros (impacto presupuestario), efectividad o de coste—efectividad. En la Figura 1 se
describen los diferentes tipos de ARC.
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Figura 1. Tipologias de ARC

Acuerdos basados en resultados entre financiadores e industria

Acuerdos basados en resultados financieros Acuerdos basados en resultados clinicos o de salud
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poblacional
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clinicos intermedios
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(Estudios
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Con
investigacion
(Estudios
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Fuente: Adaptado de Carlson J, et al. Linking payment to health outcomes: a taxonomy and examination of performance-based
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Como se describe en la Figura 1, podemos distinguir dos grandes subgrupos de ARC: los
vinculados a resultados financieros y los vinculados a resultados clinicos o
sanitarios. En ambos casos, como ya se ha explicado, la diferencia fundamental con los
esquemas tradicionales es que las condiciones iniciales de precio y pago se pueden ver
modificadas en funcion del comportamiento y resultados del medicamento en el mercado y
en la practica clinica real.

Dentro de los ARC financieros diferenciariamos los que marcan condiciones a nivel
poblacional o a nivel individual. A nivel poblacional este tipo de acuerdos suelen fijar
condiciones de participacion en el mercado o de volumen de uso, de forma que el precio
inicial se vera modificado progresivamente en funcidn de unas expectativas de uso pactadas
previamente. Normalmente, a mayor utilizacién por encima de la esperada, el precio del
medicamento disminuye. A nivel individual, los modelos de acuerdos vinculados a
resultados financieros son aquellos que fijan limites de utilizacién en un proceso terapéutico
o aquellos en que la industria financia el inicio del tratamiento y se vincula su continuidad a
determinadas condiciones.

El otro gran grupo de ARC son los vinculados a resultados clinicos o sanitarios.
También en este grupo se diferencian dos modelos. El primero incluye los de cobertura o
reembolso condicional que vienen marcados por un acuerdo temporal que se revisara
teniendo en cuenta objetivos predeterminados y que determinard la continuacién o no de la
financiacion de un medicamento. Este tipo de acuerdos pueden ir vinculados a dos
situaciones diferentes. La primera es la conocida como pago condicionado a generacion
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de evidencia, que pretende facilitar el acceso en condiciones controladas a farmacos que
pueden estar en su Ultima fase de investigacién y/o someter temporalmente el acceso al
medicamento a una monitorizacion de resultados en practica real y, en base a la evidencia
generada, se determinara la financiacién y sus condiciones. Se utilizarian en farmacos que
presentan incertidumbres importantes de efectividad o de relacion coste—efectividad. Otro
modelo similar a éste es la continuidad condicionada que se traduce en esquemas que
pactan la continuidad de un tratamiento en funcién de los resultados obtenidos. Estos
ultimos pueden ir acompafados de modelos en los que la industria financia total o
parcialmente el inicio de las terapias.

Finalmente, el dltimo grupo de los ARC vinculados a resultados clinicos o de salud son los
esquemas que especificamente vinculan el reembolso al rendimiento de la innovacion en la
practica real, ya sean de garantia de resultados previamente pactados entre las partes o
de la vinculacion del reembolso a esquemas o proceso de cuidados pactado. Estos
esquemas vinculados a resultados pueden ofrecer variaciones fundamentalmente
operativas en la forma como se producen las transacciones (previas o posteriores a los
resultados) y si se realizan en dinero o en especie; no obstante, estos aspectos se
enmarcan en el desarrollo funcional de estos esquemas y no alteran el marco conceptual.

La clasificacién utilizada para diferenciar los esquemas de financiacién ha sido la descrita
por Carlson en el afio 2010 y, si bien los diferentes modelos son excluyentes, existen
infinidad de variaciones que complican la validez de una determinada clasificacion. En
términos practicos, la clasificacién de los modelos debe permitirnos una cierta taxonomia a
la hora de describirlos y, sobre todo, permitir clarificar sus ventajas y limitaciones a la hora
de recomendar su utilizacién. No obstante, no existe una forma unica de enfrentar o disefar
estos esquemas y lo relevante es tener bien claro a qué incertidumbres se quiere dar
respuesta.

En el anexo 1 a este documento se resumen los diferentes esquemas identificados en la
literatura, asi como las ventajas y limitaciones de los mismos.

2.5. Experiencia internacional en la aplicaciéon de esquemas
de pago por resultados

Los esquemas de financiacién tipo ARC no son nuevos en el &mbito de los medicamentos, y
disponemos internacionalmente de ejemplos en los Ultimos 20 afios. En una revisidn
realizada en el afio 2010 (Carlson J, 2010) se identificaron 58 referencias a esquemas
vinculados a resultados clinicos o sanitarios, ya fueran condicionados a generacién de
evidencia o a garantia de resultados o uso. De los 58 esquemas identificados, el 75%
correspondian a paises de la Unién Europea y el resto a EEUU. En la tabla 1 se describen
los resultados de esta revision en referencia a los paises donde se aplican y el tipo de
esquema utilizado.
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Tabla 1. Evidencia internacional de la utilizacion de esquemas basados en resultados

Condicionados a Continuidad Financiacién basada
generacion de evidencia condicionada en rendimiento
Suecia 15
Reino Unido 10 2 6
EEUU 7 1 4
Francia 1
Australia 1 3 1
Canada 1
Italia 3 1
Alemania 2
TOTAL 34 10 14

Fuente: Carlson J, et al. Linking payment to health outcomes: a taxonomy and examination of performance-based
reimbursement schemes between healthcare payers and manufacturers. Health Policy 2010, 96: 179-190

En los Ultimos tres afios desde la publicacion de esta revisién se han desarrollado muchos
mas esquemas de este tipo en los paises citados y en otros que no estan recogidos en la
tabla 1. Asi, por ejemplo, ltalia dispone en estos momentos de mas de 15 esquemas de
riesgo compartido y el Reino Unido mas de 20.

A efectos de la experiencia acumulada y la transparencia de los resultados obtenidos,
seguramente la informacidén mas relevante y mejor descrita se situa en el Australian
Pharmaceutical Benefits Advisory Committee (PBAC), en el NHS, y en el modelo italiano.

El PBAC de Australia es uno de los organismos mas innovadores a la hora de trasladar la
teoria a la practica. Fue pionero en incorporar la evaluacién econémica mediante una
metodologia estandarizada a la hora de decidir para cada medicamento sus condiciones de
financiacion, su precio y las restricciones de subsidio. Esta agencia también ha generado
iniciativas interesantes en nuevos esquemas de financiacion (Puig J, 2010; Cabiedes L,
2013).

La estrategia del PBAC se establece a nivel estatal y los criterios para desarrollar estos
esquemas se basan en un valor umbral no oficial de coste-efectividad incremental (90.000
dolares australianos por afio de vida ajustado por calidad) y/o en las expectativas de gasto
publico anual generado por el nuevo medicamento (mas de 10 millones de ddlares
australianos por afo). Actualmente se estima que el PBAC tiene en activo alrededor de 33
esquemas de riesgo compartido, de los cuales la mayoria es de resultados financieros tipo
precio volumen.
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Los acuerdos basados en resultados sanitarios desarrollados por este organismo se suelen
centrar en segundas o terceras lineas de tratamiento en pacientes que no han respondido a
las terapias iniciales e incluyen protocolos detallados para la autorizacidn de inicio de
tratamientos segun tests diagnodsticos especificos y evidencia de falta de respuesta de los
pacientes a los tratamientos existentes. Una vez autorizado el inicio de tratamiento, su
continuidad se evalua de acuerdo a medidas de resultado pactadas. Los acuerdos implican
a médicos, pacientes (éstos ultimos firman un acuerdo para la retirada del medicamento en
caso de no obtener el beneficio deseado), industria (compromiso de promocion de los
medicamentos de acuerdo con las restricciones de acceso aprobadas) y financiadores
(garantia de un presupuesto especifico para la financiacion de estos medicamentos). Estos
acuerdos incluyen también la necesaria valoracién de resultados y, por tanto, el cumulo de
experiencia de aplicacion y de reduccidn de la incertidumbre.

La experiencia del NHS, por su parte, es posiblemente la mejor documentada (Carlsson J,
2010; Hunter C, 2010; Neumann P, 2010; Towse A, 2010; Jaroslawski S, 2011; Spoors J,
2012). Desde 1950 existe un acuerdo voluntario entre el NHS y la industria farmacéutica
para el control de precios publicos conocido como Esquema de regulacion de precios
farmacéuticos. No obstante, a finales de la década de los 90, en paralelo al desarrollo de las
actividades del NICE, que asesora a las autoridades del NHS en base a la aplicacion de un
modelo riguroso de evaluacion y la definicion previa de la disponibilidad a pagar, sobre las
condiciones dptimas de financiacidn de los nuevos medicamentos, se pone de manifiesto la
limitacion de los mecanismos habituales y se empiezan a desarrollar nuevos esquemas que
tienen por objeto acercar las condiciones de financiacion de los medicamentos a los
minimos de coste-efectividad incremental decididos por el sistema.

Este tipo de esquemas son los que, en el afio 2009, reciben el nombre de Patient Access
Schemes (PAS) y recogen diferentes modelos de acuerdos individuales con la industria
farmacéutica para garantizar la financiacion de determinados medicamentos en
determinadas condiciones clinicas, de resultado y de financiacion.

Antes que estos acuerdos recibieran la denominacion de PAS, se desarrollaron experiencias
sobre modelos de compra por resultados o acuerdos de riesgo compartido. La primera de
dichas experiencias es del afio 2002, en que se introdujeron con cuatro medicamentos para
el tratamiento a largo plazo de la esclerosis multiple. Este acuerdo establecia condiciones
variables de financiacién en base a la relacidn coste-efectividad resultante de su uso y fue
considerado un fracaso desde la perspectiva econdémica para el sistema.

En el afio 2007, y de acuerdo con la experiencia fallida del 2002, se establecid un acuerdo
de riesgo compartido basado en resultados con bortezomib (Velcade®) para el mieloma
multiple. En este caso, el acuerdo se vinculdé a un farmaco con poca prevalencia de uso y
con resultados medibles a corto plazo a través de un biomarcador y suposo un éxito relativo
que fue replicado con otros medicamentos. Asi, en el afno 2008 se aplicaban esquemas de
este tipo a unos 10 medicamentos en el campo de la oncologia. El problema que derivé de
la aplicacion de los esquemas basados en resultados que se inicié en el 2007, a medida que
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éstos se multiplicaron, fue la dificultad y el coste administrativo implicado en su seguimiento
y en las operativas de facturacion entre las partes.

Ante estas dificultades, se empezaron a desarrollar esquemas que fundamentalmente se
basan en objetivos financieros. Dicho de otra forma, el fabricante asume un descuento para
el NHS que le permite cumplir con los objetivos de coste incremental maximo por unidad de
beneficio esperado y, a cambio, el NHS lo incluye como financiable. En paralelo y para no
lesionar las condiciones de precio del medicamento en otros paises (sistema de precios de
referencia internacionales), se garantiza la confidencialidad de los acuerdos de precio y el
mantenimiento del precio ofertado inicialmente por el fabricante en las listas de referencia
internacionales. Estos modelos, faciles de administrar, no suponen acuerdos basados en
resultados sanitarios o clinicos, sino que, en términos practicos sélo significan descuentos
pactados entre las partes. Si bien tienen la ventaja de garantizar un precio que esta dentro
del rango de la disponibilidad a pagar y su facil administracion, su principal desventaja es
que no limita las incertidumbres de uso y efectividad comparada a largo plazo en caso de
que ésta exista.

En la actualidad, el NHS dispone de esquemas de PAS para 21 nuevas tecnologias
farmacéuticas. En el 2009, se produce un punto de inflexion en el desarrollo de los
esquemas PAS con el medicamento pazopanib (Votrient®) en el tratamiento de carcinoma
de células renales, que podria representar el modelo futuro de desarrollo. Este modelo de
PAS incluye un descuento financiero a corto plazo que permite situar el coste del
medicamento dentro del rango aceptable de coste por AVAC vy, por otro lado, incluye un
potencial reembolso a medio plazo en base a los resultados de este medicamento con los
comparadores habituales. Este esquema combina condiciones financieras de acceso y un
modelo de garantia futura basado en la efectividad clinica comparada, lo que permite limitar
incertidumbres. Recientemente se han publicado los resultados de la comparacién directa
de Pazopanib con Sunitinib (estudio COMPARAZ), con lo que se deberia permitir, de
acuerdo a los resultados obtenidos, el desarrollo de la segunda parte de este PAS. En la
Figura 2 se describe la evolucidn de los esquemas de pago basados en resultados en el
NHS.

Figura 2. Evolucion de los PAS en el NHS
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Fuente: Spoors J, Patient access schemes in the new NHS. British Journal of Health Care Management, 2012; 18(8): 412-418
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Otro ejemplo de desarrollo de los esquemas de riesgo compartido es Italia (Russo P, 2010;
Garattini L, 2011). En este pais, se firmé el primero de este tipo de acuerdos en el afio 2006
y en el afo 2010 estaban en funcionamiento 18 esquemas de los cuales 15 eran para
medicamentos oncoldgicos. Inicialmente, el modelo italiano fue denominado “coste
compartido” y afecté a 6 medicamentos. Este esquema era basicamente un ARC de tipo
pseudofinanciero que no incluia una evaluaciéon de la eficacia del medicamento, sino la
continuidad o no del tratamiento a criterio clinico y que se basaba en que el fabricante
financiara el inicio de tratamiento (2-3 meses o un numero determinado de ciclos). Los
tratamientos posteriores a esta fase inicial serian totalmente financiados por el Sistema
Nacional de Salud. En estos modelos se marcan acuerdos econémicos en los que se
espera que el fabricante asuma alrededor del 50% del coste del tratamiento.

Posteriormente, este esquema fue modificado a los nuevos modelos de “riesgo compartido”
y “pago por resultados”, en los que existe una evaluacién de resultados y los acuerdos se
basan en la proporcién de “no respondedores”, entendiendo incluidos en este concepto
diferentes aspectos (pacientes con progresion de la patologia, muertes debidas a la
progresién de la patologia, toxicidad inaceptable que impide la continuacién del tratamiento
0 muertes debidas a la toxicidad del farmaco). Los fabricantes asumen en estos esquemas
el 50% (riesgo compartido) o el 100% (pago por resultados) del coste del medicamento de
los “no respondedores”.

La gestion y control de estos acuerdos se realiza totalmente via web, mediante registros y
bases de datos administrados por la Agencia ltaliana de Medicamentos (AlIFA). Los médicos
de los hospitales estan obligados a rellenar un formulario electrénico (prescripcion) con los
datos de identificacion del paciente, la indicacién de uso y las dosis. El sistema valida cada
prescripcién y envia la orden de dispensaciéon a la farmacia del hospital por correo
electronico. El sistema obliga también a los médicos a registrar el seguimiento clinico y los
resultados. Cuando un paciente cumple criterios de “no respondedor”, la farmacia del
hospital debe solicitar al fabricante la devolucion del importe del medicamento segun lo
pactado. El fabricante puede aceptar o no el pago, existiendo en este segundo caso
mecanismos de arbitraje.

El ndmero de centros conectados a este sistema es de aproximadamente 1.000, el de
médicos es de unos 20.000 y el de pacientes en tratamiento cercano a los 400.000. Estos
modelos son conceptualizados por la AIFA, no udnicamente como mecanismos de
financiacion diferenciados, sino también como un marco de obtencién de informacion sobre
la efectividad y seguridad de los medicamentos en la practica real. EI modelo de
monitorizacién se aplica igualmente a farmacos huérfanos.

Existe también otro modelo de ARC aplicado en ltalia actualmente sobre 4 farmacos de
potencialmente alta prevalencia de uso (3 antidiabéticos y 1 medicamento para la angina de
pecho) basado en un reembolso condicionado, mediante el cual se pretende evaluar la
utilizacion y resultados en practica real. Estos modelos permiten la prescripcion del
medicamento bajo financiacion publica por parte de especialistas de centros seleccionados
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durante un periodo de tiempo predefinido durante el cual la AIFA financia el medicamento y
lo monitoriza. Transcurrido el periodo fijado (o bien alcanzado un numero definido de
pacientes), la AIFA reevalia el medicamento y sus condiciones de financiacién. Para los
tres antidiabéticos incluidos en estos esquemas se permite la prescripcién en unos 1.500
centros y a unos 5.000 médicos, monitorizandose actualmente mas de 16.000 pacientes.

Si bien este sistema ha combinado de forma inteligente los nuevos esquemas de
financiacion con modelos de control y seguimiento factibles sobre el papel que permiten
hacer relativamente eficiente su aplicacion y generar datos poblacionales de utilidad
general, no esta exento de problemas y criticas. Posiblemente, los elementos mas
cuestionados son: la dificultad real de identificar a los “no respondedores”, la falta de
homogeneidad de su aplicacion en los ambitos hospitalarios, la dificultad de gestién que
incorpora en los entornos locales (registros, seguimiento, recobros, etc.), la falta de
transparencia (ya que los acuerdos no se publican) y, finalmente, la falta de criterios
explicitos de aplicacion o de seleccion de uno u otro tipo de acuerdo (Garattini L, 2011).
También, en cierta medida, se reconoce la necesidad de acompafar estos modelos con
mecanismos o instituciones independientes de evaluacion y con la aplicacion previa de
métodos evaluativos que permitan determinar criterios de uso.

De las experiencias internacionales revisadas, podriamos concluir algunos elementos
relevantes para nuestro entorno:

1. Los modelos de relacion que incluyen estrategias de compra por resultados son casi
siempre de cardcter estatal llevadas a cabo desde el ambito financiador del sistema.

2. Se trata de experiencias limitadas a un cierto nimero de medicamentos y, en
ningin caso, se aplican como estrategia general. Los esquemas tradicionales
continuan siendo la respuesta mayoritaria a la financiacion de los medicamentos.

3. En general, cada sistema establece el nivel de incertidumbre que asume, en funcion
de las caracteristicas del medicamento, de la patologia a la que va dirigido y del
impacto potencial del medicamento en el sistema. No existe un criterio Unico de
aplicacion de los esquemas alternativos, ni siquiera en muchos casos unos criterios
explicitos. Parece recomendable tender a modelos que establezcan reglas de juego
claras y, por tanto, criterios explicitos, alin adoleciendo en muchos casos de una
cierta carga de arbitrariedad.

4. No necesariamente todas las iniciativas pasan por acuerdos de resultados
sanitarios o clinicos, sino que se intenta valorar la estrategia mas eficiente en cada
momento en funcion de los objetivos del financiador y las incertidumbres que
presenta el medicamento.

5. Los criterios de aplicacion son variables, pero se fundamentan en tres elementos: el
coste esperado para el sistema, la magnitud de las incertidumbres en la relacion
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coste—efectividad incremental y la magnitud de las incertidumbres futuras de uso o
de efectividad.

6. Todos los modelos de compra vinculados a resultados suponen recursos
administrativos y de seguimiento que, en ocasiones, se han considerado excesivos
para las partes, sobre todo cuando el ndmero de esquemas crece.

7. A pesar de las dificultades, los sistemas de salud analizados no dejan de explorar
nuevos esquemas de financiacion como férmula presente y futura de trabajo,
aunque se buscan mecanismos que minimicen el esfuerzo de las partes en su
aplicacién.

2.6. Experiencia en Catalunya en la aplicacion de esquemas
de pago por resultados

En el caso de Catalunya, se dispone de algunas experiencias en el ambito de los modelos
de pago basados en resultados. El elemento clave para el impulso e implementacion de
este tipo de modelos de pago ha sido el Plan de Salut 2011-2015, como una apuesta
basica en el pago por resultados clinicos, que también incluye el ambito de los
medicamentos.

A nivel practico, esto se ha concretado con la puesta en marcha de algunos acuerdos piloto
que tienen continuidad y que se han ido ampliando a mas centros y medicamentos. En
todos los casos se han implicado centros sanitarios (farmacia hospitalaria y médicos
especialistas del area en que se alcanza el acuerdo), el laboratorio farmacéutico y la
participacion del CatSalut en calidad de aseguradora publica.

Si bien las experiencias se realizan en centros concretos, el objeto de estos acuerdos es
generar conocimiento que permita su posible extrapolacion al conjunto de la red asistencial.

Entre las experiencias en marcha, destacar:

El primer acuerdo alcanzado fue con gefitinib en la indicacion de cancer de pulmén no
microcitico que se firmé en el afio 2011 entre el Instituto Catalan de Oncologia (ICO), el
laboratorio AstraZeneca y el CatSalut. De esta experiencia no se dispone aun de una
evaluacién cuantitativa publicada. No obstante, el acuerdo continda vigente y se ha
ampliado a toda la red asistencial del ICO y las valoraciones de los agentes, tanto de la
industria farmacéutica, gestores, servicios farmacéuticos y clinicos es positiva.

Posteriormente, en el CatSalut, se han firmado otros acuerdos como el contrato de riesgo
compartido vinculado a resultados clinicos entre el Hospital Clinico de Barcelona y el
laboratorio UCB en el afio 2012 para la utilizaciéon de certolizumab en el tratamiento de la
artritis reumatoide. Acuerdo que se amplié al Hospital de Bellvitge en 2013.
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Mas recientemente, los acuerdos en la indicacién de cancer colorectal metatasico de nuevo
en el CatSalut con el ICO con cetuximab del laboratorio Merck y bevacizumab de Roche,
firmados en diciembre del afio 2013, han supuesto un salto cuantitativo importante en el
alcance de este tipo de modelos de pago por resultados.

En base a la experiencia acumulada, y analizando el primer contrato establecido, éste es
simple y deja un amplio margen a los elementos de confianza mutua, ya que no explicita
aspectos a tener en cuenta como por ejemplo, mecanismos de arbitraje en caso de
discrepancias. En cualquier caso, la relacidn ha sido fluida y sin excesivos problemas
posiblemente por su clara vocacién de aprendizaje y por el hecho de contemplarse como
una prueba piloto. Estos elementos contractuales se han ido elaborando y matizando en los
siguientes acuerdos.

En todos los casos, el centro hospitalario ha identificado claros beneficios al alinear
adecuadamente los objetivos de todas las partes, lo que le ha permitido incorporar una
innovacion solicitada por sus profesionales. Los profesionales, a su vez, visualizan
adecuadamente estos mecanismos en cuanto participan de forma muy importante a la hora
de determinar las caracteristicas clinicas del uso, lo que facilita acceder a la utilizacién del
medicamento de forma consensuada por todos. Es importante remarcar que, tanto la
institucién como los profesionales, reconocen que el beneficio de la experiencia no es
unicamente la potencial ganancia en eficiencia, sino las externalidades que derivan del uso
mas adecuado posible del medicamento en aquellos pacientes que mas se pueden
beneficiar del mismo.

Un aspecto muy relevante de estas experiencias es que el modelo de colaboracién
desarrollado en estos casos no es un hecho aislado en esta institucion, sino que se alinea
perfectamente con la estrategia interna del centro, asi como con el modelo organizativo y de
liderazgo que desarrolla.

Ademas, en el caso concreto del ICO, el acuerdo no implica tnicamente a un hospital, sino
a una red hospitalaria muy amplia, ya que directamente el ICO integra varios centros.

La industria farmacéutica, si bien ha asumido una parte importante de los recursos
implicados en el seguimiento y monitorizacién, y asume los beneficios de este tipo de
acuerdos, considera la dificultad de llevar a cabo estos acuerdos de forma atomizada en
cada centro, ya que se desconocen los costes de seguimiento, transaccién y administrativos
que, se intuye, podrian ser elevados si se generalizaran.

La experiencia no ha estado exenta de retos a pesar de que, en el caso de gefitinib del cual
se dispone de mas experiencia acumulada, el farmaco cumple en cierta forma con los
criterios que facilitaban el desarrollo del acuerdo: pacientes candidatos con mutacion
especifica, resultado bien definido a corto plazo, escaso nimero de pacientes, etc. En
concreto, se han tenido que establecer circuitos organizativos adecuados para acceder a
tiempo a las pruebas diagndsticas, se han adecuado los sistemas de informacién vy
seguimiento y se ha establecido un mecanismo de seguimiento en forma de comité paritario
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que permitiera la monitorizacion continua de la experiencia por todas las partes implicadas.
En cualquier caso, debe reconocerse que estas mejoras organizativas hubieran sido
necesarias con independencia de la aplicacion de esquemas de pago por resultados,
aunque han supuesto una mayor rapidez para su puesta en marcha de forma clara.

A nivel estatal, las experiencias de ARC hasta el momento son muy escasas y se han
producido fundamentalmente en el ambito hospitalario. En concreto, entre las experiencias
desarrolladas en Espafia, se encontrarian las que se han llevado a cabo en el Hospital
Virgen de las Nieves (Andalucia) en el tratamiento de la hipertension pulmonar y la del
Hospital La Fe de Valencia en enfermedades lisosomales, segun informacion presentada en
diversas reuniones y foros de debate.
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3. Elementos basicos para las decisiones de
aplicacion de esquemas de pago por resultado

En base a las experiencias internacionales y a los acuerdos piloto en marcha en Catalunya
se han identificado los elementos basicos para la aplicacion de un esquema de pago
vinculado a resultados.

Es muy relevante disponer de criterios claros que permitan identificar, por un lado, aquellos
escenarios de relacion en los que el desarrollo de un EPR pueda ser de utilidad y en los que
los beneficios que de ellos se derivan para las partes superan los costes de aplicacion, vy,
por otro, en funcién de las caracteristicas del medicamento y del entorno, el tipo de
esquema mas eficiente para conseguir los objetivos que se persiguen.

3.1. Elementos basicos

Los elementos basicos a valorar en la toma de decisiones para definir el esquema de pago
apropiado son fundamentalmente cuatro:

1. Aspectos relativos al medicamento y a la indicacidn: Existen factores
relacionados con el medicamento que marcan la frontera a partir de la cual nos
podriamos plantear un sistema de pago tipo EPR, porque se entiende que los
beneficios de su aplicacién superan a los costes. Estos aspectos se centran en las
consecuencias de la incorporacion del medicamento en el mercado y a la facilidad
de aplicar esquemas alternativos de pago.

2. Existencia de un grado de incertidumbre relevante que no permita prever con
certeza el impacto del nuevo medicamento en la practica real y, por tanto, dificulte o
impida la fijacion de su valor. Nos referimos sobre todo a las incertidumbres
relativas a efectividad comparada, impacto econdmico, o relacién coste-efectividad.
En todo caso, el sistema debe definir el grado de incertidumbre que esta dispuesto
a aceptar. La existencia o no de incertidumbres es el elemento al que los esquemas
de pago por resultados deberian dar respuesta.

3. Disponibilidad a pagar por el CatSalut: Aun en el caso de que el grado de
incertidumbre en relacion al medicamento sea bajo, el establecimiento de un valor
maximo de coste por unidad de beneficio incremental (coste por AVAC) permite
identificar aquellos medicamentos para los cuales el pago requerido excede la
disponibilidad a pagar de la entidad responsable del pago. La medida de coste por
AVAC aceptable podria plantearse también en forma de intervalos.

4. Elementos instrumentales y organizativos del entorno de aplicacion: Como es
obvio, con independencia de los criterios basales de decisién para la aplicacion de
un EPR, existe un elemento basico a considerar en su desarrollo, como es la
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existencia de unas condiciones organizativas e instrumentales adecuadas en el
entorno, que permitan su aplicacion operativa.

En la tabla 2 se resumen los elementos relevantes a analizar en la toma de decisiones de
aplicacién de un EPR. La importancia de estos elementos se ha valorado entre importante
(+), muy importante (++) e imprescindible (+++). Los elementos conceptuales o basicos
descritos en primer lugar afectan al tipo de medicamento, indicacion e incertidumbres, y son
necesarios para poder decidir el tipo de esquema o esquemas mas adecuados a los
objetivos de la relacién contractual (EPR). El segundo tipo de elementos estd formado por
aquéllos que deben permitir valorar la aplicabilidad o factibilidad del esquema de relacién
adecuado e identificarian la capacidad del entorno de aplicaciéon para llevar a cabo el
esquema decidido.

En el anexo 2 se definen mas especificamente los aspectos relativos a las caracteristicas
del medicamento, la existencia de incertidumbres, la disponibilidad a pagar y los elementos
organizativos e instrumentales de los dmbitos de aplicacién que deben considerarse para la
toma de decisiones de aplicacién de un EPR.

Tabla 2. Elementos béasicos a analizar para la toma de decisiones de un esquema de
pago por resultados

Ambito Variable Importancia

Elementos conceptuales basicos dirigidos a conocer el objetivo del esquema

Impacto econémico esperado ++
Indicacion y relevancia sanitaria y social de la misma ++
Relaciéon entre la razén coste efectividad incremental .

(RCEI) del medicamento y el valor umbral fijado
Medicamento e | Alternativas terapéuticas similares disponibles +
indicacion Prevalencia esperada de uso (nimero de casos anuales) +
++

. . . especialmente
Existencia de un resultado claro a corto plazo y medible (esp

. . . importante en los EPR
segun practica habitual mportante en fos

vinculados a resultados
sanitarios)

De eficacia 4+
De efectividad 4+
Incertidumbr -
ce . dumbres De efectividad comparada ot
asociadas
De RCEI 44+
De impacto presupuestario +++
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Ambito Variable Importancia

Elementos instrumentales a considerar para valorar la factibilidad
de desarrollo del esquema seleccionado

Sistema de informacién +++
Elementos Sistema de seguimiento econémico +++
instrumentales | Acceso a medios diagnésticos 4+

Marco Juridico 4+

Liderazgo y coherencia estratégica +

Participacion profesionales +++

Participacion pacientes +
Elementos Servicio de farmacia hospitalaria adecuado ++
organizativos | Comunicacion interna organizacion +

Disponibilidad financiera +++

Garantia de adherencia profesionales +++

Recursos para seguimiento ++

En el anexo 3 a este documento, en base a la taxonomia utilizada, se describen los
diferentes esquemas de pago basados en resultados considerados, ya sean de resultados
econdmicos o sanitarios, y su relacién con las incertidumbres que pretenden acotar.

3.2. Pasos a seguir para la decision de aplicacion de un
esquema de pago basado en resultados

Se definen aqui los pasos a considerar que deben llevarnos a generar informacion suficiente
para la toma de decisiones en cuanto a esquemas de financiacién aplicables en un ambito
autondémico.

Los pasos a seguir en el proceso serian fundamentalmente los siguientes:

Situar el medicamento en el marco terapéutico actual y su hipotético valor
anadido.

Identificar la incertidumbre existente y en que ambitos se produce ésta.

Valorar el grado de incertidumbre existente.

Considerar otras variables como son el impacto presupuestario esperado y la
disponibilidad a pagar.

Valorar, en funcion del grado de incertidumbre y los ambitos que afecta, cual

es el esquema de financiacion mas adecuado desde el punto de vista tedrico.
Aplicar finalmente las consideraciones correspondientes al ambito local en el
que se quiere plantear el esquema de financiacion.
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En términos generales, el modelo de decisidn deberia considerar que la existencia de un
grado de incertidumbre reducido supondria aplicar esquemas de pago tradicionales con o
sin descuentos o con o sin regulacidn de acceso (tipo visado o comisiones asesoras). Por el
contrario, un grado de incertidumbre alto llevaria a la decisién de utilizar esquemas de pago
basados en resultados.

3.2.1. Situar el medicamento y su hipotético valor ainadido

En la valoracion de la incertidumbre se deben conocer y valorar previamente los elementos
que se describen en la tabla 3.

Tabla 3: Informacion de base para la valoracion

Ambitos de informacion ‘ Aspectos a responder

e Describir la indicacién autorizada.

o . e Definir si la indicaciéon es restringida o amplia y si las
Indicacién autorizada o o
) . condiciones de uso estan bien concretadas.
(o financiada) o L )
e  Definir si es probable una extension de uso del medicamento en

practica real.

e C(Clasificacion ATC del medicamento.

Area terapéutica del e Alternativas terapéuticas en la indicacion especifica.
medicamento e Describir si el medicamento se afade o sustituye a alternativas
actuales y en qué situaciones.

Objetivo terapéutico del e Describir su objetivo clinico y terapéutico y la variable principal
medicamento o variables subrogadas aceptables que identifiquen ese objetivo

e Identificar si el objetivo terapéutico se consigue a corto plazo
Horizonte temporal del (menos de 3 meses), a medio plazo (entre 3 'y 6 meses) o a
objetivo terapéutico largo plazo (mas de 6 meses) en funcién de la variable principal

de resultado o variables subrogadas consideradas aceptables.

e Describir qué puede aportar este medicamento a la terapéutica
actual con la informacion hasta ahora disponible.

Valor terapéutico ahadido |e  Este apartado incluiria la valoraciéon no excluyente de si el

del medicamento medicamento aportaria mayor efectividad, mejoraria la

seguridad y/o cumplimiento o supondria una minimizacion del

coste.

3.2.2. Identificar el tipo de incertidumbre

En este segundo paso procederiamos a identificar las incertidumbres existentes que, en
términos generales, se focalizarian en identificar aquellos aspectos que generan dudas
razonables sobre el valor terapéutico afiadido del medicamento. En definitiva, no se trata de
valorar la evidencia disponible, sino si la evidencia disponible es Util y suficiente para
identificar las ventajas terapéuticas y relacionarlas con su potencial impacto econémico.
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En el anexo 2 de este documento se describen y definen las diferentes incertidumbres y los

conceptos y variables vinculadas a las mismas.

En la Tabla 4 se describen los ambitos de incertidumbre, las variables a tener en cuenta y el
objetivo que cubriria un esquema de pago alternativo.

Tabla 4. Identificacion del grado de incertidumbre derivado de la evidencia clinica
(estudios experimentales y observacionales) y econdmica (evaluacion econémica y
anadlisis de impacto presupuestario) disponibles

Ambito de . . . Objetivo de un esquema
. . iables a considerar Consecuencias . T
incertidumbre de financiacion
Horizonte temporal.
Variable principal de
resultado (incluye la
consideracion de su Existencia de
Eficacia, relevancia clinica). incertidumbre en Limitar las incertidumbres
efectividad, Comparador adecuado. los resultados identificadas en resultado
seguridad y - - sanitarios del sanitario y repartir el
Los intervalos de confianza . . .
coste- medicamento una riesgo de las mismas con
. de resultados para la ) i
efectividad . . vez se incorpore a | el fabricante.
variable principal. o
> — la practica real.
Informacion sobre eficacia
en subgrupos.
Existen estudios de coste-
efectividad.
Amplitud y concrecidn de la
indicacion.
Pautas de utilizacién claras
y concretas.
Tratamientos Existencia de . . .
. .- ) i Limitar la incertidumbre
potencialmente substituidos | incertidumbre .
i i de impacto
por el nuevo medicamento. presupuestaria .
Impacto derivada de una presupuestario a corto y
presupuestario | Impacto econdmico neto de obabilidad de uso medio plazo (1 a 3 afios)
o ili u . :
la substitucion. P _ y repartir el riesgo de la
; ; por encima de lo . .
Potenciales extensiones de misma con el fabricante.
esperado.
uso.
Otras modificaciones en la
utilizacion de recursos
vinculadas al nuevo
medicamento.

En el anexo 4 de este documento se incluye la propuesta de un cuestionario de evaluacién
de las incertidumbres vinculadas al medicamento.
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3.2.3. Disponibilidad a pagar e impacto presupuestario esperado

Para tomar una decisidn respecto del esquema de financiacién a recomendar se deben
definir, ademas, dos aspectos adicionales:

1. Impacto presupuestario esperado a corto plazo (12 a 24 meses desde la introduccion
en el mercado).

2. Relacion coste-efectividad incremental en la indicacién evaluada.

Estos dos elementos definen las preferencias del pagador y su disponibilidad a pagar.
Evidentemente, estas variables no son susceptibles de aproximacion técnica y es el
pagador quien debe definirlas en base a su disponibilidad de aceptar un determinado nivel
de impacto econémico o de valor de RCEI.

En este sentido, el CatSalut dispone de una guia de evaluacion econdmica y de analisis del
impacto presupuestario esperado que sera la referencia para su célculo.

En el anexo 5 se describe la informacién necesaria para realizar esta aproximacion.

3.2.4. Valoracion del grado de incertidumbre

Se identifican en este apartado los elementos que servirian para decidir, segun las
incertidumbres existentes y el impacto esperado, el tipo de esquema de pago a aplicar.

La informacién necesaria para decidir el EPR a proponer en cada caso se obtendria a través
de la cumplimentacién del cuestionario de evaluacidén del medicamento del anexo 4 y del
anexo 5.

En la tabla 5 se identifican las variables a considerar y las reglas de decision a aplicar para

obtener una respuesta adecuada al modelo de financiacién que pueda responder a los
objetivos.
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Tabla 5. Reglas de decision

Variable

1. Grado de
Incertidumbre en
eficacia, efectividad
o coste-efectividad

Efecto

La aplicacion del
cuestionario (anexo 4)
identificara el grado de
incertidumbre existente
en cuanto a la eficacia,
efectividad o coste-
efectividad relacionada
con el medicamento en
la indicacion concreta.

Reglas de decision

En caso de existir incertidumbre de grado medio o alto en
este apartado sera dominante sobre el resto de variables a
considerar ya que el objetivo del esquema de pago sera
limitar o compartir los riesgos de esta incertidumbre. Esta
dominancia deriva de que la incertidumbre en esta variable
condiciona la posibilidad de estimar claramente el valor de las
otras variables, sobre todo la derivada de la RCEI, pero
también en gran medida la correspondiente en la
incertidumbre del impacto presupuestario.

El objetivo, por tanto, de un EPR en este caso sera limitar
y compartir las incertidumbres del resultado sanitario del
medicamento en una indicacion entre todos los agentes.

Légicamente la decision final en cualquier caso deberd
considerar también el impacto esperado del medicamento en
términos presupuestarios, ya que dificilmente se puede
valorar de la misma forma un impacto elevado o bajo, aunque
este aspecto se registra en las variables 3y 4 y dependerd en
gran medida del entorno de responsabilidad del pagador.

En el caso de que la incertidumbre en esta variable sea baja o
aceptable se tendra en cuenta prioritariamente la
incertidumbre en impacto presupuestario.

2. Grado de
Incertidumbre en

La aplicacion del
cuestionario identificara
el grado de
incertidumbre existente
en cuanto al impacto

En ausencia de incertidumbre de resultado sanitario para la
indicacion, la existencia de incertidumbre de impacto
presupuestario sera el factor dominante para decidir el
modelo de pago.

El objetivo del EPR en este caso seria limitar y compartir

impacto presupuestario (anexo impactos de incremento presupuestarios no previstos
presupuestario 4) relacionado con el derivados del uso del medicamento en el mercado.

medicamento en la L )

o e La decision en este caso podréd verse modulada por los

indicacion concreta o en ) ) . .

. factores de impacto presupuestario maximo previsto o RCEI
otros usos potenciales. .
por encima de lo aceptable.

No implica

incertidumbre,

dnicamente identifica e Sera un factor a tener en cuenta a la hora de decidir el

una preferencia del modelo de financiacion en ausencia de incertidumbres.

pagador (anexo 5) o Siexiste incertidumbre sobre resultados, este factor sélo se
3. Impacto Supone estimar en base tendra en cuenta a la hora de valorar la eficiencia de
presupuestario a la prevalencia de uso aplicacion de un EPR.
esperado del medicamento e En caso de incertidumbre presupuestaria, este factor es dificil

(derivada de sus
indicaciones) y el precio
del mismo, el coste
global que tendra para
la organizacion a corto
plazo (1 a 3 afos)

de estimar, pero debera considerarse por lo menos la
magnitud del efecto presupuestario que puede llegar a tener
en funcion de las probables extensiones de uso y, por tanto,
su probable prevalencia de uso adicional.
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Variable \ Efecto Reglas de decision

No implica
incertidumbre,
unicamente identifica la
4. Relacion coste- | disponibilidad a pagar
efectividad del financiador por una
incremental (RCEI) | unidad de beneficio
(anexo 5). e Si existe incertidumbre sobre resultados, este factor no se
tendra en cuenta a la hora de valorar la eficiencia de
aplicacion de un EPR, ya que no se puede calcular.

e Sera un factor a tener en cuenta a la hora de decidir el
modelo de financiacién en ausencia de incertidumbres.

del medicamento y

el valor umbral Supone estimar la
fijado relacion entre los
recursos, que deberd
invertir el pagadory el
beneficio resultante.

3.2.5. Escenarios de decision sobre el EPR mas adecuado en funcion
de las incertidumbres identificadas

La informacién referente a los resultados de la aplicacién de los cuestionarios de los anexos
4 y 5 dara lugar a diferentes escenarios y, por tanto, a diferentes esquemas de pago
potenciales.

El modelo de decision disefado puede incorporar infinidad de factores adicionales o
combinaciones a tener en cuenta. No obstante, en este documento sélo hemos definido
escenarios extremos de ausencia de incertidumbre o escenarios de alta o muy alta
incertidumbre y/o de elevado impacto presupuestario. Los escenarios intermedios
deberan ser valorados incorporando otros factores tangibles o intangibles en cada
organizacion.

En la tabla 6 se describen los escenarios resultantes de la aplicacion de los cuestionarios
de los anexos 4 y 5 en funcion de las puntuaciones obtenidas en su aplicacién. Para una
adecuada comprension de la columna de puntuacion es necesario consultar los anexos 4 y
5 de este documento: el valor B hace referencia a la incertidumbre en impacto
presupuestario y puede tener valores entre 1y 3; el valor C se refiere a la incertidumbre en
eficacia, efectividad o coste-efectividad y puede tener valores entre 0 y 8, y el valor D se
divide en D1 y D2 que identifican, respectivamente, el impacto presupuestario y el valor de
RCEIl, y ambos alcanzan valores entre 0y 2.

Es necesario recordar los siguientes criterios basicos de aplicacion del modelo, ya que
hacen que algunas de las combinaciones posibles se descarten.

1. La existencia de incertidumbre elevada en resultados sanitarios es dominante en

nuestro modelo de decisidn respecto a cualquier otra variable. Este factor, por tanto, en
caso de existir, sera siempre el determinante de la seleccién del esquema de pago.
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En ausencia de incertidumbre en el resultado sanitario del medicamento en una
indicacion, el siguiente factor determinante del resultado sera la incertidumbre
presupuestaria.

El impacto presupuestario potencial del medicamento y el valor de la RCEI en
relacion al umbral definido puede modular la decisidn final en presencia de
incertidumbre presupuestaria.

En caso de no existir incertidumbres relevantes (ni sanitarias, ni econdémicas), el

modelo tendra en cuenta exclusivamente las preferencias y disponibilidad a pagar
del Catsalut como elementos determinantes.
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Tabla 6. Reglas de decisién de aplicacion de los criterios y consecuencias

Objetivos

Modelo propuesto

| . Puntuacion
Combinaciones
anexo4y5

No existen incertidumbres, el
impacto presupuestario esperado

B1 con valor < 3
Sumatorio C1 aC6< 4,5

El valor terapéutico afiadido del
medicamento se puede calcular con

Pago tradicional con o sin

Excepciones

de modificarse y la RCEI esta dentro
de los limites aceptables.

D1 con valor 2
D2 convalor0o 1

tanto, el objetivo del sistema sera reducir
el impacto presupuestario.

descuento.

es bajo, conocido y poco susceptible poco margen de incertidumbre y, por Ninguno
de modificarse y la RCEI esta dentro | D1 convalorOo1 tanto, el objetivo del sistema sera descuento.

de los limites aceptables. D2 con valor0 o 1 Unicamente decidir si es aceptable o no.

.No existen incertidum.bres, el B1 con valor < 3 El vglor terapéutico afiadido del

impacto presgpuestarlo espergdo Sumatorio C1 a C6 < 4.5 medicamento se‘ puedg calcular con Pago tradicional con o sin .

es alto, conocido y poco susceptible poco margen de incertidumbre y, por Ninguno

No existen incertidumbres, el
impacto presupuestario esperado
es bajo, conocido y poco susceptible
de modificarse y la RCEI esta por
encima de los limites aceptables.

B1 con valor < 3
SumatorioC1a C6<4,5

D1 convalorOo 1
D2 con valor 2

El valor terapéutico afiadido del
medicamento se puede calcular con muy
poco margen de incertidumbre y, por
tanto, el objetivo del sistema sera
unicamente adaptar el precio del
medicamento a la disponibilidad a pagar.

Pago tradicional con o sin
descuento.

Otra alternativa podrian ser
esquemas de pago por
resultados (EPR) del tipo
continuidad de tratamiento
condicionada (CTC) o
garantia de resultados (GR).

No existen incertidumbres, el
impacto presupuestario esperado
es alto, conocido y poco susceptible
de modificarse y la RCEI esta por
encima de los limites aceptables.

B1 con valor < 3
SumatorioC1a C6<4,5

D1 con valor 2
D2 con valor 2

El valor terapéutico afiadido del
medicamento se puede calcular con muy
poco margen de incertidumbre y, por
tanto, el objetivo del sistema sera
unicamente adaptar el precio del
medicamento a la disponibilidad a pagar.

Pago tradicional con o sin
descuento.

Se podria considerar un
EPR del tipo CTC o GR.

Existencia de un grado elevado de
incertidumbre en efectividad (o
efectividad comparada),
acompafiado o no de cualquier otra
incertidumbre o de cualquier
magnitud de impacto.

Sumatorio C1 a C6 igual o >
a45

Limitar y compartir el riesgo sobre el
resultado sanitario a corto a medio y
largo plazo.

Esquema de pago vinculado a
resultados (GR).

Esquema de pago vinculado a
generacion de evidencia
(cobertura condicionada a
generacion de evidencia
(CCGE).

No excluye la posibilidad de
negociar descuentos.
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Objetivos

Modelo propuesto

| . Puntuacion
Combinaciones
anexo4y5

Existencia de un elevado riesgo de
incertidumbre en impacto
presupuestario en ausencia de otras

B1 con valor 3
SumatorioC1a C6<4,5

Limitar y compartir el riesgo de
crecimiento no esperado del impacto

Pago tradicional con descuento
y regulacion de acceso.

Esquema de pago por

Excepciones

presupuestario potencial a corto
plazo es grande y el RCEI esta por
encima del umbral aceptable.

D1 con valor 2
D2 con valor 2

por encima de la disponibilidad a pagar;
por tanto, el objetivo se centraria en
adaptar el precio, contener el impacto o
adecuar la RCEI

EPRF (Precio Volumen/Cuota
de mercado/Limite de Uso).

incertidumbres. Ademas el impacto . : ; ) . Ninguno
. . P D1 con valor 2 presupuestario previsto por extensiones resultados financieros (EPRF) 9
presupuestario potencial a corto .
. D2 con valor0 o 1 de uso no contempladas. (precio volumen / Cuota de
plazo es grande y el RCEI esta en .
e mercado / limite de uso).
los limites aceptables.
. . . i bien exi n cierto margen L
Existencia de un elevado riesgo de S b e. existe u c;e to margen de . Pago tradicional con descuento
. . . incertidumbre de impacto presupuestario, L
incertidumbre en impacto : . y regulacién de acceso.
- . B1 con valor 3 la magnitud econémica es grande y
presupuestario en ausencia de otras Sumatorio C.1 aC6 < 4,5 ademds en relacién a los resultados esta
incertidumbres. Ademas, el impacto ’ EPR del tipo CTC o GR. Ninguno

Existencia de un elevado riesgo de
incertidumbre en impacto
presupuestario en ausencia de otras
incertidumbres. Ademas, el impacto
presupuestario potencial a corto
plazo es pequefio y el RCEI esta
por encima del umbral aceptable.

B1 con valor 3
Sumatorio C.1aC6< 4,5
D1 convalorOo1

D2 con valor 2

Si bien existe un cierto margen de
incertidumbre de impacto presupuestario
y la magnitud econémica es pequefa, la
RCEI esta por encima del umbral lo que
podria justificar un modelo de pago
diferente al tradicional, o un pago
tradicional con descuento incorporando
elementos normativos de control de la
posible extensién de uso.

Pago tradicional con descuento
y regulacion de acceso.

EPR del tipo CTC o GR.

Esquema de Pago por
Resultados financieros
(Previo Volumen/Cuota de
mercado/Limite de Uso)

Existencia de un elevado riesgo de
incertidumbre en impacto
presupuestario en ausencia de otras
incertidumbres. Ademas, el impacto
presupuestario potencial a corto
plazo es pequefio y el RCEI esta
por debajo del umbral aceptable

B1 con valor 3
Sumatorio C.1aC6< 4,5
D1 convalorOo1

D2 convalor0o 1

Si bien existe un cierto margen de
incertidumbre de impacto presupuestario
y la magnitud econémica es pequefia, la
RCEI esta por debajo del umbral lo que
podria justificar un modelo de pago
diferente al tradicional, o un pago
tradicional con descuento incorporando
elementos normativos de control de la
posible extension de uso.

Pago tradicional con descuento
y regulacion de acceso

Esquema de pago por
resultados financieros
(precio volumen / cuota de
mercado / limite de uso)

EPR del tipo CTC o GR
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En definitiva, la aplicacién del modelo de evaluacién y decisién propuesto daria lugar a 3
escenarios diferentes y a 7 posibles decisiones de recomendacion:

Escenario 1: No existencia de incertidumbres destacables. Se considerarian dos posibles
opciones con resultado similar:

1. El impacto econédmico es conocido (ya sea alto o bajo) y la RCEI es aceptable. La
decision en este caso seria la utilizacion de modelos de pago tradicionales con o sin
descuentos en funcién del impacto presupuestario. Resultado: Pago tradicional
aplicando o no descuentos en funcién del impacto presupuestario.

2. La RCEIl estd por encima de los valores aceptables siendo el impacto
presupuestario conocido (ya sea alto o bajo). En este caso, se podria optar por el
pago con un descuento que normalizara la RCEI o por la utilizacion de un EPR, que en
este caso no tendran como objetivo compartir el impacto de las incertidumbres, sino
disminuir el impacto econémico del medicamento en relacién a los beneficios que
genera. En este caso también seria plausible considerar un EPR vinculado a resultados
a efectos de minimizar el coste por unidad de beneficio. Resultado: Pago tradicional
con descuento.

Escenario 2: Existe incertidumbre elevada en referencia a los resultados sanitarios (eficacia,
efectividad, efectividad comparada o relacién coste—efectividad) del medicamento, con
independencia de cualquier otro factor. En este caso, la recomendacién seria un EPR
vinculado a resultados o pago condicionada a generacion de evidencia. En ningun caso se
excluye la posibilidad de negociar descuentos en funcién del impacto presupuestario que
pueda suponer. Resultado: EPR clinicos o pago condicionado a generacién de
evidencia.

Escenario 3: La unica incertidumbre es de impacto presupuestario a corto plazo. Se
consideran cuatro posibles situaciones:

1. El impacto presupuestario potencial estimado es alto, pero la RCEI esta dentro del
umbral aceptable. En este caso, se recomendaria utilizar EPR financieros, ya que el
objetivo de los mismos seria limitar el impacto econdmico o bien un pago tradicional con
regulaciéon de acceso que limitara el impacto de la incertidumbre presupuestaria por
extensiones de uso. Resultado: EPR financiero o pago tradicional con regulacién
de acceso.

2. EIl impacto presupuestario potencial estimado es alto y la RCEI esta por encima
del umbral aceptable. En este caso, se recomendaria utilizar la aplicacion de un EPR
sobre resultados, ya que el objetivo seria disminuir el impacto econdmico del
medicamento en relacion a los beneficios que genera. También se puede plantear un
EPR financiero ya que el objetivo de los mismos en este caso seria limitar el impacto
econdmico. También seria planteable un modelo de pago tradicional con regulacién de
acceso y descuentos. Resultado: EPR financiero, EPR clinico o pago tradicional
con descuento y regulacion de acceso.
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El impacto potencial estimado es bajo y el RCEIl esta por encima del umbral
aceptable. En este caso, se recomendaria utilizar o pago tradicional con descuento y
con restriccién normativa o un EPR sobre resultados, ya que uno de los objetivos seria
disminuir el impacto econdmico del medicamento en relacién a los beneficios que
genera. Resultado: Pago tradicional con descuento y regulacion de acceso o EPR
clinicos.

El impacto potencial estimado es bajo y el RCEIl esta por debajo del umbral
aceptable. Se recomendaria un pago tradicional con descuento con o sin aplicacién de
esquemas de regulacion de acceso, a efectos de controlar el impacto presupuestario.
Resultado: Pago tradicional con descuento y/o regulacién de acceso.

En las siguientes figuras se esquematiza, en funcion de las variables de incertidumbre (de
resultado o de impacto presupuestario) y del escenario de magnitud del impacto
presupuestario y aceptabilidad del valor de la RCEI, los diferentes resultados recomendados
de aplicacion de esquemas de pago. Las figuras 3 y 4 situan escenarios recomendados en
caso de RCEI adecuado y en funcion del impacto presupuestario esperado, y las figuras 5 y
6 integrarian las situaciones de RCEI elevado (o por encima del considerado aceptable) y
en funcién también del impacto presupuestario esperado (elevado o bajo).

Figura 3. Alto impacto presupuestario y RCEIl adecuada

A: Grado de incertidumbre
impacto presupuestario

C: Grado de incertidumbre eficacia/efectividad/coste-efectividad

R s o

Pago tradicional con

descuento EPR clinico o cobertura
condicionada a generacion de

evidencia

D1 con valor 2 y D2 con valor 0 o 1: Alto impacto presupuestario y adecuada
relacién coste-efectividad incremental segun preferencias y disponibilidad a pagar
del CatSalut.

Figura 4: Bajo impacto presupuestario y RCEl adecuada

A: Grado de incertidumbre

impacto presupuestario

C: Grado de incertidumbre eficacia/efectividad/coste-efectividad

e i

EPR clinico o cobertura
condicionada a generacion de

Pago tradicional con descuento evidencia
y/o regulacién de acceso

D1 y D2 entre 0 y 1: Bajo impacto presupuestario y adecuada relacién coste-efectividad
incremental segun preferencias y disponibilidad a pagar del CatSalut.
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Figura 5. Alto impacto presupuestario y RCEIl elevada

C: Grado de incertidumbre eficacia/efectividad/coste-efectividad

Pago tradicional con

descuento EPR clinico o cobertura

condicionada a generacion de
evidencia

Pago tradicional con
) descuento y regulacion de
acceso o EPR clinicos o
financieros
D1y D2 igual a 2: Alto impacto presupuestario y elevada relacion coste-
efectividad incremental segun preferencias y disponibilidad a pagar del CatSalut.

A: Grado de incertidumbre
impacto presupuestario

Figura 6. Bajo impacto presupuestario y RCEIl elevada

C: Grado de incertidumbre eficacia/efectividad/coste-efectividad

Pago tradicional con

EPR clinico o cobertura
descuento

condicionada a generacion de

evidencia

A: Grado de incertidumbre
impacto presupuestario

D1 con valor 0 o 1 y D2 igual a 2: Bajo impacto presupuestario y elevada
relacion coste-efectividad incremental segun preferencias y disponibilidad a pagar
del CatSalut.

3.2.6. Factores moduladores para la aplicacién operativa de la decisién

Se entienden como factores moduladores aquellos requerimientos vinculados a la viabilidad
de la aplicacién de los EPR recomendados en cada caso. Los factores moduladores
considerados se describen en la Tabla 7 e integran un conjunto de elementos que se
aplicarian una vez definido el escenario del medicamento y que valoran fundamentalmente
dos aspectos:

1. Existencia o no para el medicamento de resultados objetivos e inequivocos que
pueden ser medidos a corto plazo y que no alteran los protocolos habituales de
seguimiento ni requieren técnicas no habituales en la practica cinica en nuestro
medio.

2. Existencia o no de las condiciones instrumentales y organizativas en el entorno local
de aplicacién que haga posible aplicar un EPR en condiciones adecuadas.

37



En el anexo 6 a este documento se incluye un cuestionario de recogida de informacion y
valoracion de estos factores moduladores.

Tabla 7. Factores moduladores de la aplicacién de un EPR

Ambito Variable Importancia

Elementos operativos vinculados al medicamento y su objetivo terapéutico

Si la respuesta es Si, se considera
factible aplicar un esquema de pago de
garantia de resultado (en caso de que

Elemento ) ) ) .
. Existencia o no de un resultado | éste fuera necesario).
vinculado a ) , i .
. claro a corto plazo y medible segun | Sila respuesta es NO, se deberia
medicamento sctica habitual q
rdctica habitual. ensar en esquemas de pago
y resultado P P . Pag

condicionado a generacion de
evidencia (en caso de que éste fuera

necesario).

Elementos instrumentales y organizativos a considerar para valorar la factibilidad de
desarrollo del EPR seleccionado

Sistema de informacion Determinante
Elementos Sistema de seguimiento econémico Determinante
instrumentales | Acceso a medios diagndsticos Determinante

Marco juridico Determinante

Liderazgo gerencial y coherencia

estrategica Importante

Participacion profesionales Determinante

Participacion pacientes Importante

Servicio de farmacia hospitalaria
Elementos Muy Importante

o adecuado
organizativos . .
Comunicacion interna organizacion Importante
Disponibilidad financiera Determinante

Garantia de adherencia
profesionales

Determinante

Recursos para seguimiento Muy Importante
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Conclusiones y lineas de avance

La presente Guia se ha desarrollado con el objetivo de facilitar un soporte técnico y
metodoldgico a la aplicacion del esquema de pago por resultados en Catalunya que pueda
dar continuidad a algunas experiencias piloto desarrolladas en el marco de los objetivos del
Plan de salud 2011-2015 del Departamento de Salud de Catalunya. No obstante, la
complejidad técnica del proceso para su aplicacion operativa en el ambito del CatSalut es
necesario avanzar en los siguientes ambitos:

1. Coordinacion e integracion, en la medida de lo que sea necesario, del esquema de
pago por resultados en el ambito farmacoterapéutico con el nuevo modelo de
contratacion y pago de los servicios sanitarios vinculados a resultados del CatSalut,
de acuerdo con los objetivos estratégicos definidos por el Plan de salud de Catalunya
2011-2015.

2. Integrar el esquema de pago por resultados en los programas de armonizacion
farmacoterapéutica del CatSalut existentes, de forma que se convierta en un proceso
alineado con el actualmente establecido para la incorporacién de la innovacidn
farmacéutica en Catalunya.

3. Establecer unos criterios, lo mas generales posibles, para definir qué medicamentos y
en qué condiciones pueden ser candidatos a un EPR vy realizar los ajustes que se
consideren necesarios en el esquema propuesto.

4. Implantar, en lo posible, una politica genérica de aplicacién de los EPR que vaya mas
alla de los acuerdos atomizados por hospitales y se convierta en una politica de
sistema, que permita generar las economias de escala suficientes en recursos y
resultados.

5. Aportar valor al sistema en su conjunto al beneficiarse de la informacién generada a
partir de estos esquemas a través de la informacién aportada tras su analisis.

6. Desarrollar los instrumentos necesarios para hacer factible estos esquemas de pago,
tanto en aspectos organizativos como en sistemas de informacion en el SISCAT vy el
sistema sanitario publico en su conjunto.

7. Hacer participes a todos los agentes como factor fundamental de éxito,
especialmente a los profesionales médicos y a los gestores sanitarios.

8. Generar una dinamica de transparencia que permita compartir los resultados de la
aplicacion de estos esquemas de pago en el conjunto del sistema de salud.

9. Revisar y adaptar la Guia a nuevas evidencias, la experiencia practica y eventuales

cambios y/o ajustes de la politica sanitaria y de la prestacidon farmacéutica en
concreto.
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10.Retroalimentacién y mejora del sistema.

Seguramente, la combinacién de la metodologia desarrollada en el NHS inglés con esquemas
mas pragmaticos de aplicacion como el modelo italiano, que permiten hacer mas eficiente el
sistema sanitario y obtener informacién poblacional de resultados en salud, representen un
buen punto de partida.

En definitiva, esta Guia representa un paso muy importante en el sistema sanitario publico en
Catalunya para que, dentro del marco legal vigente, se puedan impulsar los cambios
normativos necesarios para la puesta en marcha y aplicacion de modelos de pago en base a
resultados en el ambito de las terapias farmacoldgicas y vinculadas a la incorporacién de
innovacion terapéutica.
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Anexo 1: Revisiéon de la evidencia disponible

sobre los diferentes

EPR aplicados a

medicamentos a nivel internacional

En este anexo se recoge la experiencia internacional. En concreto, en las tablas A, B, Cy D
se describen los diferentes esquemas definidos en el capitulo segundo, sus utilidades
potenciales, sus limitaciones y ejemplos de cada uno de ellos.

El objetivo de esta descripcidon es conocer en mas profundidad los esquemas existentes,
pero sobre todo las incertidumbres a las que cada uno de ellos responde mejor y, por tanto,
sus utilidades en las experiencias existentes en este ambito a nivel internacional.

Tabla A. Esquemas de pago tradicionales

TIpO guema ad 0

Valoracion previa a la entrada en el mercado
del medicamento y fijacién de condiciones de
financiacion normalmente rigidas y no
sometidas a cambios potenciales en base a las
consecuencias de utilizacion y resultados del
medicamento en el mercado.

Esquemas basados en la valoracion previa y
propuesta de ajuste de precio en base a
descuento individual en funcién de criterios
explicitos del regulador. Son fijados
previamente e independientes de las
consecuencias posteriores de uso del
medicamento.

* Solo requiere evaluacion previa.
* No requiere evaluaciones posteriores.
* Relativamente sencillos de definir y aplicar.

* La unica dificultad es definir el valor del
medicamento. En caso de medicamentos sin
incertidumbres y con alternativas
comparables puede ser estimado por
comparacion.

= No requiere seguimiento.
* Relativamente sencillos de definir y aplicar.

= La Uunica dificultad es definir el valor del
medicamento.

* No acotan ninguna incertidumbre.

* No modifica las condiciones en funcién del
comportamiento del medicamento en la
practica real.

- Dificultad de calcular el valor del
medicamento.

* Integra las limitaciones de la evidencia
existente

* No acotan ninguna incertidumbre.

* No modifica las condiciones en funcién del
comportamiento del medicamento en la
practica real.

- Dificultad de calcular el valor del
medicamento.

* Integra las limitaciones de la evidencia
existente.
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Tipo

Esquemas tradicionales

En Espafa, las condiciones de financiacion y
precio por parte del estado se fijan de forma
previa y permanecen estables
independientemente de las consecuencias de
utilizacion del medicamento.

Caso aleman (2011), en que la fijacion de
precio se basa en demostrar el beneficio
adicional del medicamento frente a
comparadores. Si éste no existe o es pequefio
se incluye dentro de grupos equivalentes.

Descuentos individuales

Se dispone de infinidad de ejemplos en los
propios hospitales espafioles, en los que se
negocian descuentos especificos en base a
criterios que pueden ir desde volumen
estimado de uso, cartera de medicamentos,
caracteristicas del centro u otros.

A otro nivel se podria incluir erlotinib que,
evaluado por el NICE, identifica no
existencia de incertidumbres en efectividad o
RCEI y recomienda la negociacién comercial
del precio en relacién a su valor sobre
comparadores Yy disponibilidad a pagar.

El mismo caso en el NHS con cetuximabc
para el que existirian incertidumbres
respecto al ratio de curacion en extraccion
quirurgica de metastasis hepaticas y la
duracién del tratamiento con este farmaco
post reseccion. Se plantea un descuento del
16% por paciente.

* Medicamentos para los que exista poca o
ninguna incertidumbre.

* Medicamentos que aportan explicitamente
poco valor afiadido a alternativas existentes.

* Medicamentos para los que el valor se puede
definir por comparacion.

* Medicamentos para los que exista poca o
ninguna incertidumbre.

* Medicamentos para los que la relacion
coste-efectividad sea conocida y cierta.

- Medicamentos para los que el valor por
unidad de beneficio AVAC supere la
disponibilidad a pagar.

- Medicamentos para los que existan pocas
alternativas y no se pueda conseguir
reducciones de precio por comparacion
con equivalentes o similares.
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Tabla B. Esquemas de Pago basados en resultados financieros

Aspectos generales

Son esquemas que pretenden acotar y compartir las incertidumbres financieras derivadas del uso y
resultados del medicamento. Se basan fundamentalmente en la modificacion progresiva de las
condiciones econdmicas iniciales en base a criterios pactados de utilizacion.

Tipo

Precio volumen

Modifican las
condiciones iniciales de
precio del medicamento
en base a unos criterios
acordados de volumen
de uso, de forma que
por encima de una
prevalencia de uso
estimada, se aplicarian
reducciones pactadas
de precio.

Se establece una
ponderacion que
vincula niveles de uso
por encima de lo
previsto con niveles de
reduccion de precios.

Cuota de mercado

Modifican las
condiciones iniciales
de precio del
medicamento en
base a unos criterios
acordados de cuota
de mercado de
forma que, por
encima de ésta, se
aplicarian
reducciones
pactadas de precio.

Normalmente se
establece una
ponderacion que
vincula niveles de
USO en exceso con
niveles de reduccion
de precios.

Limites de uso

individuales

Modifican las
condiciones iniciales de
precio del medicamento
en base a unos criterios
acordados de limite
individual de uso del
medicamento de forma
que, por encima de
éste, se aplicarian
modificaciones de las
condiciones iniciales de
precio.

Normalmente se
establece una
ponderacion que
vincula niveles de uso
en exceso con niveles
de reduccién de
precios.

Industria financia el
inicio del
tratamiento

Se trataria de
acuerdos
comerciales
vinculados a una
financiacién por parte
de la industria
farmacéutica del
inicio del tratamiento.

Podria asimilarse a
un descuento aunque
la diferencia es que
el financiador
asumiria la
continuidad del
tratamiento sélo en
los respondedores.

= Modifican las
condiciones de
financiacion y precio
en base al consumo
real.

= Acota y comparte la
incertidumbre
presupuestaria.

= Si son suficientemente
incentivadores alinean
los objetivos.

= Relativamente
sencillos de definir,
aplicar y evaluar.

= Modifican las
condiciones de
financiacion y
precio en base al
consumo real.

Acota
incertidumbre
presupuestaria.

Relativamente
sencillos de definir,
aplicar y evaluar.

Si son
suficientemente
incentivadores
alinean los
objetivos.

= Modifican las
condiciones de
financiacion y precio
en base al consumo
real.

Acota incertidumbre
presupuestaria.

Aunque algo mas
complejos que los
poblacionales,
contintdian siendo
relativamente
sencillos de definir,
aplicar y evaluar.

Si son suficientemente
incentivadores alinean
los objetivos.

* Se trata de un
descuento ya que la
industria financia el
inicio del
tratamiento; no
obstante, se
excluirian de la
continuidad los no
respondedores.

Acota incertidumbre
vinculada a la
efectividad y RCEI.

Requieren un
seguimiento
individualizado pero
son relativamente
sencillos de definir,
aplicar y evaluar ya
que no suponen
intercambios
financieros
condicionados a la
respuesta.
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Tipo

)
o
c

L
7]
©

=

E

|

Precio volumen

Requieren
seguimiento y
evaluacion.

No acotan
incertidumbres
vinculadas a utilizacion
adecuada, efectividad,
efectividad comparada
y relacién coste-
efectividad.

Requieren sistemas de
informacién
poblacionales.

Requieren definiry
actualizar una
prevalencia de uso
esperada.

El impacto negativo
del crecimiento del
volumen sobre el
precio inicial debe ser
suficientemente
incentivador.

Cuota de mercado

= No acotan
incertidumbres
vinculadas a
efectividad,
efectividad
comparada y
relacién coste —
efectividad.

Requieren sistemas
de informacién
poblacionales.

Requieren definiry
actualizar una cuota
de mercado
esperada en
relacién a un
determinado
mercado
terapéutico.

El impacto
negativo del
crecimiento de la
cuota sobre el
precio inicial debe
ser suficientemente
incentivador.

Limites de uso
individuales

No acotan
incertidumbres
vinculadas a
efectividad,
efectividad comparada
y relacién coste—
efectividad.

Requieren sistemas
de informacion
poblacionales que
permitan identificacion
y cuantificacion de
consumo individual.

Requieren definir y
actualizar una
prevalencia de uso
esperada
individualmente

Requiere definir una
medida de consumo
estandar
individualizable.

El impacto negativo
del sobreconsumo en
el precio inicial debe
ser suficientemente
incentivado.

S GER G ELEERE
inicio del
tratamiento

= No dejan de estar
muy préximos a un
descuento.

La limitacién de la
incertidumbre es
relativa ya que
dependerad en gran
medida de la
capacidad de fijar el
periodo libre de
pago.

No estén pensados
para modificar
condiciones en
funcién del
resultado y por
tanto éste debe ser
bastante seguro.
Aunque generan
evidencia.

Requieren
seguimiento
individual y
sistemas de
informacién aunque
el seguimiento no
es muy complejo.
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Tipo
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Precio volumen

La Agencia Prestadora
de Medicamentos de
Nueva Zelanda
establece un acuerdo
para la financiacién de
atorvastatina mediante
el cual se establece un
presupuesto global
maximo calculado en
base a la poblacién
susceptible de ser
tratada y obtener mayor
expectativa de
beneficio. Implica un
precio del 100% para el
volumen pactado y del
0% por encima del
mismo.

Cuota de mercado

Podrian asimilarse
los ejemplos de
precio volumen ya
que son similares. Lo
Unico diferencial es
que la prevalencia
de uso establece
una cuota de
mercado
normalmente sobre
un submercado
terapéutico similar
en indicacion.

Limites de uso
individuales

El caso de ranibizumab
en el tratamiento de la
degeneracion macular.
EINHS y la empresa
fabricante acuerdan en
funcién de la
informacion disponible
el pago al 100% del

precio pactado hasta 14

administraciones. Por
encima de ese numero
la industria asume el
precio del
medicamento.

El caso de lenalidomida
en mieloma multiple es
similar. EI NHS financia
el tratamiento hasta 28
ciclos. Si se requieren
mas, es financiado por
la industria.

Se dispone de ejemplos

de este tipo también en
la Agencia Prestadora
de Nueva Zelanda en
medicamentos como el
aciclovir tépico, con un
tope maximo de
prescripciones anual
por paciente, o para
paroxetina, con precio
por dosis maxima
diaria.

S GER G ELEERE
inicio del
tratamiento

Sunitinib en tumores
de estémago y
gastrointestinales y
en cancer avanzado
de células renales.
Debido a
incertidumbres en
cuanto a eficacia
derivadas de
discrepancias entre
la industria promotora
y NICE en cuanto al
modelo de
supervivencia
utilizado en los
ensayos clinicos, se
llega a un acuerdo
comercial en el que
el fabricante
proporciona
gratuitamente el
primer ciclo de
tratamiento en el
NHS.
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Tipo
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Precio volumen

Farmacos para los que
no exista incertidumbre
en cuanto a la
efectividad o a la
relaciéon coste—
efectividad.

Farmacos con alto
riesgo de extension de
uso.

Farmacos con multiples
indicaciones y
eficiencias diferenciales
entre ellas siempre que
se persiga acotar la
incertidumbre
presupuestaria, no asf
la utilizacién adecuada.

Cuota de mercado

Farmacos para los
que no exista
incertidumbre en
cuanto a la
efectividad o a la
relaciéon coste—
efectividad.

Farmacos de
segunda o tercera
linea en su
indicacion con alto
riesgo de ser
utilizados como
primera linea.

Limites de uso
individuales

Farmacos para los que
no exista incertidumbre
en cuanto a la
efectividad.

Farmaco con
incertidumbre en su
RCEI derivada de las
necesidades
terapéuticas de
consumo de
medicamento.

Farmacos con elevado
riesgo de
sobreutilizacién ya sea
por extension de la
duracion del tratamiento
prescrito o por
inadecuada utilizacion
por parte del paciente.

S GER G ELEERE
inicio del
tratamiento

Similares a los del
caso anterior pero sin
los beneficios
derivados del
seguimiento de los
resultados ya que el
pacto basicamente
se centra en un
descuento mediante
la gratuidad de los
inicios de
tratamiento.
Medicamentos en los
que la incertidumbre
se centra en la RCEI
del medicamento y
por tanto la reduccién
de precio incorpora
una acotacion a esa
incertidumbre.

a7




Tabla C. Esquemas de pago basados en resultados clinicos o sanitarios con
cobertura condicionada

Aspectos generales

* Los esquemas de pago de cobertura condicionada a generacion de evidencia (CCGE) son
esquemas que pretenden limitar las incertidumbres vinculadas a la efectividad comparada y a la
RCEI en base a la generacion previa de la evidencia necesaria para establecer sus condiciones de
financiacién. Pretenden generar un modelo condicionado de utilizacién que permita responder a las
incertidumbres antes de tomar una decisién definitiva, ya que los medicamentos han demostrado la
eficacia necesaria para registro, pero no disponen de la evidencia necesaria para fijar su valor. La
financiacidn posterior a esta generacion de evidencia sera del tipo tradicional y no vinculada a sus
resultados posteriores.

*  Los esquemas de continuidad del tratamiento condicionada (CTC) son esquemas que pactan la
continuidad de un tratamiento en un paciente concreto en funcion de los resultados pactados

obtenidos a corto plazo.

Cobertura condicionada a
generacion de evidencia

Tipo " o
P en condiciones de

investigacion”

Esquemas que pretenden
facilitar el acceso en
condiciones controladas a
fdrmacos prometedores que
pueden estar en su ultima
fase de investigacién y en
base a los resultados que
obtengan se determinara la
financiacion y sus
condiciones.

Descripcion

Este primer subgrupo implica
que la generacion de
evidencia se realiza en
condiciones de investigacién
y, por tanto, se desarrolla
mediante estudios
experimentales en toda
regla.

Cobertura condicionada a
generacion de evidencia
“con investigaciéon”

Esquemas que pretenden facilitar
el acceso en condiciones
controladas y un adecuado registro
de resultados que permita generar
evidencia sobre su efectividad
comparada y RCEI a medio y largo
plazo.

Este segundo subgrupo implica
que la generacion de evidencia se
realiza en condiciones de practica
real a través de disefios
observacionales.

Normalmente suponen unas
condiciones de financiacion
temporales condicionadas a la
generacion de evidencia.

Continuidad del tratamiento
condicionada
(CTC)

Este tipo de esquemas implica que la
continuidad del tratamiento se
vinculard a la obtencién de resultados
pactados que necesariamente deben
poderse evaluar a corto plazo.

Normalmente estos esquemas van
acompafados de un pago total o
parcial del inicio de la terapia por parte
de la industria fabricante del
medicamento.
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Cobertura condicionada a

eneracién de evidencia Cobertura condicionada a Continuidad del tratamiento
Tipo 9 . o generacion de evidencia condicionada
en condiciones de o : : e
. . S con investigacion (CTC)
investigacion
* Permite el acceso rapidoa | * Permite el acceso rapido a * Permite incorporar de forma
la innovacién en innovacion en condiciones condicionada medicamentos para los
condiciones controladas controladas capaces de focalizar | Cuales existe incertidumbre en
capaces de focalizar suuso | su usoy generar evidencia en cuanto a su efectividad comparada y
y generar evidencia. entorno real. su relacién coste—efectividad.
L . ) - Evita la utilizacion de limitaciones
* La exposicion a la * La exposicion a la tecnologia se . o
] ) i previas de acceso (restricciones
tecnologia se realiza en un realiza en un entorno controlado . -
o i ) normativas del subsidio) cuando
entorno controlado de de practica asistencial real. . N . .
<ctica clinica existen limitaciones a la evidencia en
racti inica. . ) L )
5 practica ¢ * Permite generar informacion y la la respuesta a corto o0 medio plazo.
_% = Sélo permite su uso en evidencia necesaria para = Permite el acceso més sencillo a los
= condiciones experimentales responder a las incertidumbres pacientes seleccionados para la
g disefiadas para generar relativas a efectividad y continuidad de aquellos que mas
evidencia. eficiencia. beneficio pueden obtener.
« Condiciona su financiacién | * Condiciona su financiacion futura | * Permite minimizar el coste a largo
a la evidencia generada. a la evidencia generada. plazo de la exposicion.
) . ) ) ) . = Mejora la relacién coste—efectividad
= Permite generar evidencia = Permite generar evidencia de del medicamento
. i .
de forma forma metodolégicamente ) . .
L ) L = Permite modificar condiciones en
metodoldgicamente compartida en la practica real. ) )
compartida en un marco de base a la evidencia generada a
inve:ti S - Implica asumir de forma medio plazo.
gacion- compartida las incertidumbres * Implica asumir de forma compartida
existentes. las incertidumbres existentes.
* Permite el acceso a * Permite el acceso a « Son complejos de disefiar, aplicar y
medicamentos con medicamentos con limitaciones evaluar
limitaciones de la evidencia de evidencia disponible hasta el
disponible hasta el . P = Obligan a definir el protocolo clinico
momento. ) )
momento de uso y a adherirse al mismo en la
L d.' ) q * Obligan a disefiar y desarrollar practica real.
* Las condiciones de
fi iacion de | icié en todos sus aspectos Requieren sistemas de informacion
inanciacion Xposicion . . . "
a c.ac | € 1a exposic (metodoldgicos y administrativos) ad:cuados
expenmerrta sonun un estudio observacional. ’
elemento importante a + Son complejos de disefar * El horizonte temporal de evaluacion
decidir del desarrollo. aplicar y evaluar ’ debe ser aceptable (corto 0 medio
* Obligan a disefiar y . o plazo).
g desarrollar en todos sus * fequieren sistemas de = Es dificil que limite las
<1 aspectos (metodoldgicos y informacion adecuados. s dinef g
o L . ) incertidumbres a largo plazo.
S administrativos) un estudio = El horizonte temporal de
= | experimental. evaluacion debe ser aceptable * La respuesta a corto plazo debe ser
| |= Son complejos de disefiar, (medio plazo) en este modelo. clara y relacionada con la respuesta
aplicar y evaluar. a medio y largo plazo.
= Requieren sistema de
informacion adecuado.
= El horizonte temporal de
evaluacion debe ser
aceptable (corto o medio
plazo) en este modelo,
sobre todo para el fabricante
que ve condicionado su
acceso al mercado en base
a los resultados del proceso.
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Cobertura condicionada a
generacion de evidencia

Tipo o o
P en condiciones de

investigacion”
En el afio 2000 el NHS acota
el uso de taxanos en el
cancer de mama como
terapia adyuvante al entorno
de ensayos clinicos
randomizados y vincula su
decisién de incorporacion y
financiacion al resultado de
los mismos.

La terapia fotodinamica en el

Cobertura condicionada a
generacion de evidencia
“con investigacion”

Efalizumab en el tratamiento de la
psoriasis en Suecia, es financiado
temporalmente con la condicién de
generar informacion suficiente
para valorar su relacion coste—
efectividad.

Risperidona en Suecia, misma
situacion que el anterior en
esquizofrenia.

Estarian en este mismo apartado,

Continuidad del tratamiento
condicionada
(CTC)

Tratamiento de la artritis reumatoidea y
espondilitis anquilosante en Australia
donde la continuidad de tratamiento
para los anti TNF (etanercept,
adalimumab, etc.) esta vinculada a la
respuesta a corto plazo.

En Canada, los tratamientos para la
enfermedad de Alzheimer (donepezil,
rivastigmina o galantamina) son
financiados durante tres meses. La

% NHS (2003) en la y también en Suecia, la continuidad depende de la

dE, degeneracién macular no es | sibutramina, la insulina inhalada, el | demostracién de no progresién de la

| recomendada excepto en el rimonabant, etc. enfermedad.

§ marco de un ensayo clinico Bortezomib en mieloma muiltiple

LN para generacion de (Consorcio de Medicamentos de
evidencia. Escocia) es financiado durante cuatro
Insulina glargina, ciclos y se financiarian cuatro ciclos
sibutramina, rosuvastatina u més sélo en caso de respuesta a los
otros en Suecia. Para primeros.
aceptar su financiacion y fijar
condiciones se solicita
generacién de evidencia
adicional ya sea en
efectividad o en relacién
coste—efectividad.
Medicamentos para los que Se trataria fundamentalmente de Medicamentos para los cuales hay
aun no existe una evidencia medicamentos con incertidumbres | incertidumbres a corto plazo de su
clara de resultados pero se vinculadas a su efectividad RCEly efectividad comparada.
identifica como de interés por | comparada a medio y largo plazo Patologias para las que existen pocos
parte del financiador de un que impide disponer de una RCEI y no muy efectivos tratamientos
acceso temprano y cierta y dificulta su valoracién. alternativos y el medicamento puede

| controlado a la terapia. aportar determinadas ventajas

E Es aplicable a farmacos que terapéuticas relevantes.

:g disponen de la suficiente Medicamentos con resultados

evidencia para registro pero
no para demostrar ventajas
adicionales que justifiquen el
precio. En ellos las
decisiones se condicionan a
la generacion de esa
evidencia.

potenciales relevantes y medibles a
corto plazo aunque con limitaciones en
la evidencia disponible.
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Tabla D. Esquemas de Pago basado en resultados clinicos

Aspectos generales

Estos esquemas suponen que las partes se comprometen a reintegrar o modificar las condiciones de
financiaciéon en base a unos objetivos de resultado o de utilizacién determinados. En definitiva la
financiaciéon del medicamento sera consecuencia directa de los resultados que produzca o de cdmo se
use, lo que implica un nivel de confianza elevado del fabricante en las posibilidades de la innovacion.

Descripcion

Ventajas

Limitaciones

Garantia de resultados

En este esquema el fabricante se compromete a
reintegros, reembolsos o ajustes de precio si el
medicamento no alcanza las metas u objetivos de
resultados pactados.

Pueden basarse en resultados clinicos o en resultados

de salud intermedios.

Garantia de esquema o proceso

Este esquema supone que el reembolso esta
condicionado por el impacto que el medicamento
tendrd en las decisiones clinicas o patrones de uso.

Normalmente se trata de acuerdos en los cuales el
fabricante se compromete a asumir determinadas
consecuencias del uso del medicamento o a financiar
servicios que puedan mejorar los resultados del
medicamento.

= Permite incorporar de forma condicionada
medicamentos para los cuales existe incertidumbre
en cuanto a su efectividad comparada y su relacién
coste—efectividad.

= Permite modificar condiciones en base a los
resultados clinicos y sanitarios del medicamento en
la préctica real.

= Permite alinear claramente objetivos de salud y
financiacion.

= Implica asumir de forma compartida las
incertidumbres existentes.

= Permiten aumentar la evidencia sobre el resultado
del medicamento.

* Estos modelos pueden afadir valor a los
medicamentos para los cuales existe incertidumbre
en referencia a su RCEl y por tanto a su valor.

Permite introducir condicionantes a la financiacién
vinculados a las consecuencias de utilizacion del
medicamento o a incertidumbres del proceso.

Permite alinear claramente financiaciéon con uso
adecuado.

Implica asumir de forma compartida las
incertidumbres de extension de uso.

= Son los mds complejos de disefar, aplicar y evaluar.

= Obligan a definir el protocolo clinico de usoy a
adherirse al mismo en la practica real.

= Incorporan complejidad administrativa y la necesidad
de operativizar intercambios econémicos constantes.

= Requieren sistema de informacion adecuado.

= El horizonte temporal de evaluacion debe ser
aceptable (corto plazo).

= Permite modular el precio del medicamento de forma

que se enmarque con la disponibilidad a pagar del
financiador por unidad de beneficio.

Son complejos de disefar, aplicar y evaluar.

Obligan a homogeneizar criterios clinicos de uso y
de adherencia o cumplimiento del mismo ya que las
consecuencias de inadecuacion de utilizacion
clinica o uso por parte de los pacientes puede
derivar en penalizaciones.

La complejidad administrativa es menor que en los
anteriores aunque relevante y existe la necesidad
de operativizar consecuencias econémicas en base
a los resultados.

Requieren sistema de informacién adecuado.

El horizonte temporal de evaluacion debe ser
aceptable (corto o medio plazo).

Permite obtener la informacidon de valor al
medicamento y fijar un precio adecuado con su
efectividad comparativa.

= Permite modular el precio del medicamento de
forma que se enmarque con el uso adecuado.
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Utilidades

Garantia de resultados

Basado en resultados clinicos, el ejemplo tipico seria
el de bortezomib en mieloma muiltiple. Para este
medicamento se financian 4 ciclos y, en base a la
respuesta, estos seran retornados al NHS o se
continuara el tratamiento con financiacion publica.
Este esquema podria entenderse que integra un
modelo de garantia de resultados (si no funciona, el
fabricante paga) y de continuidad de tratamiento (si
funciona, el NHS paga la continuidad).

El esquema de bosentan para la hipertension
pulmonar en Australia también es de este tipo ya que
el precio del medicamento dependerd de los
resultados de supervivencia identificados.

Un ejemplo de utilizacién de indicadores de salud
intermedios es el caso de simvastatina en EEUU,
donde el fabricante se compromete a devolver los
costes de tratamiento a pacientes y aseguradoras si
en 6 meses no se consiguen objetivos pactados de
reduccion de LDL de acuerdo a la informacién
proporcionada por los médicos.

Garantia de esquema o proceso

El acido zoledrdnico en Alemania es introducido
mediante un acuerdo de este tipo en el que el
fabricante se compromete a compartir los costes de
las fracturas durante el primer afio de tratamiento. El
asegurador se compromete a substituir terapias y
garantiza una cuota de mercado.

En Inglaterra, el fabricante de omalizumab se
compromete a facilitar y a financiar terapias de
reemplazo y medios diagndsticos para aquellos
pacientes tratados con el medicamento que no
obtengan los resultados adecuados.

También en el Reino Unido el fabricante se
compromete a retornar el coste de inmunosupresores
(ciclosporina, micofenolato o everolimus) si el
donante para transplante de rifién fallece.

* Medicamentos que presentan incertidumbres en
efectividad comparada o relacion coste-efectividad.

= Medicamentos con una RCEI superior al umbral
previsto.

* Medicamentos sin competidores o con pocos
competidores en la indicacion.

= Medicamentos con una indicacién muy concreta y
con una prevalencia de uso esperada pequefa

= Medicamentos que presenten una medida de
resultado clara, facilmente medible (no diferente a la
habitual desde la perspectiva clinica).

* Medicamentos que produzcan el resultado medible a
corto plazo.

* Medicamentos que presentan incertidumbres de
efectividad comparada o relacion coste-efectividad
en diferentes indicaciones o usos posibles.

= Medicamentos con diferentes relaciones de coste-
efectividad incremental segun indicacion.

= Medicamentos para los cuales se precisa financiar
algunas de sus indicaciones, pero no otras.

= Medicamentos que presenten un esquema de
utilizacion adecuado claro, facilmente medible e
identificable.

= Existencia de indicadores claros de adecuacion
medibles de forma mas o menos sencilla.
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Anexo 2. Elementos a tener en cuenta para la
toma de decisiones de aplicacion de un EPR:
revision del conocimiento existente en Ia
literatura internacional

En los paises de nuestro entorno con experiencia en este ambito se identifican algunos
elementos clave durante el proceso de valoracién de la aplicacion de algun tipo de EPR.
Dichos elementos son las incertidumbres asociadas de eficacia/efectividad, coste-
efectividad o de impacto presupuestario, la disponibilidad a pagar por el financiador y otros
aspectos relativos al medicamento y al entorno de aplicacion.

Incertidumbres vinculadas a eficacia, efectividad o coste-efectividad
del medicamento

En la valoracién de los resultados de eficacia, en muchos paises de nuestro entorno se
incluyen en este concepto los siguientes ambitos de incertidumbre:

1. Incertidumbre vinculada a la eficacia, seguridad o efectividad del tratamiento
en la indicacién: En general, un nuevo farmaco va acompafnado de un cierto grado
de incertidumbre en los resultados que deriva de las limitaciones de los estudios
experimentales llevados a cabo para su autorizacion. Hay que valorar el grado de
evidencia que se desprende del proceso de investigacién clinica y, por tanto, el
grado de incertidumbre asociado. La eficacia esperada es importante para estimar
el valor afadido del medicamento y su eficiencia final. Las incertidumbres en este
caso se pueden focalizar en la eficacia, o en la efectividad, donde, aln existiendo
un proceso de investigacion previo, hay dudas o incertidumbres de los resultados en
la préactica clinica real.

2. Incertidumbre vinculada a la eficacia o efectividad comparada: El proceso de
investigacién clinica que ha permitido el registro de la innovacién no
necesariamente incorpora la comparacion directa con alternativas existentes o por
lo menos no con todas. Esta falta de evidencia comparada dificulta la fijacién de
valor del medicamento. De la misma forma que en el caso anterior, esta
incertidumbre se puede centrar en la eficacia, cuando las limitaciones derivan del
proceso experimental o en la efectividad, cuando las limitaciones se plantean en
funcion de los resultados esperados en practica clinica real.

3. Incertidumbre vinculada a la RCEIl del tratamiento en la indicacién: Es
consecuencia de las incertidumbres anteriormente descritas, mas las propias
incertidumbres derivadas del uso y utilizacion de los recursos, asi como las
derivadas de los procesos de modelizacion utilizados en la evaluacion econdmica.

La identificacion del grado de estas incertidumbres se realiza en casi todos los casos en
base a la informacién disponible, tanto la derivada de los estudios clinicos pivotales del
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farmaco como toda aquella otra que deriva de estudios experimentales u observacionales
adicionales. La informacién insuficiente para situar el lugar en terapéutica en el drea
terapéutica definida y, por tanto, conseguir el objetivo terapéutico que persigue la
utilizacion del medicamento se centra en los siguientes aspectos no excluyentes:

e El horizonte temporal de medida de resultados no es el adecuado. Por ejemplo,
no se dispone de informacion de resultados a medio o largo plazo en un
medicamento dirigido a patologia crdnica o de larga duracién.

e Las variables de resultado utilizadas no son las mas adecuadas para dar una
respuesta concreta al objetivo terapéutico. Por ejemplo, se usan variables
subrogadas (intermedias) cuando el objetivo terapéutico se basa en variables
finales.

e Las variables utilizadas de resultado no son las mas adecuadas al objetivo
terapéutico y ademas su relacion con la variable final es dudosa o incierta.
Aqui pueden haber varias categorias, desde las que derivarian de la existencia de
un modelo epidemiolégico adecuado, pero cuya aplicacién a la poblacion
determinada genera dudas, hasta la utilizacién de variables subrogadas para las
que no existiera un modelo epidemioldgico adecuado que permita estimar
resultados finales.

e La evidencia disponible aporta o no datos de resultado frente a comparadores
activos de forma directa (cuando estos existan o sean coherentes con la
indicacién). La inexistencia de este dato, con independencia del horizonte temporal
y de la variable de resultado, hace imposible disponer de una estimacién del valor
terapéutico anadido del medicamento.

e La informacion de resultados sea comparativa o frente a placebo y con
independencia del horizonte temporal de medicién y la variable utilizada presenta
intervalos de confianza amplios.

¢ No se dispone de informacidn de los resultados del medicamento en grupos
de pacientes especificos que permitirian fijar mas adecuadamente su valor
terapéutico.

e Inexistencia de estudios adecuados que permitan estimar la relacidn coste-
efectividad del medicamento en relacién a otras alternativas terapéuticas. En
aquellos paises donde la evaluacidn econdmica juega un papel fundamental en el
proceso de evaluaciéon del medicamento, se entienden como adecuados los
estudios de coste-efectividad o coste-utilidad, con resultados expresados en coste
por AVAC o por AVG, realizados con una metodologia -cualitativamente
(comparadores, horizonte temporal, costes y efectos, modelo, analisis de
sensibilidad, etc.), que generen resultados consistentes (intervalo de confianza o
analisis de sensibilidad con rango estrecho) y que integren las caracteristicas del
entorno de aplicacion.
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Incertidumbres vinculadas al impacto presupuestario

El financiador necesita tener una idea lo mas exacta posible del impacto presupuestario que
derivara de la incorporacién del medicamento en la practica real. En teoria, este impacto
dependera de la prevalencia de la indicacion, de la potencial poblacién susceptible y del
esquema de uso del medicamento y de las consecuencias de su utilizacion en otras
alternativas terapéuticas.

No necesariamente este aspecto es claro, sobre todo con nuevos medicamentos, ya que se
podria generar una prevalencia de uso potencial por encima de lo esperado. Por tanto,
la valoracion incluye identificar si el medicamento tiene o no posibilidades de ser utilizado en
indicaciones diferentes a la registrada o de forma diferente a la esperada en la indicacién
autorizada, ya sea porque la indicacién es poco definida, su pauta de administracion y
utilizacién es poco concreta o si, facilmente, se pueden producir extensiones de uso del
medicamento. Identifica especialmente incertidumbres de impacto presupuestario.

También entraria en esta categoria la posibilidad que un medicamento fuera utilizado en
situaciones en las que la evidencia disponible no aporta datos suficientes para conocer los
resultados esperados (por ejemplo, en el caso de medicamentos que se puedan llegar a
utilizar en la practica real como segunda linea de tratamiento o alternativos al fracaso de
otros medicamentos, sin que se disponga de informacion especifica de la eficacia de los
mismos en estas situaciones). Los elementos de andlisis que incorpora este concepto son:

1. Incertidumbre vinculada a la posible extensidn de indicaciones: Este elemento
implica un riesgo de impacto presupuestario superior al previsto, derivado de la
extension de uso a patologias o poblaciones no consideradas.

2. Incertidumbre vinculada a una posible ampliacién futura de indicaciones:
Generaria previamente un marco compatible con la extensién previa de uso, pero
también supondria una dificultad afiadida de gestion del medicamento.

3. Incertidumbre vinculada al esquema de utilizacién del farmaco y la duracién
de los tratamientos: Situaciones en que el esquema de administracion y
tratamiento no esté claramente establecido o existan dudas, ya sea al inicio o0 a
largo plazo.

Disponibilidad a pagar por el financiador e impacto presupuestario
En algunos paises de nuestro entorno, alin en el caso que no exista un grado de

incertidumbre relevante que afecte al medicamento en una indicacion determinada, un
elemento que se tiene en cuenta es si el umbral de RCEI que presenta (en base a su
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efectividad y los costes estimados) es aceptable o no para el financiador. Para ello, se
requiere conocer la RCEl inicial, en base al precio solicitado como punto de partida.

En consecuencia, es necesario disponer de un criterio explicito, de disponibilidad a
pagar por encima del cual la financiacion del medicamento no estaria siempre garantizada.
La existencia de este criterio tiene una doble importancia, por un lado, fija de forma explicita
el umbral de coste por unidad de beneficio adicional aceptable y, por otro, este valor umbral
sirve para identificar cuantitativamente las condiciones necesarias de ajuste y el impacto de
las mismas.

En este proceso de decisidn, en muchos paises de nuestro entorno una vez valorado el
grado de incertidumbre y disponibilidad a pagar se valora también el escenario
terapéutico al que va dirigido el medicamento, ya que éste nos permitird diferentes lineas
de decision. Basicamente se persigue conocer:

1. Existencia de alternativas similares o equivalentes al medicamento que actualmente
se estan utilizando en el tratamiento de la indicacién considerada. En este caso, el
valor en exceso de la RCEI puede ser estimado por comparacion.

2. Inexistencia de alternativas: Si no existen alternativas o las alternativas existentes
son poco efectivas, la RCEI es dificilmente valorable por comparacion y requiere de
decisiones de otro tipo.

La disponibilidad a pagar por parte del financiador se hace explicita en forma de la
definicién de un valor umbral (o intervalos de valor) de coste por AVAC. Para ser operativa
la aplicacion de esta disponibilidad, el financiador establece pautas claras y necesarias para
la presentacion de estudios de evaluacién econdmica a través de los cuales evaluar la RCEI
(ej.: NICE en Inglaterra).

A parte de la disponibilidad a pagar por parte del financiador, un elemento relevante a tener
en cuenta a la hora de plantearse un EPR es el potencial impacto presupuestario
derivado de la introduccién del medicamento y la relevancia que este impacto tiene para el
sistema (coste de oportunidad). El concepto es abstracto y deberia poder determinarse a
partir de una determinada cantidad de recursos anuales. Este parametro debe ser utilizado
de forma combinada con los anteriores, ya que no son incompatibles. La relacién coste-
efectividad incremental supone una valoracidon individual que permite relativizar los
beneficios potenciales del medicamento con la inversién requerida y el impacto
presupuestario global permite estimar la afectacion que el medicamento podra tener en
términos de recursos absolutos para el financiador.

Otros aspectos a tener en cuenta relativos al medicamento y la
indicacion

Aparte de los fundamentales ya considerados en los apartados anteriores, existen otros
aspectos relevantes a considerar.
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Impacto y prevalencia de la indicacidon de uso: Es relevante considerar el volumen
de poblacidn potencialmente expuesta al nuevo medicamento, y el impacto social de la
indicacién a la que va dirigida. En general, este aspecto ira muy relacionado con el
impacto econémico global previsible.

Resultado esperado del medicamento y medida del mismo: Un elemento
imprescindible a considerar a la hora de hacer operativo un EPR (sobre todo en el caso
de los vinculados a resultados clinicos), es que el medicamento en cuestion produzca
un resultado facilmente objetivable, a corto o medio plazo y medible de acuerdo a la
aplicacién de técnicas incorporadas habitualmente a la practica clinica. Asi mismo, es
relevante considerar si el resultado medible es una variable final o subrogada y, en este
ultimo caso, si la variable subrogada esta adecuadamente relacionada con el resultado
final esperado.

Relevancia terapéutica potencial del medicamento: También debe plantearse la
potencial relevancia terapéutica del medicamento, si el drea a la que va dirigido esta
terapéuticamente bien cubierta, si se dispone de alternativas efectivas, si se trata de
una primera linea o no, o si se trata de una terapia adyuvante. En definitiva, plantearse
cuan prometedor es el farmaco. Respecto a los elementos a tener en cuenta vinculados
a la indicacién del medicamento y su relevancia terapéutica, destacariamos los
siguientes:

a) Indicacion a la que va dirigido: Es importante valorar la indicacion a la cual va
dirigida el medicamento y si es 0 no Unica, si es relevante sanitaria y socialmente
hablando, con una prevalencia baja, media o alta entre la poblacion y, finalmente, si
la utilizacién del medicamento para la indicacion es clara desde la perspectiva clinica
y desde la evidencia disponible, con una medida de resultado aceptable y medible y
en qué horizonte temporal se produce.

b) Pacientes susceptibles de tratamiento: Es muy relevante poder identificar
facilmente los pacientes o individuos candidatos a la utilizaciéon del medicamento que
tengan las maximas probabilidades de obtener beneficios. Este aspecto es de interés
para el financiador y también para el proveedor.

c) Alternativas disponibles: Es necesario valorar si el medicamento en la indicacién
en la que se plantea es la uUnica alternativa terapéutica o existen otras que puedan
ser competitivas al mismo.

d) Valor anadido del medicamento en la indicacion: Es importante realizar una
valoraciéon clara de los potenciales beneficios derivados de la utilizacion del
medicamento, con independencia de la inversion de recursos que suponga. Se debe
valorar el volumen de los mismos, y su relevancia clinica y sanitaria cuantitativa y
cualitativa para el sistema y los pacientes.

e) Otras indicaciones presentes y futuras del medicamento: Se debe valorar
también el abanico de posibilidades de uso del medicamento, actuales y futuras.
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Otros aspectos a tener en cuenta relativos al entorno de aplicacion

Desarrollar un EPR cualquiera que sea el esquema seleccionado y darle seguimiento
implica también algunos requerimientos instrumentales y organizativos que garanticen su
correcta ejecucion y que, por tanto, deben incorporarse en un escenario posterior de
decision. Entre los elementos que considerariamos imprescindibles se podrian diferenciar
los de caracter instrumental y los de caracter organizativo.

1. Elementos instrumentales

a)

b)

c)

d)

Sistema de informacidn disponible: Con independencia del esquema utilizado, es
necesario disponer de un determinado nivel de informacion. Si, ademas, los
esquemas vinculan condiciones a casos o individuos y sobre todo a resultados en
salud, se requiere de un sistema de informacién clinico centrado en el paciente.
Este instrumento es necesario para la seleccién de los casos a incluir, para el
seguimiento de los criterios de inclusion y exclusién de los mismos en base al
modelo clinico definido, para el seguimiento clinico individualizado, para la
evaluacion, si es necesaria, del grado de adherencia de los profesionales al modelo
pactado y para el registro de los resultados clinicos obtenidos.

Sistema de seguimiento econdmico disponible: Es necesario también poder
realizar de forma adecuada un registro de los recursos implicados en el proceso,
tanto desde la perspectiva del que contrata el servicio como del proveedor.

Accesibilidad adecuada a medios diagnésticos: Es importante plantear, cuando
el esquema seleccionado conlleve la medida de resultado mediante la aplicacion de
tecnologia diagnéstica en un horizonte temporal definido, la disponibilidad en
tiempo y forma adecuados de los medios diagndsticos pactados. Como ya se ha
comentado, seria importante que los mecanismos diagndsticos fueran los
habituales en la practica clinica.

Marco juridico: También es importante la valoracion previa del marco juridico
necesario para el desarrollo de estos esquemas y las posibilidades y factibilidades
del entorno.

2. Elementos organizativos

a)

b)

Liderazgo directivo en la organizacion: Los esquemas planteados deben ser
generados desde el ambito directivo y el proceso liderado por éste.

Coherencia estratégica: El desarrollo de un EPR es coherente con la estrategia

de la organizacion asistencial en cuanto a la relacidn con la industria farmacéutica y
al planteamiento de modelos de partenariado.
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c)

d)

e)

f)

9)

h)

)

K)

Participacion activa e implicacion de los profesionales y, si es necesario y
posible, de los pacientes en la determinacién de los acuerdos y en el compromiso
de su cumplimiento.

Garantia de cumplimiento del contenido de los acuerdos a los que se llegue,
tanto a nivel econémico como de préctica clinica.

Procesos adecuados de comunicacidn interna con los agentes implicados y de
seguimiento y resolucidn de conflictos.

Servicio de farmacia hospitalario con los recursos adecuados para garantizar el
seguimiento de los esquemas pactados.

Recursos necesarios para dar seguimiento periddico a los esquemas.

Disponibilidades financieras necesarias para responder a los condicionantes
pactados.

Capacidad de garantizar la adherencia de los profesionales al modelo clinico
pactado.

Mecanismos adecuados de seguimiento y resolucion de discrepancias.

Férmulas factibles de intercambio econémico entre las partes.
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Anexo 3. Tipos de EPR y su relacién con las
incertidumbres que puede presentar un
medicamento

En el anexo 1 se han descrito, en base a la taxonomia utilizada, los diferentes esquemas de
pago basados en resultados, ya sean resultados econdmicos o sanitarios. La utilizacion de
uno u otro EPR o, incluso, de modelos mixtos que incluyan diferentes opciones individuales
responderd fundamentalmente al objetivo de relacion perseguido.

En la Tabla E se identifican los diferentes tipos de esquemas descritos y su potencial ambito
de aplicacion. Como se puede observar, el elemento inicialmente discriminatorio en la
decisién es la existencia o no de incertidumbres, dado que éste seria el elemento
fundamental al que los esquemas de riesgo compartido deberian dar respuesta. Se califican
en la tabla desde “muy adecuado” (+++), hasta parcialmente adecuado (+). No se han
incluido en esta tabla los esquemas que responden a condiciones de evidencia insuficientes
y que implican financiacién en condiciones de investigacion, ya que se considera que estan
fuera del marco de posibilidades de actuacion de un financiador autondmico en Espana.

Asi mismo, a efectos de simplificar el nimero de esquemas respondiendo
fundamentalmente al objetivo de aplicacién, se han agrupado los de precio volumen (PV) y
cuota de mercado (CM), y los de continuidad de tratamiento condicionada (CTC), garantia
de resultado (GR) y garantia de proceso o esquema (GEP). Para la existencia de un grado
relevante de incertidumbre a largo plazo, se ha mantenido unicamente el esquema de
financiacion condicionada con investigacion (CGECI).

Tabla E. Ambitos de aplicacién de los esquemas de pago

EPR CTC/GR/
Esquema financieros CGEEH GEP

No incertidumbre RCEI inadecuada ++

Incertidumbre econdmica por extensién de uso en

. . . +++
indicaciones

Incertidumbre econdmica por uso individual o+

Incertidumbre en eficacia/efectividad a corto y

. +++
medio plazo

Incertidumbre de eficacia/efectividad a largo plazo o+

Incertidumbre en eficacia/efectividad comparada
a corto y medio plazo
Incertidumbre en eficacia/efectividad comparada
a largo plazo
Incertidumbre en RCEI (en funcidn de la fuente
de incertidumbre)
EPR financieros incluiria: precio volumen, cuota de mercado, limite de uso individual y pago inicial.
CGECI: cobertura con generacion de evidencia con investigacion; CTC: continuidad tratamiento Ccondicionada;
GR: garantia de resultados; GEP: garantia de esquema o proceso.

+++

+++

+++ +++
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La existencia de un bajo nivel de incertidumbre derivaria en la utilizacién de los esquemas
tradicionales, ya que, en principio, el valor del medicamento estd adecuadamente definido.
No obstante, una salvedad a esta situacién es una RCEI desfavorable en base a criterios
previos definidos por el financiador. En este caso, si bien la férmula mas adecuada seria la
no-financiacién o la aplicacién de un descuento, podrian utilizarse acuerdos comerciales
préximos a los vinculados a resultados financieros o incluso a los vinculados a resultados
de salud.

Si el medicamento tiene un grado de incertidumbre elevado, el factor diferenciador mas
relevante es, como identifica la tabla, si estas incertidumbres se focalizan exclusivamente en
el impacto presupuestario o en el impacto en efectividad (comparada) y/o eficiencia
resultante.

La existencia de incertidumbres de impacto presupuestario normalmente derivaria de
potenciales extensiones de uso o de inadecuaciones en el uso individual, que podrian
solventarse con esquemas de resultados financieros. Si, ademas, existen dudas relativas a
los resultados del medicamento en la practica que dificultan una decisidn de financiacién y
cobertura, se podrian utilizar los esquemas de cobertura condicionada a generacion de
evidencia con investigacion, los de continuidad de tratamiento condicionado, garantia de
resultado o garantia de esquema y proceso. La seleccion entre un u otro esquema de estos
ultimos dependera de si las incertidumbres pueden acotarse a corto-medio o largo plazo,
fundamentalmente. En el caso de la existencia de incertidumbres en la RCEI, el esquema a
utilizar dependera de la causa de las mismas y de ésta deriva de incertidumbres propias de
la eficacia/efectividad del medicamento o de otros elementos, como podria ser la utilizacion
de recursos o la modelizacién utilizada en la evaluacion econdémica.
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Anexo 4. Cuestionario para valoraciéon del
modelo de pago a aplicar a un medicamento

Cuestionario de recogida de informacidén para valoracién del EPR mas adecuado.

La informacién del anexo 4 debe ser valorada con independencia de la del anexo 5.

A. Datos basicos del medicamento

Cédigo de identificacion: Cédigo de entrada del medicamento:
1. Medicamento Nombre:
-Descripcion

-Amplitud de la indicacién
O Concreta y restringida
O Amplia
-Pautas de utilizacién/administracion del medicamento en un

L ) paciente
2. Indicacion autorizada

O Concreta y clara (poca variabilidad interindividual
esperada)
O Ambigua (alta variabilidad interindividual esperada)
-Potenciales extensiones de uso
O Si, con alta probabilidad antes de tres afios
O No, antes de tres afnos

-Clasificacion ATC: Describirla
-Alternativas terapéuticas: Describirla

. . -Uso recomendado
3. Area terapéutica del

) O Cubre un vacio terapéutico
medicamento

O Substituye una alternativa terapéutica
O Se ahade a una alternativa terapéutica
O Ambas opciones anteriores son posibles

-Describa el objetivo clinico y terapéutico: Identifique cual es el
objetivo y la medida de resultado coherente con el mismo

4. Objetivo terapéutico -ldentifique la variable principal relacionada con el objetivo

-ldentifique potenciales variables subrogadas objetivamente
relacionadas con la variable principal

5. Horizonte temporal del O Corto plazo (< de tres meses)
objetivo terapéutico (en O Medio plazo (3 a 6 meses)
funcion de la variable O Largo plazo (> de 6 meses)
principal o variables (Especificar esta respuesta para la variable principal y/o variables
subrogadas aceptables) subrogadas aceptables)

O Mayor efectividad

- ) O Mayor seguridad
6. Valor terapéutico potencial

O Mejor cumplimiento
del medicamento J P

O Menor coste

No son excluyentes
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B. INCERTIDUMBRES PRESUPUESTARIAS:

Para realizar una valoracion de esta

incertidumbre se deben tener en cuenta las respuestas de los items 1, 2 y 5 del apartado A

B.1 Prevalencia de uso del
medicamento por encima
de lo esperado en los 12
primeros meses de su
presencia en el mercado

Oo0Ooao

O

0 ( ninguna)

1 (< de un 10% por encima de lo esperado)

2 (entre 10% y < 15% por encima de lo esperado)
3 (entre un 15% y < 20% de lo esperado)

4 (entre un 20% y < 30%)

5 (80% o superior de lo esperado)

Grado de incertidumbre de
impacto presupuestario

Resultado numérico de 1 a 5 en funcion del item B.1

O
O
O

1 Muy bajo valor de B.1, igual a 0
2 Medio—-Bajo valor de B.1,entre 1y 3
3 Alto valor de B.1, superiora 3

C. INCERTIDUMBRE EN EFICACIA, EFECTIVIDAD Y COSTE - EFECTIVIDAD: Para realizar

una valoracion de este apartado se debe disponer de una revision de la evidencia disponible y
tener en cuenta lo respondido en los items 3, 4, 5 y 6 del apartado A

C.1 Horizonte temporal de

o __ O 0 (adecuado)
eficacia/efectividad .
. . O 1 (parcialmente adecuado)
disponible adecuado al )
L i O 2 (inadecuado)
objetivo terapéutico
O 0 (variable principal final y adecuada)
C.2 Adecuacion de la variable O 1 (variable principal subrogada, pero relacionada con la
principal final)
O 2 (variable principal no adecuada)
y O O (comparador adecuado ya sea activo o no)
C.3 Adecuacion del ) - .
L O 1 parcialmente adecuado (Se utiliza comparador activo,
Comparador (en funcién de )
. ) pero no el mas adecuado)
la existencia de
O 2 inadecuado totalmente (no permite una estimacion de
comparadores) )
valor afhadido)
C.4 Intervalos de confianza de O 0 (estrechos)
los resultados O 0,5 (amplio)
C.5 Resultados en 0‘ (adecuado§, se dispone si se requiere o no se dispone
' si no se requiere)
subgrupos de pacientes O 0,5 (inadecuados al objetivo o valor terapéutico esperado)
O O (existe y es adecuada: no hay incertidumbres en
efectividad, la calidad es buena, estd adaptada a nuestro
entorno y mide los resultados en coste por afio de vida
o, ganado ajustado por calidad (AVAC) o afio de vida
C.6 Informacidn sobre
| lacis ganado (AVG)
af ret.ac.:;or;coste- O 0,5 (existe, pero no es del todo adecuada: No hay
etectivida incertidumbres en efectividad, no tiene déficits
cualitativos y la medida de eficiencia es correcta, pero no
esta adaptada a nuestro entorno)
O 1 (es totalmente inadecuada)
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Resultado derivado del sumatorio de los valores de C.1 a C.6

Grado de incertidumbre en con unvalorentre 0y 8
eficacia / efectividad o coste- O 1 Nulo o bajo cuando el sumatorio de C.1 a C.6 sea 0
efectividad O 2 Medio cuando el sumatorio de C.1 a C.6 seaentre 0,5y 4

O 3 Alto cuando el sumatorio de C.1 a C.6 sea entre 4,5y 8

Otros datos a cumplimentar

1. Numero de tratamientos anuales esperados:
2. Duracién media de los tratamientos (en dias):
3. Numero de dosis media por tratamiento y dia:

Impacto presupuestarioy de | 4. Numero de dosis totales anuales:
uso esperado en un afio
(12 meses posteriores a su 5. Coste unitario de la dosis:
introduccion)

6. Costes evitados por el nuevo medicamento (coste de
medicamentos a los que sustituye u otros costes vinculados):

7. Coste total neto esperado para el sSistema:

8. % que representa sobre el presupuesto anual de farmacia:
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Anexo 5. Valoraciéon de

disponibilidad a pagar

las preferencias y

La informacién de las variables recogidas en este anexo responde a valores
predeterminados por cada organizacion que deberia poder identificar sus preferencias
o disponibilidad a pagar en referencia al impacto presupuestario global y a la relacién
coste—efectividad Incremental en funcién a los limites considerados como aceptables
por la organizacidn.

Los porcentajes de impacto presupuestario considerados son unicamente un ejemplo. En
cada entorno de aplicacién deben fijarse los que la organizaciéon considere adecuados.
Asimismo, los intervalos de CEIl considerados son los utilizados en el Sistema Nacional de
Salud del Reino Unido y se detallan en esta tabla a modo de ejemplo. Este valor debe ser
también determinado en cada ambito de aplicacion.

D.

IMPACTO PRESUPUESTARIO DEL MEDICAMENTO Y VALOR DE LA RELACION
COSTE-EFECTIVIDAD INCREMENTAL: este apartado soélo incorpora informacién valida en

caso de inexistencia de incertidumbres o desconocimiento del impacto econémico y/o de
efectividad

D.1

Impacto presupuestario
global para la
organizacion

O 0 (bajo: <del 0,5% del presupuesto global anual de
medicamentos)

O 1 (medio: entre el 0,5% y el 1% del presupuesto global
anual de medicamentos)

O 2 (alto: superior al 1% del gasto global anual de
medicamentos)

D.2 RCEI (relacion Coste-

efectividad incremental)
del medicamento

O 0 (<a50.000 por AVAC o AVG en medicamentos
oncoldgicos y < a 30.000 por AVAC o AVG en el resto)

O 1 (entre 50.001 y 70.000 euros por AVAC o AVG en
oncoldgicos y entre 30.001 y 50.000 para el resto)

O 2 (superior a 70.000 euros por AVAC o AVG en
oncoldgicos y a 50.000 en el resto )
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Anexo 6. Cuestionario de valoracién de otros
elementos a tener en cuenta para el desarrollo
de un EPR

La aplicacion de este anexo es posterior e independiente al de los anexos 4 y 5.

Este anexo integra informacion de variables que pueden modular y condicionar la aplicacion
de los EPR decididos como adecuados en el proceso previo.

Los elementos de modulacion integrados hacen referencia al medicamento y a su indicacion,
pero sobre todo a las condiciones organizativas e instrumentales del ambito de aplicacion de
los EPR.

E. FACTORES MODULADORES VINCULADOS AL MEDICAMENTO: Para realizar una

valoracién de esta incertidumbre se deben tener en cuenta las respuestas de los items 1,2y 5
del apartado A

) Corto plazo (menos de 3 meses)
E.1 Horizonte temporal del

resultado Medio plazo (3 a 6 meses)

Largo plazo (mas de seis meses)

Practica clinica habitual

Requiere pequefias modificaciones de la practica clinica y
no supone recursos adicionales

OO o0oo0oad

E.2 Forma de medir el

resultado . o ) o
O Requiere modificaciones sustanciales de la practica

clinica habitual y recursos adicionales

El horizonte temporal determina o incluye en la factibilidad
operativa de llevar a cabo un EPR vinculado a resultados clinicos.
Interpretacion Asi mismo, la alteracion sustancial de la practica clinica o la
necesidad de invertir recursos diagndsticos es una limitacion a
tener en cuenta

F. CONDICIONES ORGANIZATIVAS E INSTRUMENTALES: Identifican un conjunto de

condiciones que facilitan o limitan el desarrollo de modelos o esquemas de pago no
tradicionales

O 0 (adecuado: se dispone de historia clinica electronica
individualizada que permite la obtencion de toda la
informacién necesaria)

O 1 (parcialmente adecuado: se dispone de historia clinica
informatizada, pero debe adaptarse en algunos aspectos )

O 2 (inadecuado: no se dispone de un sistema de
informacién adecuado para el seguimiento individual de
los resultados)

F.1 Sistema de informacién

O 0 (adecuado: permite la obtencién de toda la informacion

Fo Sist g imient necesaria)
.2 Sistema de seguimiento .
. g O 1 (parcialmente adecuado: debe adaptarse en algunos
econémico
aspectos )
O 2 (inadecuado: no permite seguimiento econémico)
F.3 Acceso a medios O O (accesibles sin cambios o con cambios organizativos)
diagndsticos necesarios O 2 (requerimiento de cambios importantes)
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F.4 Marco juridico adecuado

O 0 (adecuado: permite el desarrollo de este tipo de
relaciones)

O 1 (parcialmente adecuado)

O 2 (inadecuado)

F.5 Liderazgo directivo

O 0 (existe una direccidn lider de la organizacion explicita e
implicitamente)

O 1 (existe explicitamente una direccion, pero no existe un
marco claro de liderazgo)

F.6 Coherencia estratégica

O 0 (coherente: el modelo planteado es coherente con la
politica de medicamentos y la politica de partenariado)

O

2 (poco coherente con la politica habitual)

F.7 Participacion de los
profesionales

O 0 (adecuado: los profesionales participan habitualmente y
tienen un adecuado grado de corresponsabilizacion)

O 2 (inadecuado: Poca participacion y escaso grado de
corresponsabilizacién)

. . O O (adecuado: SFH adecuadamente organizado y con
F.8 Servicio de Farmacia . - -~
) ) liderazgo clinico y terapéutico)
Hospitalario ) ]
O 2 (inadecuado parcial o totalmente)
o O 0 (adecuado: existen los mecanismos explicitos)
F.9 Comunicacion Interna ) )
O 0,5 (inadecuado o parcialmente adecuado)
) o ) ) O 0 (adecuada: Existe disponibilidad)
F.10 Disponibilidad financiera ] )
O 2 (inadecuada: no hay capacidad)
F.11 Capacidad y recursos O O (existe y es adecuada)
para el seguimiento O 1 (existe, pero no es del todo adecuada)
F.12 Capacidad de garantizar O 0 (muy probable)
la adherencia de los O 1 (probable, pero no generalizada)
profesionales O 2 (improbable en general)
F.13 Participacion de los O O (habitual y organizada)
pacientes O 0,5 (no es habitual)

Interpretacion de
requerimientos organizativos
e instrumentales

Los items F1, F2, F3, F4, F7, F10 y F12 son determinantes en caso
de que sus respuestas indiquen inadecuaciéon o requerimiento de
inversion de recursos.
Excluyendo los valores de “2” en los items sefalados que
indicarian una clara imposibilidad de llevar a cabo un esquema de
este tipo el resultado que derivaria del sumatorio de los valores de
F.1 a F.13 con un valor entre 0 y 14. Su interpretacion seria:
O 1 Situacion adecuada para el desarrollo (sumatorio de
F.1aF.13=0)
O 2 Desarrollo del EPR posible, pero con adecuaciones
(sumatorio de F.1 a F.13 entre 0,5 y 6)
O 3 Desarrollo EPR posible, pero con cambios
importantes (sumatorio de F.1 a F.13 > 6)
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