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MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

BIOLOGICOS Y DROGAS HUERFANAS PARA ENFERMEDADES “RARAS”:
Baja prevalencia de enfermedad � Alto costo desarrollo � Alto costo unitario
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Zitter M. Managing Drugs for Rare Genetic Diseases: Trends and Insights. Managed Care 2005 

Sin alternativas terapéuticas disponibles

Poca evidencia (eficacia, dosis, duración tto.)

Manejo especializado, bajo riesgo de off-label

Rol del pediatra: reconocer y derivar (guías) 



MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

GASTO EN MEDICAMENTOS: CONTEXTO HOSPITALARIO

GASTO GASTO 
HOSPITALARIO PRECIO UTILIZACIÓN= ( x )
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COSTO COSTO 
FRACASO 

TERAPÉUTICO

COSTO COSTO 
REACCIONES 

ADVERSAS

HOSPITALARIO PRECIO UTILIZACIÓN= ( x )

+ +
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BENEFICIOS 
CLÍNICOS
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EFICIENCIA 

OPERATIVA…
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MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

GASTO HOSPITALARIO:
Variabilidad en la práctica clínica

Sobre-utilización Sub-utilizaciónMala utilización
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MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

IMPACTO PRESUPUESTARIO
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Ulises Garay O, Caporale JE, Pichon-Riviere A, García Martí S et al. El análisis de impacto presupuestario 

en salud: puesta al día con un modelo de abordaje genérico. Rev. Perú Med. Exp. Salud Pública 2011.

Analizar el costo de la droga en su contexto…



MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

Elección de droga

PROCESO DE UTILIZACION DE MEDICAMENTOS

Selección del 
medicamento

Entrega de droga 
de buena calidad

Administración 
al paciente

Monitoreo de 
los efectos

Inventario Indicación Farmacia Clínica
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Elección de droga

Genéricos/marcas

Precio actualizado

Descuentos

Inventario

Vencimiento

Dispensación

Indicación

Vía de administración

Dosis estandarizadas

Dosis unitarias

Desperdicio

Sustracción

Farmacia Clínica

Efectividad

Efectos adversos

Duración del tto.

Suspensión tto.

Auditoría+feedback

ASHP Technical Assistance Bulletin on Assessing Cost-Containment Strategies for Pharmacies in 

Organized Health-Care Settings. Am. J. Hosp. Pharm.1992



MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

ETAPA DE GESTIÓN (Farmacia):
�Marcas vs. genéricos
�Negociación de precios x volumen
�Minimización del desperdicio

ETAPA DE GESTIÓN (Farmacia):
�Marcas vs. genéricos
�Negociación de precios x volumen
�Minimización del desperdicio
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ETAPA DE UTILIZACIÓN (Todos!):
�Autorización previa por especialista
�Terapia escalonada, duración del tto.
�Monitoreo de uso, feedback, alertas
�Minimización de uso “off-label”, barreras
�Desmotivación mal uso (guías clínicas)

ETAPA DE UTILIZACIÓN (Todos!):
�Autorización previa por especialista
�Terapia escalonada, duración del tto.
�Monitoreo de uso, feedback, alertas
�Minimización de uso “off-label”, barreras
�Desmotivación mal uso (guías clínicas)

ETAPA DE INCORPORACIÓN (ETS):
�Rechazo por alto impacto presupuestario
�Rechazo por insuficiente evidencia
�Aprobación bajo protocolo de investigación
�Aprobación para uso restringido (subgrupos)
�Financiación por riesgo compartido…

ETAPA DE INCORPORACIÓN (ETS):
�Rechazo por alto impacto presupuestario
�Rechazo por insuficiente evidencia
�Aprobación bajo protocolo de investigación
�Aprobación para uso restringido (subgrupos)
�Financiación por riesgo compartido…

�Minimización del desperdicio
�Trazabilidad, dosis unitarias …
�Minimización del desperdicio
�Trazabilidad, dosis unitarias …

ASHP Technical Assistance Bulletin on Assessing Cost-Containment Strategies for Pharmacies in 

Organized Health-Care Settings. Am. J. Hosp. Pharm.1992

Trabajo multidisciplinario!



CASO PALIVIZUMAB

MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

2005: Pedido de Neonatología de incorporación al vademécum del palivizumab 

(Ac monoclonal para prevención de infección por VSR en prematuros)

�
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� Costo unitario $3000/ampolla

� Nº pacientes 24 anuales

� Costo total $210.000/año

Comité de Drogas, Medicamentos y Fármacovigilancia � Comité de ETS

ANALISIS DE COSTO-EFECTIVIDAD COSTO
BENEFICIOS

Alto costo – Prevalencia media



MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

COSTO - EFECTIVIDAD

CASO PALIVIZUMAB

COORDINACIÓN DE UNIDAD DE EVALUACIÓN DE TECNOLOGÍA SANITARIA HOSPITAL GARRAHAN

EFICIENCIA: mayor beneficio al menor costo posible

COSTO BENEFICIO

Las drogas huérfanas de alto costo no suelen ser costo-efectivas…

Entonces nunca se incorporarían…?



CASO PALIVIZUMAB

MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

BENEFICIOSBENEFICIOSBENEFICIOSBENEFICIOS BENEFICIOSBENEFICIOSBENEFICIOSBENEFICIOS

ANALISIS DE COSTO-EFECTIVIDAD

COSTOSCOSTOS

PREVENCIONPREVENCION

COSTOSCOSTOS

PREVENCIONPREVENCION

BENEFICIOSBENEFICIOS

PREVENCIONPREVENCION

BENEFICIOSBENEFICIOS

PREVENCIONPREVENCION

BENEFICIOSBENEFICIOS

NO PREVENCIONNO PREVENCION

BENEFICIOSBENEFICIOS

NO PREVENCIONNO PREVENCION

COSTOSCOSTOS

NO PREVENCIONNO PREVENCION

COSTOSCOSTOS

NO PREVENCIONNO PREVENCION
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Índice de Costo-Efectividad Incremental 



MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

CASO PALIVIZUMAB

ANALISIS DE COSTO-EFECTIVIDAD

SIN PREVENCIÓN CON PREVENCIÓN

EFICACIA (N° internaciones anuales) 6 3

COSTOS ($) 72.000 250.000

ICEI = ∆ C o s t o = $58.000 por internación evitada
∆ Efectividad



MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

ESTRATEGIA: Uso restringido a pacientes de alto riesgo

2006: Prevención con palivizumab restringida a grupo de alto riesgo de VSR (+costo-efectiva)

CASO PALIVIZUMAB

ANALISIS DE COSTO-EFECTIVIDAD
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� Con esta estrategia restringida:

�↓ gasto (< pacientes)

�↑efectividad (> impacto)

�↑costo-efectividad (< costo por caso evitado)

� Resultados de la aplicación de esta estrategia en 2006:

� Tasa de internación ↓58% - sin UCI – sin mortalidad

� Impacto presupuestario: $120.000



200000000

250000000

Gasto en medicamentos Hospital Garrahan 2018
Gasto por medicamento
Gasto acumulado

Gasto total: 

334 millones

CASO GAMMAGLOBUMINA

MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO
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Gamma: 16% 

del gasto total!

Biológicos: 30% 

del gasto total! Priorización!



MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

CASO GAMMAGLOBULINA
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MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

CASO GAMMAGLOBULINA

COORDINACIÓN DE UNIDAD DE EVALUACIÓN DE TECNOLOGÍA SANITARIA HOSPITAL GARRAHAN

2006 2019

Nueva

Evidencia
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CASO NUSINERSEN

MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

Atrofia Muscular Espinal (AME) � enfermedad genética neuromuscular progresiva (1/10.000)

Baja prevalencia (300 pacientes en Argentina, 200 niños en seguimiento Htal. Garrahan)

Déficit de producción proteína SMN (“survival motor neuron”) por gen SMN1 (cromosoma 5q)

Nusinersen (SPINRAZA®)� droga huérfana: estimula al gen SMN2 a producir proteína SMN 

Vía intratecal (punción lumbar): 4 dosis carga + mantenimiento cada 4 meses de por vida 
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Alta complejidad � Alto costo



4 tipos de AME según N° de copias de gen SMN2 

Estudios de investigación diseñados por tipo de AME

MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

CASO NUSINERSEN 



Baja prevalencia de enfermedad � Alto costo

MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

CASO NUSINERSEN 

ENDEAR

NURTURE

CHERISHSHINE
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MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

CASO NUSINERSEN 
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Evidencia de Eficacia

Calidad de evidencia

Grado de beneficio

Tiempo de seguimiento

Subgrupos



SÍNTESIS ENTRE ESTUDIOS

> respuesta a < edad (> respuesta a < edad (ttotto. precoz). precoz)> respuesta a < edad (> respuesta a < edad (ttotto. precoz). precoz)

MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

CASO NUSINERSEN 

RESPUESTA MOTORA

(SCORE HINE)
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Faltan datos a largo plazo (>1 año)Faltan datos a largo plazo (>1 año)Faltan datos a largo plazo (>1 año)Faltan datos a largo plazo (>1 año)



MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

CASO NUSINERSEN 
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Evidencia de 
Eficacia

Respuesta: 50%

< respuesta en subgrupo 

con > edad al inicio de 

tratamiento (>3 meses) o 

con ventilación asistida



COSTO DE MEDICACIÓN ANUAL/PACIENTE: (excluye importación e internación)
1º año de tratamiento (6 dosis): U$S750.000 ($13.000.000) U$S 125.000 por dosis
2º año de tratamiento (3 dosis): U$S350.000 ($6.000.000)

10% del gasto anual en medicamentos 

MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

CASO NUSINERSEN 

Análisis de Impacto Presupuestario

IMPACTO PRESUPUESTARIO ANUAL ESTIMADO (1º año): 
70 pacientes elegibles estimados anuales (25 nuevos casos diagnosticados en 2016)
Costo total anual por paciente: $13.008.688 (medicación + internación en HDC)
Impacto presupuestario anual: 

$910.608.160

10% del gasto anual en medicamentos 
Farmacia HG (2017: $130.000.000)

7 veces presupuesto anual medicamentos Farmacia HG
18.28% del presupuesto anual total HG (2017: $4.982.630.000)
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RECOMENDACIÓN: 
Elevar al nivel central (MSN) para decisión de cobertura y financiamiento (política de salud)
Negociación de precios o riesgo compartido + programa de acceso controlado  y estandarizado



MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

CASO NUSINERSEN 

“Los altos precios  

actuales de drogas 

para enfermedades 

raras van a ser 

imposibles de imposibles de 

soportar por 

cualquier sistema 

de salud. 

Se necesita una 

estrategia global y 

cohesiva.”      

The Lancet 

Neurology

October 2017



• Alto costo – Baja prevalencia (drogas huérfanas): Evaluar evidencia de eficacia � Analizar 
indicaciones y grupos pasibles de tratamiento � Estimar impacto presupuestario � Negociar 

MEDICAMENTOS DE ALTO COSTO

ESTRATEGIAS DE ABORDAJE

ANTES DE ROMPER EL CHANCHITO …

indicaciones y grupos pasibles de tratamiento � Estimar impacto presupuestario � Negociar 
precio (o riesgo compartido) y/o uso bajo protocolo de investigación � Re-evaluación periódica 
para continuación o desinversión.

• Alto costo – Prevalencia media: Evaluar evidencia de eficacia � Estimar costo-efectividad e 
impacto presupuestario � Revisar indicaciones � Priorizar uso en grupos de alto riesgo.

• Alto costo – Alta prevalencia: Evaluar evidencia de eficacia y alternativas terapéuticas �
Elaborar Guías de práctica clínica � Monitorear utilización y adherencia a las recomendaciones 
de uso � Actualizar periódicamente según nueva evidencia.

COORDINACIÓN DE UNIDAD DE EVALUACIÓN DE TECNOLOGÍA SANITARIA HOSPITAL GARRAHAN

Dra. Graciela Demirdjian

gdemir@intramed.net


