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Generalidades de la enfermedad
de Gaucher tipo | y Fabry

Enfermedades Huérfanas (5-7.5 casos por
10,000 habitantes)

Origen geneético

Deficiencias enzimas causa acumulo de
sustancias celulares que danan los tejidos

erapia de remplazo enzimatico (TRE):
— Cerezyme $USD 7-14,000 adulto

— Fabrazyme $USD 14,000 adulto

— Productores monopolicos




Historia natural Gaucher tipo | (EG)

e Edad de inicio, curso clinico y severidad muy
variable

* Manifestaciones clinicas principales:

— crecimiento de higado y bazo (hepato y
esplenomegalia)

— decremento en los globulos rojos y plaguetas
(anemia y trombocitopenia)

— deterioro 0seo (retardo en el crecimiento, dolor y
fracturas)

e Importante impacto en la calidad de vida, se
desconoce impacto en la mortalidad




Historia natural Fabry (EF)

e Edad de Inicio temprano
« Afecta principalmente a hombres

 Manifestaciones clinicas principales:
— Dolores en las extremidades (acroparestesias)
— Dolor abdominal y diarrea
— Compromiso renal (falla a los 55 anos)
— Compromiso cardiaco (arritmias y falla cardiaca)
— Compromiso neurologico (derrames)

 Gran impacto en la calidad de vida, y sobrevida




Evidencia de efectividad
Recomendaria TRE?

Criterio Gaucher | Fabry
Calidad de la evidencia _ _
(confiabilidad del efecto)

Importancia clinica del los + _
desenlaces

Tamano del efecto +- _
Precision del efecto _ _
Riesgos +- +-
Costos

Fortaleza de la recomendacion (GRADE): DEBIL
No es claro que la TRE genere mas beneficios que danos

y



Costo efectividad de la TRE

e Costo incremental (Cl): el costo para
ganar un ano de vida ajustado por calidad
(AVAC) adicional

e En Europa si es mayor a £30.000 (42
millones de pesos) no es C/E

e RCI Gaucher: £391.000
 RCI Fabry: £252.000




Estudio de carga econOmica de la

enfermedad

Objetivo:Cuantificar los costos de la EG tipo | y
la EF desde la perspectiva social

Costos médicos (monitoreo, terapia, manejo
clinico)

Costos por productividad perdida
(discapacidad,mortalidad prematura)

Modelo enfermedades cronicas
— cohorte de pacientes

— estados de salud

— probabilidades de transicion

— costo generado por cada estado




Estudio de carga econOmica de la
enfermedad

Modelo de simulacidon de enfermedades
cronicas

e Cohorte dindmica de pacientes que se
siguen 15 anos, cony sin TRE
Gaucher =84 pacientes, Fabry =24
 Presentan las manifestaciones clinicas o

permanecen asintomaticos de acuerdo a
probabilidades definidas

e Cada estado de salud genera costos
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Fuentes de informacion

 Demografia y caracteristicas de los pacientes:
— Registro Internacional Gaucher y Fabry
— Registro ACOPEL
— ENDS 2005
— Censo 2005
— Datos laborales y empleo GEIH 2006, DANE
— Encuesta Nacional Salud EU (discapacidad por enfermedad)

« Epidemiologia, historia natural, manejo de eventos
clinicos, TRE
— 2 Revisiones sistematicas de la literatura UK 1966-2004
— Busqueda complementaria 2004-2007
— Consulta expertos

e (Costos
— Datos administrativos Susalud




RESULTADOS




Costo total de la cohorte 2008-2022 para
diferentes escenarios de dosificacion y numero de
pacientes
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Costo total por paciente y para toda la cohorte afno
Costo Costo
Enfermedad |Promedio por |promedio
paciente ano |toda la
cohorte ano
Gaucher tipo | | 260-330 22-33 mil
millones millones
Fabry 224 millones |6 mil millones

2008




Costos de la TRE para EG tipo |
expresados en UPCs del ano 2008

Esenario lla,
|deal, dosisreduada, inadenca ‘baja”

Vilnesg | Efuivalente | Equivalente

Reitadosdemdo | #Beneficarios | O oo | MO
RC RS

Gosto total TRE $581.000
2008-2022 129 1349.631 | 2397.161
Costo total $22 780
TRE cohorte 2008 75 52911 93.989
Costo total TRE $306
por paciente 2008 1 11 1.264

EEEEEEEEEEEE



Composicion del costo, Gaucher

071

W Costes por monitoreo
W Costos por aventos clinlcos

® Costos por discapacidad

Los pacientes reciben Inicialmente:
B Costos por oo, enzimatico doste !hﬁﬁ 030U/kgcadan
semanas

los pacientes de.aﬁq:rimmmmm
' “condicion

Proporcion de costos— Enfermedad de Gaucher




Costos de la TRE para EF expresados en
UPCs del ano 2008

Escenario I, Fabrazyme prevalenda alta e
Milonesg | Eduvalente | Equivalente |
#Benefidarios | O e enUPGs | 4p
Resultados de cogo RC RS
Costo total TRE $182.620 3
2008-2022 37 424.211 753477
Costo total TRE $5.554
cohorte 2008 16 12901 22.914
Costo total TREpor $342
paciente 2008 1 796 1414




Costos de la TRE para EG tipo | y EF como
porcentaje del total presupuestado para el
rubro “Apoyo otros eventos y fallos de tutela”
FOSYGA, 2008

Gaudher Faly
Resuitacosoe 0ogo fenarolla | Exenarollln | Esenarioll | Esenano IV
Costo total TRE2008-2022 o7 2% 123,0% 21.1% 19.40%
Costototal promedlio TREcohorte
208 2.T% 3% (,7% (,7%

El total presupuestado para el rubro “Apoyo otros
eventos y fallos de tutela” para el afno 2008 es
$864.233.477.564




Limitaciones

e POBRE CALIDAD de la informacion!!!
— Efectividad

— Registros de pacientes (propiedad de la
iIndustria farmaceéutica...)

— Discapacidad

* No se incluyen costos del diagnostico

e Datos de costos clinicos de una sola
fuente




Para debatir....

Se estan asignando recursos publicos de la
salud para financiar intervenciones cuyos
beneficios son cuestionables

‘Restringir la financiacion publica del tratamiento
Implica que los pacientes con estas
enfermedades raras no seran tratados.

El costo de oportunidad de tratar a estos
pacientes es negar tratamientos costo efectivos
a un numero mayor de pacientes con otras
natologias.

Esta contraposicion suscita problemas de
equidad y lo que la sociedad considera justo.




Colombia vs otros en dosis/kg
(% de pacientes)

DOSIS | Colombia | America Mundo UK Israel | Brazil

UI/KG Lat
15-45 |7 14 25 75 80 25
45-90 |29 52 14 25 12 50

90-150 | 63 33 61 - 8 25




REGULACION
Brazil paso de tener a casi 80% de sus pacientes
con dosis entre 92-140 Ulkg/mes a 75%
con dosis entre 30-60 Ulkg/mes
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Fig &. The effect of regulating enzyvme replacement therapy on inital doses in various countries. (A) The United Kingdom (couriesy Prol Timothy Cox
(B Israel focurtesy Prod. Ari Zimrank (C) R Grands Do Sol, Braxil before standards for therapy wers sstablished { courtesy Prof Pau ke Ficon, Tda Sch

wariz and Barbara Krog (C4 Rio Grande Do Sol . Brazl afver standands I'-:-r:l:-rrnl:-:.l were established | couriesy Prol. Paulo Picon [da Scheariz and Bai
bara Korug). By comparison, the available data [34) suggest tthat in the USA the great majority of patients receive more than 100 LVkg per month.
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Alternativas de politica

 Manejo centralizado de la TRE
— Comité técnico
— Guias de manejo clinico-quien recibe, que
dosis
— Centros de excelencia-continuidad, monitoreo
— Exigir calidad registros




Alternativas de politica

 Fondos especiales

* “No results, no pay”; Reino Unido
esclerosis multiple




