CEI N° 40 ENCARGADA DE FISCALIZAR LOS ACTOS DEL GOBIERNO
RELACIONADOS CON EL FUNCIONAMIENTO DEL SISTEMA DE PROTECCION
FINANCIERA PARA EL DIAGNOSTICO Y TRATAMIENTO DE ENFERMEDADES

DE ALTO COSTO Y LA INCORPORACION DE NUEVAS COBERTURAS EN ESTE.
(CEI 40)

PERIODO LEGISLATIVO 2022- 2026
3712 LEGISLATURA
SESION ORDINARIA N°4
CELEBRADA EL DIA LUNES 22 DE ENERO DE 2024, DE 12:30 A 14:20 HORAS.

SUMA

1. Continu6 su cometido y dio
cumplimiento a lo encomendado en su
mandato.

ASISTENCIA

Asistieron de manera presencial los diputados y diputadas
Ménica Arce, Danisa Astudillo, Félix Gonzalez, Marta Gonzalez, Tomas Lagomarsino,
Enrique Lee, Carla Morales y Consuelo Veloso.

Como invitados, en representacion de Biogen Chile, el sefior
Juan Pedro Corona Tejeda y de manera telematica desde Buenos Aires, el sefior
Alejandro Bagliano, Director Médico y vocero formal; el Lic. Ramiro Lopez, Director de
Unidad de Enfermedades Neurodegenerativas; el Lic. Claudio Covini, Director de
Acceso y; el doctor Joaquin Pedré, Gerente de Value & Access; la Directora Médica
del Laboratorio Roche, sefiora Fiorella Santos junto al sefior Nicolas Amenabar; en
representacion de la Camara de Innovacion Farmacéutica, la sefiora Mariela Formas.
Ademas, participaron en calidad de oyentes las sefioras Lunna Martinez y Eugenia
Silva y el sefior César Morales.

Actué como secretario abogado (S) el sefior Ignacio Vasquez
Mella.

CUENTA

Se han recibido los siguientes documentos:

1.- Excusa de Novartis Chile, por no ser posible su participacion
por compromisos agendados previamente. Sin embargo, conscientes del valor de la
transparencia, remite informacion detallada sobre cada uno de los temas requeridos
en la invitacion cursada.

2.- Comunicacion de la Presidenta de Fame Chile, mediante la

cual solicita audiencia para dejar a disposicion la experiencia que tiene su asociacion



de pacientes respecto de los tratamientos que abordan la Atrofia Muscular Espinal
(AME), considerando los tipos I, II, Il y IV.

ORDEN DEL DIA

El Director Médico y vocero formal Biogen Chile (Spinraza), doctor
Alejandro Bagliano expuso en base a una presentacién® que dejé a disposicién de la
Comision.

En primer término, sefialé que la neurociencia es la proxima frontera, toda
vez que es la primera causa de discapacidad en el mundo y la segunda causa de
muerte en el planeta.

Explicé que existen tres terapias para tratar la Atrofia Muscular Espinal
(AME), Nusinersen (Intratecal especifico que actia a nivel de la motoneurona),
Risdiplam (Via oral) y Onasemnogene abeparvovec-xioi (Terapia génica con Unica
dosis; vector viral), donde todos los mecanismos de accion buscan el mismo objetivo,
es decir, detener la progresion de la enfermedad al aumentar la produccion de la
proteina SMN funcional en el paciente.

Hizo presente que la AME es una enfermedad crénica degenerativa que no
tiene cura, que genera una disfuncion motora que impacta en el desarrollo normal de
una persona; capacidad de desplazarse y/o moverse; insercion laboral; independencia;
carga de trabajo de familiares; salud general y el funcionamiento de otros sistemas
ademas del motor.

Dejo en claro que todos los tratamientos frenan la degeneracién y pérdida
de neuronas por falta de proteina SMN, pero para cuando los sintomas son
detectables, la cantidad de neuronas perdidas ya es significativa, donde 40% de los
pacientes (18 de 46) requirieron tratamiento SMN2 adicional luego de recibir terapia
génica por estabilizacion o lentitud en la adquisicion de los hitos.

Afirmo que a la fecha, no existe evidencia comparativa directa y sélida que
permita sostener que un tratamiento para AME sea superior en términos de eficacia a
otro, lo que no quiere decir que los tres sean iguales, sin embargo, existen solo dos
estudios con comparaciones indirectas de los farmacos.

Hizo presente que Nusinersen posee un programa de desarrollo clinico
robusto segun estandar grade y, cuenta con la mayor cantidad histérica de pacientes
a nivel mundial y Real World Evidence que respalda los resultados clinicos con la
mayor calidad posible.

Manifesté que la eficacia y la seguridad de Spinraza estan comprobadas
por el mayor conjunto de estudios clinicos de alta calidad y sustentadas por evidencia
de la vida real, donde las comparaciones indirectas realizadas entre terapias para AME

no son metodolégicamente confiables.

! https://www.camara.cl/legislacion/comisiones/documentos.aspx?prmiD=4181 (Sesion 4)
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Asimismo, explico que los pacientes AME prefieren eficacia por sobre
comodidad de administracion, por tanto, consideré que Spinraza es una excelente
alternativa terapéutica en pacientes candidatos de todas las edades y para todos los
tipos de AME que puedan beneficiarse de la terapia, agregando que la indicacién de
cualquier tratamiento para la AME debe basarse en el criterio clinico de un profesional
médico, especialista en enfermedades neuromusculares.

El Director de Unidad de Enfermedades Neurodegenerativas,
licenciado Ramiro Loépez continué la presentacion, sefialando que Biogen ha
demostrado un compromiso constante y trabajo conjunto con las autoridades y la
comunidad de AME desde 2017, con el objetivo de que todos los pacientes de todos
los tipos y edades de AME pueden ser tratados en Chile.

El diputado Lagomarsino pregunt6é cuantos pacientes en Chile reciben
Nusinersen, precisando cuantos lo reciben por indicacion médica o por orden judicial.

Asimismo, reflexiond sobre los eventuales rechazd de otros tratamiento
disponibles por posibles conflictos de interés, toda vez que la comision experta que
evalla la entrega del medicamento Zolgensma, estaria compuesta por un médico que
habria participado del estudio clinico de Spinraza, lo que podria haber incidido a la hora
de indicar o aprobar el medicamento, por tanto, consulté si conocen de algun conflicto
de interés que se pudo generar o suscitar.

El Director de Unidad de Enfermedades Neurodegenerativas,
licenciado Ramiro Lépez respecto de la cantidad de pacientes, afirmé que no tiene
un método para tener esa informacion.

El Director Médico y vocero formal Biogen Chile (Spinraza), doctor
Alejandro Bagliano en cuanto al estudio clinico, aclaré que no existe ningun tipo de
influencia en el tratamiento o eventual conflicto de interés con respecto de alguna
agrupaciéon de pacientes o médicos y, tampoco, tienen conocimiento de un eventual
conflicto de interés que se pudiere generar.

Asimismo, esbozd que dentro del estudio no se cobra, ya que esta
considerado producto de la investigacion, en consecuencia, no es producto comercial.

El diputado Gonzalez consulté si los médicos que prescriben el farmaco
reciben de ustedes algun beneficio de cualquier especie.

En representacion de Biogen Chile (Spinraza), sefior Juan Pedro
Corona Tejeda afirmd que respetan el criterio clinico y no tienen ningun tipo de
influencia o estimulo para la prescripcion.

La diputada Arce opin6 que parece extrafio y contradictorio que sean los
responsables de los laboratorios quienes sefialen que no existen conflictos de interés.
Informé que en el caso particular del menor Lucas Morales, cuando los papas
preguntaron si se le podia entregar la receta de Zolgensma, el medico dijo que no podia

entregarlo porque trabajaba para el laboratorio Biogen que proporciona Spinraza.



El Director Médico y vocero formal Biogen Chile (Spinraza), doctor
Alejandro Bagliano sostuvo que los protocolos indican que la decision es del
investigador principal y el sponsor no tiene nada que hacer. En otras palabras, el
medico se tiene que basar en el criterio clinico profesional para dichos efectos,

agregando que los pacientes y cuidadores pueden retirarse del protocolo.

El Director de Acceso del Laboratorio Roche, sefior Nicolas Amenébar
afirmo6 que es muy importante estar presente en la Comision y resolver la situacién de
los pacientes que padecen de AME en Chile, buscando soluciones en conjunto para
ello.

La Directora Médica del Laboratorio Roche, por Risdiplam (Evrysdi),
sefiora Fiorella Santos expuso en base a una presentacion? que dejé a disposicion
de la Comision.

En términos generales, sefalé que la AME es una enfermedad genética
neuromuscular autosémica recesiva, progresiva debilitante, causada por una mutacién
de la neurona motora de supervivencia 1 (SMN1), que conduce a una deficiencia de la
proteina SMN, agregando que tipicamente es diagnosticada en la infancia, siendo la
principal causa genética de muerte en los bebés.

Explicd que el cuerpo tiene dos genes muy similares que producen la
proteina SMN, la SMN1 que produce toda la proteina SMN que necesitamos para el
control y movimiento del masculo y la SMN2 que sélo produce alrededor del 10% de la
proteina SMN que necesitamos para que los musculos funcionen. En individuos sanos
el gen SMN1 es capaz de producir suficiente proteina para que el cuerpo funcione
normalmente, pero en individuos con AME debido a la mutacion de la SMN1, cuentan
solo con en el "respaldo” del gen SMN2, que produce insuficiente cantidades de
proteina SMN funcional.

Hizo presente que Risdiplam es la primera molécula pequefia modificadora
de empalme de la neurona motora de superviviencia-2 aprobada como farmaco modelo
para futuros medicamentos transformadoresl, es decir, el farmaco promueve la
inclusion del exon 7, para que se incremente la produccion de la proteina SMN
funcional.

Explicé que es el primer y Unico tratamiento domiciliario para AME, toda
vez que se administra en forma oral, donde la dosis se calcula en base al peso y edad
de cada paciente, precisando que el costo anual del medicamento para un paciente de
7 kg es de $64.352.043 (9 viales/afio).

Acoto que Risdiplam, esta aprobado por el Instituto de Salud Publica desde
el 7 de octubre de 2020 para el tratamiento de la Atrofia Muscular Espinal y se

encuentra aprobado en 104 paises.

2 https://www.camara.cl/legislacion/comisiones/documentos.aspx?prmiD=4181 (Sesion 4)
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Por otro lado, hizo alusién al amplio espectro fenotipico de la enfermedad
y al programa clinico de Risdiplam que abarca varios grupos de edad y tipos de AME,
sin embargo afirmo6 que no tuvieron ningun tipo de estudio en Chile.

Por dltimo, manifesté que el Estado ha gestionado la compra del
medicamento para garantizar el tratamiento con Risdiplam a aproximadamente 20
pacientes, donde el laboratorio Roche ha presentado formalmente propuestas al
Ministerio de Salud, con el objetivo de poder aumentar el acceso de pacientes que
necesitan medicamentos para la AME.

Finalmente, se refirié a los criterios del programa de uso compasivo en
Roche, donde se provisiona el medicamento no aprobado a pacientes individuales sin
opciones de otras terapias fuera de un estudio clinico. Hizo presente que este

programa tiene fines humanitarios y tiene un procedimiento establecido a nivel global.

El diputado Lee declar6 que Chile no tiene capacidad para realizar
estudios clinicos y generalmente el ISP lo solicita a entidades internacionales.

Estimé prudente conocer cuél es el medicamento mas efectivo para el
tratamiento del AME, en términos generales.

El diputado Lagomarsino reflexioné cémo se avanza en medicamentos
con alto costo que a la vez tensionan los sistemas de salud.

El diputado Gonzéalez pregunt6 si los médicos que prescriben algun tipo
de farmaco reciben algun beneficio.

La diputada Marta Gonzalez sefial6 que los valores de los medicamentos
son altisimos y se generan dudas o preguntas de por qué existen farmacos que llegan
a precios tan elevados, teniendo en consideracién el avance de la ciencia que ha
permitido trabajar en salud y curar enfermedades. Lo anterior, porque muchas veces
existen medicamentos pero las familias no pueden solventarlos de ninguna manera.

Declar6 que se deben realizar esfuerzos internacionales para poder
financiar esta clase de medicamentos.

El diputado Lagomarsino preguntd si existe algun tipo de conflicto de
interés que el laboratorio pueda trasparentar en relacién con alguno de los integrantes

de la comision experta del Ministerio de Salud.

La Directora Médica del Laboratorio Roche, por Risdiplam (Evrysdi),
sefiora Fiorella Santos respecto al tema de la complejidad de estudios con
enfermedades graves y raras, aclar6 que el estudio no se hace con un placebo,
justamente por cuestiones éticas, entonces se toman pacientes con su historia natural,
con el objeto de comparar los resultados.

Afirmé que los datos son super objetivos y claros en el sentido de la
diferencia y lo que se ve en la historia natural de los nifios sin terapia y con terapia.

Por otro lado, declaré que no existe ningun conflicto de interés o beneficio

a los médicos tratantes.



El Director de Acceso del Laboratorio Roche, sefior Nicolas Amenabar
comentd que respecto de los acuerdos de riesgo compartido, se tuvo una ultima
reunion con el Ministerio de Salud el 12 diciembre de 2022, donde se presentd un
mecanismo de riesgo compartido basado en resultados clinicos para poder tratar
pacientes con Risdiplam en Chile, donde solo se paga el tratamiento en su totalidad si
los resultados clinicos lo avalan y en caso de no ser asi, se devuelve un alto porcentaje
del costo. Agreg6 que desde el 12 septiembre 2023 no han tenido mas conversaciones
al respecto, sin perjuicio, esperan que la propuesta sea analizada por el Minsal para
su implantacién.

Respecto a si el tratamiento fue postulado a la Ley Ricarte Soto, indicé que

estaria en proceso de evaluacion.

En representacion de la Camara de Innovacion Farmacéutica, sefiora
Mariela Formas expuso en base a una presentacion® que dej6é a disposicion de la
Comision.

Indicéd que representan a 24 laboratorios farmacéuticas, donde Roche y
Biogen no son parte, siendo que anteriormente lo fueron.

En cuanto a la experiencia internacional en el financiamiento de
enfermedades de alto costo, menciono tres casos.

1. Unién Europea: Se utilizan opciones de reembolso flexibles incluyendo
reembolsos retroactivos con pagos basados en resultados.

2. Espafia: Financiamiento publico por ley mediante un modelo mixto de
pago por resultados y pago por volumen.

3. Argentina: Implementa un modelo de "riesgo compartido" donde el
Estado paga el 20% del costo inicialmente y luego hace pagos adicionales
dependiendo de la evolucién del paciente.

Explicd que los acuerdos de riesgo compartido (ARC), son un mecanismo
de pago entre un productor y un pagador que reembolsa una tecnologia sanitaria bajo
ciertas condiciones preestablecidas, que permiten ampliar la cobertura de nuevos
medicamentos al aumentar eficiencia del gasto en salud y disminuir el impacto
presupuestario. Ademas, limitan la incertidumbre financiera y permiten lograr el nivel
deseado de costo efectividad, por tanto, en la actualidad los ARC se utilizan en al
menos dos tercios de los paises de la OCDE, impactando positivamente en el ahorro
del gasto publico.

Respecto al estado del fondo de financiamiento de la Ley Ricarte Soto,
afirmo que estaria acotado al 2027, donde no se pueden seguir incorporando terapias
y nuevas tecnologias

Por otro lado, hizo alusion a la baja cobertura de nuevos medicamentos

gue tiene Chile, siendo el pais mas rico de la Latinoamérica, donde ademas, tiene los

3 https://www.camara.cl/legislacion/comisiones/documentos.aspx?prmiD=4181 (Sesion 4)
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tiempos mas prolongados desde el registro hasta obtener cobertura en relacién con
todos los paises analizados en la region.

Por ultimo, declar6 que se requieren de ciertas condiciones habilitantes
para la implementacion de modelos y herramientas de financiamiento de las
enfermedades de muy alto costo, generando una institucionalidad a cargo de la
implementacidén y monitoreo de los acuerdos; disefio e implementacién de protocolos
para llevar a cabo los acuerdos de riesgo compartido; disefio de protocolos
transparentes y claros en todo el proceso y avanzar en registros; protocolos de
evaluacién de tecnologias sanitarias con criterios diferenciados para enfermedades
raras e instancia de negociacién institucional definida en protocolos.

Finalmente, estimé relevante reforzar la institucionalidad, con el objeto de
elevar los estandares de transparencia, buenas practicas y aportar a la politica publica

innovaciones que lleguen a las personas que lo necesiten.

El diputado Lee pregunté como se hace el acuerdo de riesgo compartido
en el caso de Zolgensma donde es solo una sola dosis.

El diputado Lagomarsino valoré la iniciativa de la transparencia de la
Camara Innovacion Farmacéutica, con el objeto de transparentar los eventuales
conflictos de interés que tienen algunos laboratorios con médicos y agrupaciones
diversas.

En representacion de la Camara de Innovacién Farmacéutica, sefiora
Mariela Formas aclaré que este tipo de acuerdos de riesgo compartido en terapias de
monoterapias si se hacen basadas en resultados y eso lo han hecho varios paises de
Europa.

Respecto a los avances de las propuestas de acuerdos de riesgo
compartido que se hayan realizado por parte de laboratorios al Estado, aclaré que son
negociaciones comerciales donde los gremios no pueden, ni siquiera, conocer estas
materias por ley, sin embargo, en el marco institucional han visto avances sustantivos,
especialmente en el presupuesto que rige para el 2024, toda vez que se aprobo la
incorporacion en el Ministerio de Salud de dos personas que estaran a cargo del

disefio, control y seguimiento institucional de los ARC.

La diputada Morales solicité invitar en audiencia a la Corporacién de
Padres de nifios con Distrofia Muscular de Duchenne

La diputada Arce comentd que los laboratorios no estdn obligados
legalmente a responder ciertas materias, por tanto, hizo un llamado a responder
algunas interrogantes de buena fe.

1. Si han donado o no dosis de farmacos a Chile. En caso de ser afirmativo,
si sean realizado seguimientos de dichos casos y cuales son los resultados.

2. Transparentar en forma voluntaria si existe alguna vinculacién con

neurodlogos chilenos y, si es asi, sefialar el tipo de contrato o incentivos existentes,



teniendo en cuenta que dichos especialistas son los Unicos que pueden diagnosticar
y recetar los tratamientos para los menores con Atrofia Muscular Espinal.

Cabe hacer presente que no se despacharon oficios al respecto por ser
una entidad particular que no tiene la obligaciébn de responder, sin embargo, los
representantes de las farmacéuticas tomaron nota de las interrogantes.

A mayor abundamiento, el Director de Acceso del Laboratorio Roche, sefior
Nicolds Amenabar, expresé que transparentara toda la informacién que poseen al
respecto, anticipando que no tienen conflictos de interés y no otorgar ningan estimulo

o incentivo a los médicos tratantes.

ACUERDOS

Se adoptaron los siguientes acuerdos:

1. Oficiar a la Ministra de Salud, para que informe sobre la
situacion que afecta al menor que se individualiza en documento adjunto, quien fue
diagnosticado con Atrofia Muscular Espinal Tipo 1 e ingresado a los seis meses al
protocolo del Ministerio de Salud para adquirir el tratamiento de Zolgensma; sin
embargo, a la fecha no existe pronunciamiento por parte de la autoridad.

Al respecto, sefale las medidas que se estan adoptando para
solucionar la problematica, teniendo en consideracion que solo le quedarian dos
meses para sobrepasar la edad limite establecida. (Solicitud diputada Arce)

2. Acordé recibir en audiencia para una préxima sesion por
definir, a la Presidenta de Fame Chile, para que expongan sobre su experiencia en
pacientes respecto de los tratamientos que abordan la Atrofia Muscular Espinal (AME),

considerando los tipos I, II, Il y IV. (Solicitud diputado Lagomarsino)

El debate suscitado en esta sesién queda archivado en un
registro de audio a disposicion de las sefioras y de los sefiores diputados de
conformidad a lo dispuesto en el articulo 256 del Reglamento de la Camara de
Diputados.

Habiendo cumplido con su objeto, la sesion se levanta a las
14:20 horas.

IGNACIO SEBASTIAN VASQUEZ MELLA
Secretario abogado (S) de la Comisién



COMISION ESPECIAL INVESTIGADORA ENCARGADA DE
FISCALIZAR LOS ACTOS DEL GOBIERNO RELACIONADOS CON EL
FUNCIONAMIENTO DEL SISTEMA DE PROTECCION FINANCIERA PARA
EL DIAGNOSTICO Y TRATAMIENTO DE ENFERMEDADES DE ALTO
COSTO Y LA INCORPORACION DE NUEVAS COBERTURAS EN ESTE

SESION EN FORMATO MIXTO:

(Presencial y via telematica)

Sesidén 42, celebrada en lunes 22 de enero de 2024,

de 12:30 a 14:21 horas.

Preside el diputado sefior Tomds Lagomarsino.

Asisten las diputadas sefioras Mobébnica Arce, Danisa
Astudillo, Marta Gonzéalez, Carla Morales vy Consuelo
Veloso, y los diputados sefiocres Félix Gonzalez y Enrique
Lee.

Concurren, como invitados, el representante de Biogen
Chile, sefior Juan Pedro Corona Tejeda; el director médico
de Biogen, sefior Alejandro Bagliano; el director de la
Unidad de Enfermedades Neurodegenerativas, licenciado
Ramiro Lépez; el director de Acceso, licenciado Claudio
Covini; el gerente de Value & Access, doctor Joaquin
Pedré; la directora médica del Laboratorio Roche, sefiora
Fiorella Santos, acompafiada del sefior Nicolads Amendbar;
la representante de la Camara de Innovacién Farmacéutica,
sefiora Mariela Formas, y en calidad de oyentes las sefioras

Lunna Martinez y Eugenia Silva, y el sefilor César Morales.

TEXTO DEL DEBATE
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-Los puntos suspensivos entre corchetes [...]
corresponden a interrupciones en la transmisidn
telemdtica.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- En el nombre de Dios

y de la Patria, se abre la sesidn.

El sefior Secretario daréd lectura a la Cuenta.

-E]l sefior VASQUEZ (Secretario ayudante) da lectura a la

Cuenta.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente).- ¢Habria acuerdo
para invitar a la Fundacién de Atrofia Muscular Espinal
(Fame) ?

Acordado.

Antes de iniciar el Orden del Dia, comunico a 1los
sefiores diputados y sefioras diputadas que he remitido dos
correos. Un primer correo a todos los diputados vy
diputadas de la Cémara, a fin de abrir la posibilidad de
que puedan remitirnos invitaciones de agrupaciones de
pacientes con tratamiento de alto costo, gue puedan ser
recibidos en esta comisidn.

Hasta el momento, solo nos ha llegado informacidén del
diputado Félix Gonzéalez, pero quedamos atentos a ver qué
otras agrupaciones de pacientes se proponen, a fin de
invitarlos cuando tratemos esta materia vy abrir el
abanico, dado que el objeto de la comisidén son las
enfermedades de alto costo. Hemos partido con la atrofia
muscular espinal por la connotacidn piblica que ha tenido.

También envié un correo muy similar a la Federacidn
Chilena de Enfermedades Raras, a la Federacidén Chilena de
Enfermedades poco Frecuentes y a la Alianza Chilena de
Agrupaciones de Pacientes, para escucharlos en el espacio
que vamos a tener para este tipo de agrupaciones, que va
a ser iddébneamente en la siguiente sesidn, para entrar en
materia e invitar a las instituciones del Estado.

Hago presente gue para la sesidédn de acuerdos de riesgos

compartidos, vamos a invitar al director del Cenabast, a
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la directora de ChileCompra vy a la exdirectora de
ChileCompra, sefiora Tatiana Inostroza, para que nos puedan
ilustrar sobre el tema de acuerdos de riesgos compartidos.

Sin més que informar, les doy la bienvenida a nuestros
invitados: la gerente de Biogen Chile, sefiora Andrea da
Pieve; al director médico de Nusinersen, sefior Alejandro
Bagliano -via telemdtica desde Buenos Aires-; al seflor
Juan Pedro Corona Tejeda; al licenciado Ramiro Lébpez,
director de la Unidad de Enfermedades Neurodegenerativas,
y al licenciado Claudio Covini, director de Acceso.

Tiene la palabra el sefior Juan Pedro Corona Tejeda.

El sefior CORONA (representante de Biogen Chile) .- Saludo
al Presidente y a los integrantes de la comisién.

Quiero comunicarles las disculpas de nuestra ménager,
Andrea da Pieve, quien desafortunadamente por compromisos
no pudo asistir. Sin embargo, para atender esta
invitacién, quiero presentarles a las personas gue tanto
desde Buenos Aires como yo, localmente, estaremos
atendiendo esta sesidén. Me acompafia el director médico,
doctor Alejandro Bagliano; Ramiro Lépez y Claudio Covini.
Estaremos a sus 6rdenes para sus preguntas, posteriormente
a la presentacidén que nos dé Alejandro Bagliano.

Si no disponen de otra cosa y siendo respetuosos con el
tiempo, pido que le dé la palabra al doctor Alejandro
Bagliano, para gque nos haga su exposicidn.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- Tiene la palabra el
sefior Alejandro Bagliano.

El sefior BAGLIANO (director médico de Biogen) [via
telemdtical .- Sefior Presidente, agradezco a los
integrantes de la comisidén la invitacidn para participar.

Biogen es una compafiia tecnoldgica lider fundada en
1978, entre otros cientificos, por dos premios Nobel:
Walter Gilbert vy Phillip Sharp. Estd focalizada en
neurociencias y es pionera en desarrollo e innovacidén para
enfermedades complejas y devastadoras para la vida de los
pacientes.

Las enfermedades neuroldgicas representan la primera

causa de discapacidad y la segunda de muerte a nivel
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mundial. Estamos presentes con oficinas en 40 paises vy
nuestros productos estdn en mds de 80 paises. Contamos
ademds con multiples &reas de desarrollo de innovaciédn.

En estos diez minutos voy a hablarles sobre Nusinersen,
la molécula de Spinraza, pero también me gustaria abordar
algunos puntos en los que creemos que hay desinformacidn,
en base a los testimonios que se encuentran en el
documento que nos hicieron llegar.

Al dia de hoy existen tres terapias para tratar la
atrofia muscular espinal: Nusinersen, que es
oligonucledétido antisentido, un modificador del splicing
especifico para actuar a nivel del Exon 7, del gen SMN2,
y que se administra por via intratecal, esto es, la dosis
completa se vuelca al espacio donde se encuentran las
neuronas motoras afectadas; Risdiplam, gue es una molécula
quimica, modificadora también del splicing, en forma no
especifica y que se administra por via oral; por ultimo,
la terapia génica, gque consiste en la administracién
endovenosa de un vector viral modificado para incluir
copias del gen SMN en aquellas células gque hayan sido
infectadas en el paciente por parte de este vector.

El mecanismo en las tres terapias realiza la misma
accidén, que es aumentar la produccidédn y cantidad de
proteina SMN, funcional en el paciente.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente).- Doctor Bagliano,
gquiero expresar dque no todos los 1integrantes de 1la
comisidédn son del area de la Salud, por tanto, le pido que
pueda ser un poco menos técnico, para que puedan entender
la presentacidén los deméds integrantes de esta comisiédn.

El sefior BAGLIANO (director médico de Biogen) [via
telematical .- Muy bien, en resumen, tenemos una molécula
bioldégica, como es Nusinersen, que se pega especificamente
en un Aarea uUnica del ARN. El1 ARN son las moléculas gue
les permiten a las células producir las proteinas.

Risdiplam es una molécula quimica que también modifica
de forma no especifica, es decir, no se pega

especificamente solo en esa zona, pero produce un efecto
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en cuanto a los cortes del ARN para que se produzca mayor
proteina funcional.

Y en el caso de la terapia génica, hay una céapsula de
un virus, un vector viral, que es modificada y en donde
se le agrega lo que seria la cadena del gen SMN para que
esta sea 1implantada en 1las células que infecta este
vector, que pueden ser neuronas O no neuronas. Pero solo
aquellas que son infectadas van a producir esa proteina
SMN.

De manera que las tres producen el mismo efecto, cual
es aumentar la cantidad de proteina SMN, que genera la
enfermedad por disminucidén de esta proteina, en estos
tipos celulares, gue son las neuronas.

Podemos resumir, entonces, que la atrofia muscular
espinal es una enfermedad genética por falta del gen,
crbénica, progresiva y que lleva a la discapacidad y a la
muerte segtn la severidad. El tratamiento temprano de esta
patologia acerca la curva de desarrollo a la de una
persona normal. Esto es porque el tratamiento, una vez
instaurado, preserva las motoneuronas que, hasta ese
momento, tiene el paciente. Una neurona gue muere es una
neurona que no se recupera. Todos los pacientes,
independientemente de su tipo, tienen la misma enfermedad.

En la 1imagen siguiente se muestra que la atrofia
muscular espinal es una enfermedad que, consideramos, no
tiene cura. Todos los tratamientos frenan la degeneracidn
y la pérdida de neuronas por falta de proteina SMN, pero,
cuando los sintomas son detectables, la cantidad de
neuronas perdidas ya es significativa.

En un articulo cientifico publicado recientemente, se
observdé que el 79 por ciento de los pacientes con
sintomas, al momento de recibir terapia génica, necesitd
un segundo tratamiento, debido a una respuesta subdptima
del primero. También lo podemos expresar en este estudio
como el 40 por ciento del total de pacientes de la cohorte,
si incluimos aquellos pacientes asintomaticos al momento
de recibir la primera terapia. Esto pone en claro que,

por ahora, la enfermedad es incurable, pero tratable.
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Actualmente no existe evidencia comparativa directa vy
s6lida que permita aseverar que un tratamiento para
atrofia muscular espinal sea superior a otro en términos
de eficacia. No estoy queriendo decir que los tres sean
iguales. Existen publicados solo dos estudios con
comparaciones indirectas, es decir, gque no comparan
exactamente lo mismo, pero tienen deficiencias a nivel
matematico, estadistico y cientifico. Por lo tanto, su
nivel de calidad como evidencia no los hace aceptables
para la toma de decisiones médicas o sanitarias, segun se
lee textualmente en el organismo de Canadéd. Compartimos
conclusiones publicadas ©por organismos de salud de
diferentes paises sobre los datos aportados en ambas
comparaciones indirectas. Insisto, en el documento que
les vamos a compartir ustedes dispondradn de todas las
fuentes con datos, con 1los respectivos 1links de 1los
trabajos cientificos de esta presentaciédn.

Ahora bien, con respecto a la evidencia acumulada de
Nusinersen, ustedes estdn viendo desplegados 1los 10
estudios del plan de desarrollo clinico, que permitid
demostrar la eficacia y la seguridad de Nusinersen para
aprobar a este como tratamiento. Los estudios clinicos
principales fueron realizados con un grupo de control
placebo y bajo la modalidad de doble ciego para pacientes
e 1investigadores. Involucrdé a un amplio espectro de
pacientes: sintomaticos, asintomdticos, pacientes
infantes, nifios, adolescentes y adultos jdévenes. Al dia
de hoy, este plan de desarrollo tiene algunos estudios
cerrados, pero otros se encuentran en curso. Todos 1los
estudios pivotales fueron robustos bajo el estandar de
calidad de evidencia Grade.

En la siguiente imagen vemos que el grupo de estudios
clinicos agrup® a un total de 380 pacientes a nivel
global, de 1los cuales 5 son de Chile. Luego de su
aprobacidén como tratamiento y ante la imposibilidad ética
de contar con un grupo placebo en los estudios, se ha

continuado con la recoleccidédn de datos de eficacia vy
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seguridad a través de estudios de evidencia en vida real
y registros de pacientes.

Hasta hoy, Nusinersen es el tratamiento que cuenta con
el mayor set de estudios y la evidencia mas robusta.
Nusinersen continta con estudios adicionales en curso y
controla a mas de 14.000 pacientes a nivel global.

A partir de la abundante experiencia recolectada en
estos afios, se han realizado andlisis que brindan una alta
calidad de evidencia, como son los metaandlisis, sobre la
eficacia y seguridad del producto, tanto para pacientes
tipo I, II y III como también en pacientes infantes,
adolescentes y adultos de hasta 65 afios de edad.

Los datos de la wvida real, analizados mediante
metaandlisis y publicados por Coratti y colaboradores en
2021, muestran que luego de agrupar los resultados de 19
estudios que comprendian un total de 916 pacientes,
incluyendo a los de tipos II y III y con grupos etarios
que 1iban de pacientes pedidtricos, adultos y hasta 65
afios, se Dbeneficiaron significativamente las escalas
evaluadas de miembros superiores e inferiores vy la
cantidad de metros caminados.

Cabe destacar que el aumento de un punto en la escala,
por ejemplo, de miembros inferiores -la HFMSE- puede
significar que un paciente pase de no caminar a caminar
con asistencia o de caminar con asistencia a caminar sin
ella.

También, al observar la columna de la derecha, la de no
tratados, ustedes podrén ver cémo la enfermedad progresd
y disminuyé los puntajes. Eso se traduce como un
incremento en la discapacidad, la pérdida de independencia
del paciente y una disminucidédn en su calidad de vida.

Entonces -repito-, Nusinersen se aplica periddicamente
via intratecal. Lo recalco porgue esta via permite que la
dosis llegue totalmente al sitio donde se encuentran las
motoneuronas afectadas, esto es, en la médula espinal.
Esta wvia, por lo tanto, garantiza que 1la dosis de
Nusinersen sea adecuada para cualquier edad y peso del

paciente.
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Ademéds, quiero asegurarme de que no se confunda eficacia
y comodidad. Seguin un estudio publicado durante 2023,
basado en una encuesta realizada a pacientes con atrofia
muscular espinal de todos los tipos y a sus cuidadores,
ellos, que provenian de nueve paises de Latinoamérica,
estaban bajo tratamiento o sin tratamiento. Cuando se les
preguntd que clasificaran en importancia los diferentes
aspectos de su enfermedad y tratamiento, a Dbase de
puntajes, ellos siempre pusieron por delante en
importancia la eficacia, representada por la funcién
motora v la respiracién, por sobre la via de
administracién, que estd recuadrada.

Repasando algunos puntos o conclusiones sefialados,
puedo sefialar lo siguiente: la atrofia muscular espinal
no tiene cura hasta hoy. El inicio temprano de la
enfermedad preserva las neuronas del paciente al reducir
o frenar la progresién de la enfermedad; la eficacia y la
seguridad de Spinraza estdn comprobadas con el mayor
conjunto de estudios clinicos de alta <calidad vy
sustentadas por evidencia de la wvida real; las
comparaciones indirectas realizadas entre terapias para
AME no son metodoldgicamente confiables; los pacientes
con atrofia muscular espinal prefieren, puestos ante
muchas opciones, eficacia por sobre comodidad de
administracién. Por lo tanto, desde Biogen, consideramos
que Spinraza es una excelente alternativa terapéutica en
pacientes candidatos de todas las edades y para todos los
tipos de AME que puedan beneficiarse de la terapia. Ahora,
la indicacién de cualguier tratamiento para atrofia
muscular espinal debe basarse en el criterio clinico de
un profesional médico especialista en enfermedades
musculares.

Luego de llegar a esto, quisiera pasarle la Gltima parte
al licenciado Ramiro Lépez Dibberns, para que hable sobre
la relacidén de Biogen con la atrofia muscular espinal en
Chile.

El sefior LOPEZ (director de la Unidad de Enfermedades

Neurodegenerativas) [via telemé&tica].- Sefior Presidente,
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por Ultimo, queremos compartir con ustedes el camino que
Biogen ha transitado en Chile en estos Ultimos seis a
siete afios, en conjunto con todos los actores del sistema
de salud. Como ustedes saben, Biogen obtuvo la aprobacidn
del registro sanitario en enero de 2018, hace ya seis
afios, luego de haberlo presentado ante el ISP en forma
muy temprana, a meses de haber obtenido la aprobacidén de
la FDA.

Desde ese momento y hasta ahora, Biogen ha presentado
la evidencia cientifica y las distintas actualizaciones
de dicha evidencia, incluyendo los estudios pivotales vy
toda la evidencia de estudios de vida real, gque confirman
la eficacia y la seguridad de Nusinersen en todos 1los
tipos de AME y para todas las edades.

A su vez, ante el ministerio en Chile, ha presentado un
estudio Grade de alta calidad y ha implementado un estudio
clinico en Chile con seis pacientes, ofreciendo 1la
medicacién en forma gratuita en esa metodologia.

También ha presentado distintas propuestas de acuerdos
comerciales innovadores: dos reducciones de precio
significativas en pro del acceso y cuatro postulaciones a
la ley Ricarte Soto, con el objetivo de que todos 1los
pacientes de los distintos tipos de AME y edades que se
benefician de la terapia se puedan tratar.

Finalmente, queremos concluir diciendo gque Biogen ha
demostrado su compromiso durante todos estos afios;
continta y continuard trabajando con las autoridades vy
todos los actores del sistema de salud y la comunidad de
AME, para encontrar una solucidén qgue permita darles
cobertura a todos los pacientes que se puedan beneficiar
de la terapia.

Con esto cierro y doy el pase a Juan Pedro Corona, que
estd presente con ustedes.

El sefior CORONA (representante de Biogen Chile) .- Sefior
Presidente, aprovecho nuevamente para dar las gracias por
esta invitacidén a la comisidén. Quiero entregar el
documento referido gque contiene toda la informacidén gue

hasta el momento se ha entregado al Ministerio de Salud
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en las diferentes cuatro postulaciones a la ley Ricarte
Soto, asi como también un Jjuego de qguince sets de
referencias Dbibliograficas que son las fuentes que
sustentaron la ©presentacidn, para consideracidén de
ustedes.

Abrimos el espacio para preguntas respecto de cualquier
situacidn.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente).- ¢Podria enviarnos
esto por via digital, por favor, para que puedan subirse
a la plataforma del Congreso Nacional?

Agradezco su presentacidén. Nos ilustra bastante sobre
el curso gue ha tenido Nusinersen en Chile.

Al dia de hoy, ¢cudntos pacientes en Chile estén
recibiendo Nusinersen? ;Cuadntos lo reciben por indicacidn
médica, sin orden judicial, y cuadntos lo reciben por fallo
judicial? Lo anterior, en vista de gque han postulado
cuatro veces su medicamento a la ley Ricarte Soto vy
ninguna vez han podido ingresar. Por cierto, vamos a
dedicar una sesidén al estado de la ley Ricarte Soto.

Ustedes plantearon que hay seis pacientes en estudio
clinico. Uno de los temas més polémicos gque se ha
levantado en torno a la atrofia muscular espinal es el
eventual rechazo o no indicacidén del otro tratamiento
disponible, que es Onasemnogene Abeparvovec, cuyo nombre
comercial es Zolgensma, mientras que ustedes son Spinraza.
Vamos a ser equitativos en hablar de los nombres
comerciales o genéricos siempre. Eventualmente, habria un
conflicto de intereses, producto de que algunos de 1los
integrantes de la comisidén, que ha decidido la entrega o
no de Zolgensma, estarian participando de dicho estudio
clinico.

Por consiguiente, como estarian participando en el
estudio clinico de seis ©pacientes de Nusinersen o
Spinraza, aquello podria haber influido a la hora de haber
indicado o aprobado, porque, obviamente, en la medida en
que los <casos de atrofia muscular espinal tomaron
connotacidn publica, el ministerio decidid la

conformacidn de una comisidn de enfermedades
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neurodegenerativas, que tiene muchos integrantes, algunos
mas conocidos que otros; pero existe la preocupacidn de
las familias, segun lo que nos han transmitido, de que,
como algunos de sus integrantes participan del estudio
clinico de Spinraza, eso habria podido influir en gque no
hayan aprobado en dicha comisidén la entrega del otro
medicamento, del cual sabemos que su aprobacidn es mas
reciente en el registro sanitario en Chile.

Aprovechando esa misma pregunta, respecto de si ustedes
conocen algun conflicto de intereses gque pudo haberse
suscitado alli, ¢podrian plantearnos algunos conflictos
de intereses que se podrian suscitar, no de ustedes mismos
como Spinraza o Biogen, pero de alguna de las personas u
organizaciones con las que ustedes trabajan, gue pudieran
ser algunos médicos o, en particular, alguna agrupacidn
de pacientes que haya podido recibir o haya recibido el
tratamiento?

Sabemos que el proyecto de ley de farmacos 2, dgue
lamentablemente todavia no ha podido avanzar en el
Congreso Nacional ni en el pais, trae mecanismos de
transparencia de conflictos de intereses muy similares a
lo que se llama la Sunshine Act, de Estados Unidos, dque
no se ha podido implementar. En esa linea, en la mafiana,
la Cémara de la Innovacidén Farmacéutica estaba haciendo
el lanzamiento de una plataforma interna de sus
laboratorios para transparentar estos conflictos de
intereses que, antes de cualquier cosa, lo primero es
conocerlos.

Tiene la palabra el sefior Juan Pedro Corona.

El sefior CORONA (representante de Biogen Chile) .- Sefior
Presidente, en ese sentido, cedo la palabra a Ramiro
Lopez, Claudio Covini y Alejandro Bagliano, porgue 1los
temas abarcan tanto asuntos técnicos como de acceso. Me
parece que ellos pueden complementar mejor la respuesta.

El sefior LOPEZ (director de la Unidad de Enfermedades
Neurodegenerativas) [via telemdtica] .- Sefior Presidente,
primero, voy a separar la pregunta. Voy a contestar

respecto del numero de pacientes, y luego le voy a dar la
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palabra a Alejandro Bagliano para que conteste acerca del
estudio clinico.

Respecto de la cantidad de pacientes, si bien no tenemos
forma de dar certeza absoluta de su cantidad, porque no
tenemos un método para obtener esa informacidn, creemos
que los datos publicados en el articulo que nos enviaron
se asemejan bastante a la realidad o serian los reales.
De esos, los 26 del ambito privado, entendemos que no han
accedido por via judicial. Ellos tienen ciento por ciento
de cobertura en el ambito privado para todas las edades
y todos los tipos de AME.

En cuanto a si todos los otros lo obtuvieron por via
judicial, tampoco tengo el dato. Eso, quiza, lo tenga
alguna autoridad del gobierno mas fehacientemente gue de
nuestra parte.

Dicho eso, le doy la palabra a Alejandro Bagliano para
que comente sobre el estudio clinico.

El sefior BAGLIANO (director médico de Biogen) [via
telemdtica] .- Sefior Presidente, en cuanto al estudio
Devote que estaba corriendo en Chile, habia seis
pacientes. En este momento, dicho estudio ha concluido vy
se estd corriendo el estudio Onward, en el cual hay cinco
pacientes. Dentro de eso, todos los estudios de Biogen se
corren de acuerdo con normas de good clinical practice y
segun las normas de armonizacidén, Declaracidn de Helsinki,
y se cumple con todas las normas regulatorias y legales
locales. Por lo tanto, no hay ningun tipo de influencia
sobre el tratamiento. Los pacientes pueden dejar el
tratamiento cuando ellos o el cuidador lo deseen; lo mismo
por parte del médico, si este decide que el paciente que
pueda dejar el tratamiento pueda hacerlo. Es independiente
del sponsor, en este caso, Biogen.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente).- Perfecto, muchas
gracias.

Los datos que pusimos en el documento inicial de 1la
comisidén especial investigadora fueron 1los mismos que
ustedes, como Biogen, me entregaron a mi en una reunidn

por ley de lobby que me solicitaron hace hartos meses,
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que sostuvimos en Santiago, en la sede del Congreso
Nacional.

Para precisar: ¢;ustedes no tienen a la vista ningun
eventual conflicto de intereses que se pudiera haber
suscitado a propdsito del estudio clinico que ustedes han
promovido en Chile en relacidén con alguno de 1los
integrantes de la comisidén de enfermedades degenerativas,
constituida por el Ministerio de Salud?

Insisto: ¢hay algun conflicto de intereses que ustedes
pudieran transparentarnos? Aun cuando al dia de hoy no
hay una obligacidén legal de hacerlo, para lo cual se
requiere que sea promulgada la ley de farmacos 2.

Dada su presencia en esta comisidén, reitero mi pregunta
en el sentido de determinar si existe algun conflicto de
intereses con alguna agrupacién de pacientes o algun
médico en particular en Chile, gque ustedes nos podrian
transparentar, méds allid de estar participando o no en
algunos de los estudios clinicos que si han impulsado en
nuestro pais.

Tiene la palabra el diputado Enrique Lee.

El sefior LEE.- Sefilor Presidente, dado que estaban
hablando del estudio <c¢linico, me gustaria que nos
detallaran qué tipo de disefio exactamente es el que se
estda utilizando en ese estudio.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente).- Perfecto, muchas
gracias.

Para responder las preguntas tiene la palabra el sefior
Alejandro Bagliano.

El sefior BAGLIANO (director médico de Biogen) [via
telemdtical] .- Sefior Presidente, en este momento es un
estudio tanto en Devote como en Onward quizds un poco
complejo como para describirlo ahora, pero podemos
enviarles la informacidén completa del disefio del estudio
para que lo tengan a disposicidén, y después contestarles
cualquier pregunta que surja de la documentacidén de ese
disefio.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- Diputado Lee, tiene

la palabra.
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El sefior LEE.- Sefilor Presidente, comprendo gque puede
ser un poco complejo-técnico ir a las particularidades de
un disefio de investigacidén. Solo estoy pidiendo la cosa
general. ;Se trata de un estudio ciego, de doble ciego?
De ese tipo.

Ojala me pudieran responder ahora.

El sefior BAGLIANO (director médico de Biogen) [via
telemétical] .- Seflor Presidente, en este momento lo que se
estd haciendo es un estudio de extensidén, donde no es
ciego; tanto el investigador como los pacientes conocen
qué estédn recibiendo.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- Gracias. En
relacidén con la otra consulta sobre eventuales conflictos
de intereses qgque se pudieran suscitar a raiz de la
comisién que ha decidido la entrega de medicamentos -1la
comisién de enfermedades neurodegenerativas-, a propdsito
de la eventual participacidédn gque han tenido en sus
estudios clinicos; asi como cualquier otro conflicto de
intereses que conozcan, sea con profesionales o con
agrupaciones de pacientes.

Como dije en su momento, dado que la ley de farmacos 2
no ha sido promulgada en Chile, no existe una regulacidn
en esta materia que los obligue, sin embargo, seria un
antecedente importante a fin de avanzar en el objetivo de
esta comisidén especial investigadora, que es dilucidar
distintas problemdticas que han surgido, en particular,
con los casos de atrofia muscular espinal.

Tiene la palabra el diputado Enrique Lee.

El sefior LEE.- Sefior Presidente, solo para complementar
la primera pregunta. También escuché que estaban adscritos
a convenios internacionales relacionados con los estudios
clinicos.

Quiero saber si estd adscrito al tenor de dque los
estudios clinicos a nivel internacional, cuando se esté
evaluando la efectividad de un farmaco, lo que se propone
es que la farmacéutica no cobre los farmacos que estan

siendo utilizados en esos estudios.
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En ese sentido, en este caso ¢hay algun cobro a 1los
pacientes que estédn siendo sometidos al estudio?

Gracias.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente).- Tiene la palabra el
diputado Félix Gonzalez.

El sefior GONZALEZ (don Félix) .- Senor Corona, los
médicos gque prescriben su medicamento ¢reciben de ustedes
algun beneficio, de cualgquier especie?

Lo pregunto directamente, ya gque esta es una comisidn
investigadora, considero que es el momento de hacer esas
preguntas.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente).- Y que va en linea
con lo que se ha consultado.

El sefior CORONA (representante de Biogen Chile) .- Sefior
Presidente, no, definitivamente no. Nosotros respetamos
el criterio médico de los doctores y no tenemos ningin
tipo de influencia o estimulo para la prescripcidn.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- En cuanto a lo que
yo habia preguntado, :tampoco tiene nada que agregar?

El sefior BAGLIANO (director médico de Biogen) [via
telematical .- En cuanto a si dentro del estudio clinico
se cobraba o no, no. Todo lo que estd dentro de un estudio
clinico estd considerado producto de la investigacidn vy,
por lo tanto, no es producto comercial.

Se entrega dentro del marco de ese estudio clinico en
forma completamente gratuita.

En cuanto a lo que es conflicto de intereses, no tenemos
conocimiento de ninguin conflicto de intereses.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente).- Perfecto, muchas
gracias.

En todo caso, cualquier antecedente que ustedes puedan
tener y que guizd en esta sesidén no lo han podido plantear
por distintas razones, vamos a estar atentos si lo desean
remitir al correo electrdédnico de la comisidén especial
investigadora a fin de tener la mayor informacidn para
llegar a nuestras conclusiones.

Tiene la palabra la diputada Ménica Arce.
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La sefiora ARCE (dofia Mobnica) .- Presidente, por su
intermedio saludo a todos quienes nos acompafian.

Me parece extrafio y contradictorio que sean 1los
representantes de los laboratorios quienes indican que no
existe conflicto de intereses, no por lo que dicen ellos,
sino, porque, en el caso particular de Lucas Morales,
quien fallecid esperando siquiera el diagndéstico, cuando
sus padres —-tengo su permiso para decirlo- preguntaron si
se le podia entregar la receta de Zolgensma a Luquita, el
médico tratante dijo que no la podia entregar porque é1
trabajaba con el Laboratorio Biogen, que distribuye
Spinraza.

Por lo tanto, es bastante extrafio que un médico si
reconozca -gquizéd torpemente- que tiene un conflicto de
intereses. En este caso, tal vez los mismos laboratorios
debiesen investigar esta situacidén teniendo en cuenta la
gravedad, dado que, si eso fue real, se jugd con la vida
de un nifio que finalmente muere por la actitud de un
médico que indica que tiene vinculos con este laboratorio.

Gracias, Presidente.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente).- Gracias, diputada
Arce.

¢Algo que manifestar con relacidén a aquello?

Pueden decir que no sabian y que lo investigaran, por

tltimo.
El sefior BAGLIANO (director médico de Biogen) [via
telemdtica] .- Sefilor Presidente, desconocemos detalles del

caso en particular. Repito: lo gue dictan los protocoles
es que en la decisidén de que alguien permanezca O no en
protocolo es del investigador principal, el sponsor no
tiene nada que hacer en esos casos, y el médico
investigador principal se tiene gque basar en el criterio
clinico y profesional.

Por otro lado, 1los pacientes vy/o cuidadores pueden
decidir siempre, y en cualquier momento, retirarse de un
protocolo.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- Muchas gracias.
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Le agradecemos su presencia, sefior Corona, ¢quiere
agregar algo?

El sefior CORONA (representante de Biogen Chile) .- No,
sefior Presidente; solo quiero agradecer y decirles que
estoy a su disposicidn, esperando que continuemos con las
conversaciones.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- Gracias a ustedes.

Agradecemos a los representantes de Biogen Chile por su
participacidén e invitamos a ingresar a la directora médica
de Laboratorio Roche, sefiora Fiorella Santos, por
Risdiplam; quien participa de manera presencial junto al
sefior Nicolds Amendbar, a guienes escuchamos atentamente.

Tiene la palabra el sefior Amenébar.

El sefior AMENABAR (Laboratorio Roche) .- Muchas gracias,
sefior Presidente.

Mi nombre es Nicolds Amendbar, director de Acceso de
Laboratorio Roche-Chile, y me acompafia la sefiora Fiorella
Santos, directora médica del laboratorio.

Para nosotros es muy importante estar aca.

Entendemos que a esta comisidén la mueve resolver el
problema que tienen los pacientes que padecen atrofia
muscular espinal, algo que también compartimos.

En ese sentido, wvamos a enfocar nuestra participacidn
en esta comisidédn en aportar a la busqueda de soluciones
para ellos, mas alld de hablar de nuestro producto, sino
que solo aprovechar de presentarlo como una solucidn para
los pacientes y ponerlo a su disposicidn.

Si le parece bien, sefior Presidente, le cedo la palabra
a Fiorella Santos.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- Perfecto.

Tiene la palabra, sefiora Santos.

La sefiora SANTOS, dona Fiorella (directora médica
Laboratorio Roche) .- Buenos dias, sefior Presidente.

Como sefiald Nicolds Amendbar, mi nombre es Fiorella
Santos. Es un gusto estar acé.

Considerando que ya se habld bastante sobre la atrofia
muscular espinal, no voy a ahondar demasiado en la

materia, pero hay algunos detalles que son importantes vy
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que se deben tener presentes para entender el mecanismo
de accidén del Risdiplam.

La atrofia muscular espinal es una enfermedad genética
causada por una mutacidédn en la neurona motora de
supervivencia, la 1, lo cual conduce a esta deficiencia
de la proteina y hace que se generen todos los problemas
musculares que afectan a los pacientes.

Para entenderlo mejor, si miramos a la derecha de 1la
ldmina, todos los individuos sanos tenemos la neurona
motora de supervivencia-1, que es la encargada de producir
la proteina suficiente para gque el cuerpo funcione
normalmente. También tenemos la SMN2, pero esta Ultima
solo tiene un 10 por ciento de funcionalidad, de modo gue
la SMN1 es la gque se encarga de producir la mayor cantidad
de proteina.

:Qué es lo que ocurre con los individuos que tienen AME?
Como en estos casos existe una mutacidédn, la SMN1 pasa a
comportarse como la SMN2; es decir, los pacientes solo
cuentan con las proteinas que no son funcionales. Ese es
el principal problema.

Por otro lado, el Risdiplam es la primera molécula
pequefia modificadora del empalme de la neurona motora de
supervivencia. Para tener mas claridad al respecto, el
cambio que hace que la SMN1l se convierta en la SMN2 vy
actie como la gue no funciona se debe a que un exdn -—-una
regién del genoma-, especificamente el exdbn 7, no es
identificable. Entonces, al no identificarse, la SMN1l se
convierte en la SMN2, que, reitero, es la no funcional.

El Risdiplam actla cambiando el balance de la exclusidn
del ex6bn 7 y lo hace reconocible. Es como si este
medicamento enviara una sefial en el momento en que se esté
haciendo la lectura de esta proteina, para que asi la SMN1
reconozca al exdén y no sea solo como la SMN2, gue no tiene
funcionalidad.

Dado que esta molécula pequefia cruza las barreras del
cuerpo, tiene una accidén més sistémica; es decir, puede
estar en todos los tejidos. Esto es relevante porque ahora

cada vez vamos a ver dJue mas pacientes con atrofia
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muscular espinal alcanzan la adultez. De hecho, ya se esta
estudiando la funcidén que tiene la SMN en otros tejidos,
mas alld del sistema nervioso central. Por lo tanto, es
importante considerar que esa distribucidn sistémica se
mantiene en niveles adecuados gracias a esta dosificacidn
diaria.

Entre otras ventajas, el Risdiplam tiene Dbuenos
resultados en preservar la funcidn deglutoria, lo que es
fundamental para que el nifio o paciente no pierda su
capacidad de deglucién. Ademés, puede ser
autoadministrado en el hogar, vya gque esta es la via
preferente de los pacientes. Tiene un buen perfil de
seguridad -después vamos a ahondar en este punto-, y hay
datos que dan cuenta de una eficacia sostenida hasta los
cuatro afos, en mads de 8.500 pacientes tratados, entre
los que hay adultos, nifios y recién nacidos de 16 dias en
adelante.

Por Ultimo, debido a gque su administracidén es oral, se
usan menos recursos hospitalarios, tales como pabellones,
sedacidén, imégenes, etcétera.

Si hay algo que no entiendan, me pueden preguntar.

Como mencioné, el Risdiplam es el primer tratamiento
domiciliario para AME. Es una solucidn que se administra
por jeringa para uso oral o por sonda de alimentacidn para
los pacientes que asi lo necesitan. El medicamento puede
ser autoadministrado o administrado con ayuda de un
cuidador, y la dosis siempre se va a calcular basandose
en el peso y la edad de cada paciente.

Por ejemplo, si el paciente tiene de dos meses a dos
afios, seradn 0,20 miligramos por kilogramo de peso,
mientras que, en pacientes de dos afios o mas, se dividira
segun su peso; vale decir, si tiene menos de 20 kilos,
seradn 0,25 miligramos por kilo de peso, o si tiene 20
kilos o més, serédn siempre 5 miligramos, que es la dosis
méxima recomendada, una vez al dia, con un volumen maximo
de dosis de 6,6 mililitros.

Abajo pueden ver el costo anual para un paciente de 7

kilos. Son 64.352.043 pesos chilenos, considerando nueve
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viales al afio. Sin embargo, como sefialé, eso siempre va
a depender del peso y la edad de los pacientes.

En la siguiente lé&mina podemos ver algunos datos del
registro sanitario. Estos son datos de octubre de 2023.
No tengo los datos actuales, pero en esta fecha el
medicamento estaba aprobado en 104 paises. En este mapa
pueden ver los paises en los que ha sido registrado,
aprobado o reembolsado.

En el caso de Chile, el Risdiplam entrd a evaluacidn en
enero de 2020 y el proceso durdé alrededor de ocho meses.
Si bien vemos que ahora hay un aumento en los tiempos de
evaluacidén, principalmente pospandemia, este pais fue el
segundo en aprobarlo, luego de Estados Unidos.

El medicamento fue considerado como una droga huérfana
destinada para una enfermedad rara por autoridades como
la Administracién de Alimentos y Medicamentos (FDA), de
los Estados Unidos, y la Agencia Europea de Medicamentos
(EMA), de la Unidén Europea, por todas las caracteristicas
de la enfermedad; es decir, por ser una enfermedad crdénica
debilitante y una necesidad médica no cubierta.

Lo mds importante es gque sabemos que la atrofia muscular
espinal tiene un amplio espectro fenotipico. Por lo tanto,
como hay distintos tipos, todo va a depender de la edad
de inicio.

Asi, tenemos el programa clinico de Risdiplam, que
abarca wvarios grupos de edad y tipos de AME. Tenemos
estudios para todos los tipos de atrofia muscular.

Los dos gque ven al centro de la diapositiva fueron los
primeros estudios que llevamos a cabo, gque vya estéan
finalizados, mientras que el Rainbowfish, que se
desarrolla en pacientes presintomdticos -ya tenemos
algunos datos, pero la investigacidén sigue en curso-, Vy
el Jewelfish, que considera a pacientes gque estaban siendo
tratados con otras terapias y que ahora pasaron a recibir
Risdiplam, son dos que aun estadn en fase de desarrollo.
Cabe aclarar gue ninguno de estos estudios se realizd en

Chile.
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No sé si quieren conocer los detalles, pero me voy a
referir brevemente a cada uno de ellos.

El primero fue el Firefish, que no fue comparado con
placebo ni con doble ciego. Este solo comparaba la cohorte
con la historia natural de la enfermedad, para ver cuales
serian los resultados.

Por ejemplo, en la primera columna, sobre la historia
natural, cuando pensamos en la habilidad de sentarse, en
la sobrevida, en la deglucidén y en la hospitalizaciédn,
vemos que son siempre numeros bajos. Asi, el 5 por ciento
tiene la habilidad de sentarse por cinco segundos sin
apoyo, mientras que el 42 por ciento corresponde a la
sobrevida, y el problema de la deglucidén esta en cero por
ciento. En general, entre un 4,2 a un 7,6 por ciento de
los pacientes tienen episodios que requieren
hospitalizacién al afo.

Acid estéan los resultados en pacientes con tratamiento a
los 12, 24, 36 y 48 meses.

Un 64 por ciento logra la habilidad de sentarse a los
48 meses; la sobrevida llega a un 91 por ciento, y un 81
por ciento de los pacientes respira sin ventilacidn
mecanica. Respecto de la deglucidén, el mejor indice da
cuenta de un 96 por ciento de pacientes que mantiene el
resultado. La hospitalizacidén al mes 48 es de 0,6 en
términos de episodios.

El estudio que se muestra en pantalla, Sunfish, fue
comparado con placebo, al primer afio. A la izquierda de
la lédmina vemos la historia natural, considerando el score
muscular, MFM32, en cuanto a las funciones motoras.
Arriba, a la derecha, el grafico da cuenta de que a los
12 meses los pacientes va tenian resultados
significativos. Todos los pacientes, incluyendo los de
placebo, pasaron a recibir la terapia y siguieron en
estudio y las cifras se mantienen estables, como 1los
resultados del score, hasta las 48 semanas.

La léamina siguiente muestra dos escalas. Una mide la
fuerza de los miembros superiores, los brazos, y la otra

se refiere a la independencia de los pacientes. Ahi vemos
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la diferencia, hasta los 12 meses, comparada con el
placebo. Después, utilizando Risdiplam, los dos grupos se
mantienen estables hasta los 48 meses.

No lo habia mencionado antes, pero son pacientes con
atrofia muscular espinal tipo 2 o 3, entre 2 y 25 afios.

El estudio Jewelfish se refiere a pacientes switch,
pacientes que ya habian recibido otras terapias y que
pasan a recibir Risdiplam. Tenemos dos terapias: Moonfish
y Olesoxime, que son experimentales. También tenemos el
Nusinersen vy la terapia génica. Todos los grupos de
tratamiento mostraron un aumento rédpido y sostenido en la
proteina SMN, funcional, después de los 24 meses de
tratamiento con Risdiplam.

A la derecha hay un andlisis exploratorio que se hizo
con pacientes menores de 2 afios. Los primeros pacientes
fueron tratados con Spinraza, 33 por ciento. En el
baseline, uno de tres lograba sentarse; a los 12 meses,
con la terapia Evrysdi, dos de tres lograban sentarse, y
a los 24 meses todos los pacientes lo lograban.

Abajo, en la lémina, estadn los pacientes gue habian
recibido Zolgensma. Dos de tres pacientes lograban
sentarse al baseline; dos de tres al mes 12 y, al mes 24,
tres de tres pacientes lograban sentarse sin apoyo por
més de 5 segundos.

Acad vemos la estabilizacidén después de 24 meses.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente).- En esa parte puede
avanzar mas rapido, por favor.

La sefiora SANTOS, dona Fiorella (directora médica
Laboratorio Roche) .- Perfecto.

Este es el estudio Rainbowfish en pacientes
presintomadticos. Acéd, lo mds importante es que se sabe
qgue los dafios en las neuronas motoras se inician antes de
los propios sintomas. Son pacientes que tienen el
diagnéstico, pero todavia no han empezado con ningun
sintoma. Entonces, para entender si hay mejoras o no,
empezamos a tratar a esos pacientes antes de que aparezcan
los sintomas, y se ve que si. La diferencia de colores

que muestra la lamina tiene que ver con la gravedad de
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los pacientes. En azul estan los pacientes méas graves,
que tienen solo dos copias, y los pacientes un poco menos
graves estan en verde, y tienen méas de dos copias.

Acd estédn los outcomes secundarios de este mismo
estudio, donde se muestra que todos han mejorado siendo
tratados antes de los sintomas. Han mejorado en términos
de deglucidén, alimentacidn, no requirieron ventilacidn
permanente y ninguno fue hospitalizado.

En términos de seguridad, si hay eventos adversos aun
mas por el tema de la poblacidén. No estédn relacionados
con la terapia, pero es una poblacidén de nifios vy, en
general, estidn mads sujetos a eventos adversos, pero todos
han sido leves. No requirieron suspensidén del tratamiento.
Los eventos adversos mas frecuentes asociados al uso de
los medicamentos del tratamiento son: diarrea, néuseas,
rash cutédneo, Ulceras bucales y cefalea.

En esta lédmina apuntamos, mads o menos, a las preguntas
que dieron pie a la invitacidén a esta comisiédn.

En cuanto a las gestiones del Estado para entrega de
los tratamientos, nos referiremos méds a la compra del
medicamento para garantizar el tratamiento con Risdiplam
a aproximadamente 20 pacientes, que lo reciben en el
sistema publico.

Roche también ha presentado formalmente propuestas al
Ministerio de Salud con el objetivo de aumentar el acceso
de pacientes que necesitan medicamentos para la atrofia
muscular espinal y, en este sentido, hemos tenido tres
instancias de presentacidén, con propuestas de acuerdo de
riesgo compartido. Fueron llevadas a cabo en marzo de
2021, octubre de 2022 y septiembre de 2023. Se plantearon
distintos esquemas de financiamiento, ya sea fijando un
limite de gasto por pacientes o vinculando el precio o
reembolso del medicamento con los resultados clinicos del
tratamiento.

No hubo ninguna donacidén de productos, pero puse el
Programa de Uso Compasivo para explicarlo, porque tenemos
seis pacientes gue estdn en ese programa. Eso es antes de

la aprobacidén, y estos son mds o menos los criterios que
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se necesitan para los programas de Uso Compasivo en Roche,
independientemente del producto, siempre y cuando sea una
enfermedad grave, potencialmente fatal y que los pacientes
hayan agotado las terapias existentes o no cuenten con
terapias disponibles. Son programas en los cuales no se
reclutan pacientes. Son pacientes que reciben la terapia
de acuerdo a la solicitud del médico tratante, y nosotros,
si tenemos el programa abierto, enviamos a la Plataforma
de Registro Global la historia del paciente con 1los
respectivos exdmenes. Ellos hacen la verificacién de
criterios de inclusién: diagndéstico, edad y las terapias
que ha utilizado. Se califican baséndose en la eficiencia
clinica de los pacientes. Tenemos seils pacientes. Todos
los que enviamos a la Plataforma de Registro Global fueron
aceptados.

Para entender un poco, todo se hace a nivel global. A
nivel de afiliados solo comunicamos a los &érganos
reguladores que tendremos importaciones, recibimos las
solicitudes de los médicos tratantes y las enviamos a al
Registro Global para gque hagan la validacidén de 1los
criterios y ahi se incluyen los pacientes.

Acd los dos programas de Pairs (Patient Access
Integrated Registry and Supply). El primero se abrid para
pacientes tipo 1 y luego, al mes siguiente, también para
el tipo 2. En este tipo de programas se incluyen pacientes
hasta que sean aprobados. Una vez que el paciente se
incluye en el Registro Global, se cierra automdticamente
el programa. En este periodo hubo seis pacientes
incluidos.

Respecto de los protocolos para la entrega del
medicamento, cabe mencionar que es una terapia oral,
administrada en el domicilio del paciente. Roche si tiene
un programa de apoyo a pacientes (PSP) disponible para
todos los que reciben un Risdiplam. Dicho programa implica
la preparacién del producto, la educacidn al paciente, la
entrega del producto desde la institucidén hasta el
domicilio del paciente y la capacitaciédn.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- Muchas gracias.
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Ofrezco la palabra.

Tiene la palabra el diputado Enrique Lee.

El sefior LEE.- Sefior Presidente, tengo una duda general.

Esta comisidén estd encargada de ciertos propdsitos, y
entiendo que el principal es salvaguardar la entrega de
medicamentos que han demostrado efectividad clinica a
pacientes en Chile que lo requieren, independientemente
de su costo. Si el ministerio ya aprobd esa entrega, se
debe entregar, y por eso estamos tratando de buscar si
hay algin rompimiento de esas normas -por lo menos es 1lo
que tengo en mi mente-, si el Estado ha cumplido con 1lo
que se ha comprometido, lo que estd normado, mas alla de
que haya situaciones bien puntuales, algunas de tipo
ético, otras transgresoras, dgue nos han llamado 1la
atencioén.

La diputada ha expresado algunas, que es guien conoce
mas en detalle los casos.

Pero hasta esta parte, a veces me siento como que estoy
en un congreso de enfermedades de resorte genético, que,
por cierto, me interesa muchisimo, y ya gque nos estéan
presentando eso, no puedo dejar de hablar de eso que nos
estdn presentando, aunque, desde mi punto de vista, se
desvia un poco del propdsito de la comisidn. Acd nos estan
mostrando estudios en que se compara efectividad con
corte.

En la comisién no todos son del &rea médica ni de
investigacidén biomédica, pero para alguien gque tenga un
acercamiento mediano a lo que es un estudio clinico, es
mezclar peras con manzanas. No podriamos concluir ningun
resultado de un outcomes con un nivel de eficacia o
efectividad clinica, mediante un estudio retrospectivo o
mezclando lo que pasd antes con pacientes con historia
natural de la enfermedad, con estos que ahora les voy a
entregar un medicamento y midiendo toda su evoluciédn
neuroldégica versus otros que, a lo mejor, le voy a estar
leyendo lo que decia en la ficha c¢linica. Quizéas, ni

siquiera medido en forma adecuada, o distinta.
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Dicho eso, me parece bien cuestionable cbébmo se llega a
que estos farmacos realmente son efectivos o, por 1lo
menos, con una magnitud de efecto que podamos darle
credibilidad, desde el punto de vista de la medicina
basada en evidencia.

Entiendo que el Ministerio de Salud, a través de su
ultima reforma, la de 2002-2003, parte con un criterio de
que todo lo que estd aprobado en el mundo, que demuestra
efectividad en los términos de la medicina basada en
evidencia, debe ser entregado a nuestros pacientes. Eso
es como concordante con varios Estados en el mundo.

Como pais, no tenemos capacidad para hacer estudios
clinicos. Normalmente lo que hace el ISP, mas gque hacer
un estudio clinico, es revisar los estudios gque vienen de
afuera, tal como la FDA, etcétera, y si se demuestra
alguna confianza o credibilidad -en este caso, lo dudo-
qgquedan incorporados a esta especie de canasta.

Me gustaria que nos enfocidramos, ya que estamos con la
farmacéutica, en quién aprueba finalmente, en el
Ministerio de Salud, estos farmacos incorporados, porgue
entiendo gque debe haber alguin experto en medicina basada
en evidencia o en disefios clinicos para decir este si,
este no; este primero, este segundo; este para los tipo
uno, este para los tipo dos; estos para los menores de
dos afios, estos para los adultos; porque si no wvamos a
estar discutiendo de forma muy desordenada.

Me abocaria mas bien, dado que estad la farmacéutica acéa,
a que nos dijeran, derechamente, si entre los medicamentos
que estédn hoy disponibles en Chile -sin ser politicamente
correcto, sino desde la base de las ciencias, la verdad
es una sola; aqui no hay dos verdades cuando hablamos del
punto de vista cientifico-, ¢cudl es méds efectivo para
tal o cual caso? Eso es lo gue nos interesa como pais:
que a los pacientes determinados y caracterizados de una
forma les corresponde una y no dos ni mucho menos tres
alternativas, sino una que va a ser la que tiene mayor

magnitud de efecto para ese paciente en particular.
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Llevaria la discusidén a ese sentido, porque si no vamos
a estar viendo gréaficos, dificiles de ver desde esta
distancia, de unos estudios que a mi ya me chocan, porque
no acepto un estudio de corte para medir magnitud de
efecto y menos con tres pacientes. E1 N, ahi, no sé dénde
estd metido, pero casi como al azar el asunto. Pero para
que usted mismo, en su calidad de Presidente, vaya
enfocando hacia lo que realmente puede estar
transgrediendo la norma que estamos tratando de
investigar.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente).- Muchas gracias,
diputado Lee, porque ha dado, en parte, en el meollo del
asunto.

Evidentemente, esta comisién especial investigadora
tiene hartos temas muy relevantes dentro de un ambito y
que estan como en una juguera, donde se entremezclan y se
entrelazan. La gracia es dar a la comisién un relato, que
puede ser cuestionable o puede haber distintas formas de
abordarlo. Claro, pudimos haber partido por uno o por
otro, pero mads temprano que tarde tendremos la unidad gque
creo que a usted le va a interesar escuchar, que es Etesa,
el Departamento de Evaluacidén de Tecnologias Sanitarias y
Salud.

La gran pregunta es cdmo se avanza en medicamentos que
puedan tener algun grado de beneficio, de acuerdo con la
investigacidén y a la evidencia cientifica. Sabemos que
tienen un costo muy grande y que tensiona los sistemas de
salud, dado gque también estos casos toman connotacidn
social.

Creo que ese es uno de los aspectos que estd implicito
en la comisidén investigadora. Pero la gracia que tiene la
ley Ricarte Soto es una muy importante, cual es gque en el
mecanismo de incorporacidén de una nueva tecnologia, tiene
que realizarse un estudio de evaluacidén cientifica. De
hecho, se ingresan las solicitudes de incorporacidén a la
ley Ricarte Soto y el primer filtro es si superan o no el
umbral que determina el articulo 6° de la ley Ricarte

Soto.
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Aquellos que superan el umbral tienen que someterse a
una evaluacidén cientifica, que la realiza el mismo
Ministerio de Salud, a través de Etesa o que la licita a
una universidad eventualmente, si es que efectivamente
ocurre lo que usted ha planteado. Después pasa a una
comisidén de priorizacidn, Y, eventualmente, si hay
recursos -ahi viene el Juego entre el Ministerio de
Hacienda y de Salud- ingresa a la ley Ricarte Soto.

En la atrofia muscular espinal y en otras materias, dado
que la ley Ricarte Soto se ha estancado, se han ido
estableciendo lo que llamaria comisiones ad-hoc -que, de
hecho, estd en el motivo de la comisidén especial
investigadora-, gque son comisiones externas a 1la ley
Ricarte Soto, que es la forma en la cual el Estado de
Chile ha buscado generar una politica publica en torno a
esto, con evaluacidén seria y en torno a lo que usted ha
planteado, es decir, de evaluacién tecnologia sanitaria,
y manejando conflictos de interés, porgue todo lo gue es
ley Ricarte Soto, en las distintas etapas de evaluacién
cientifica, de comisién de priorizacidn, tiene que tener
una evaluacién adecuada en torno a conflictos de
intereses, pero las comisiones ad-hoc paralelas gque se
han ido estableciendo, no tienen ni un mandato legal, no
tienen manejo de conflictos de intereses y, por cierto,
se transforman en una especie de caja negra gue no son
fiscalizables mediante los mandatos constitucionales vy
legales que deberia tener el Ministerio de Salud.

Creo que usted ha planteado una cuestidén central. Se 1lo
reconozco, diputado, y espero que podamos, en la medida
en que avanza la comisidén especial investigadora, gque e€so
se vaya dilucidando y tomando mé&s sentido.

En esta sesidén no va a tener tanto sentido, pero es
importante dentro del relato gque hemos buscado generar
haber tenido una instancia para escuchar a los
laboratorios. Usted ha relevado algo fundamental de esto,
que es cbdmo los sistemas de salud, en el mundo, estéan
siendo tensionados por tratamientos de altisimo costo con

evidencia que puede no ser la mas robusta.
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Ahora, yo tenia unas preguntas.

Si me permite hacer mis preguntas y asi usted responde
todo en conjunto.

La sefiora SANTOS, dofia Fiorella (directora médica de
Laboratorio Roche) .- Muy bien.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente).- Tiene la palabra el
diputado Félix Gonzalez.

El sefior GONZALEZ (don Félix) .- Sefior Presidente, quiero
peguntar si los médicos que prescriben sus medicamentos
reciben algun tipo de beneficio.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- Tiene la palabra la
diputada Marta Gonzalez.

La sefiora GONZALEZ (dofia Marta).- Sefior Presidente,
desde el ciudadano comun y corriente, ver estos valores
altisimos, causa dudas o preguntas de por gqué hay
medicamentos que llegan a tener este costo tan alto,
porque, por otro lado, el avance de la ciencia y todo 1lo
que la ciencia nos ha permitido trabajar en salud y poder
salvar vidas y curar enfermedades es, obviamente, algo
que a toda la humanidad le ha servido. Pero cuando vemos
a las familias con una tragedia, como son estas
enfermedades, es distinto decir que no hay ninguna cura,
ninglin tratamiento ni nada que se pueda hacer a sefialar
que si hay algo que se puede hacer, pero igualmente es
inalcanzable. Entonces, tener a las familias en esa
disyuntiva y en el estrés maximo por tener en riesgo la
vida de un hijo y saber que algo se puede hacer, pero que
igualmente es Dbastante inalcanzable, también es una
paradoja, como sociedad y como humanidad.

En ese sentido, quiero saber si se han hecho esfuerzos
internacionales para generar algun fondo humanitario,
porque, en el entendido de que las estadisticas de las
personas que usan esos remedios son bajas, seria atendible
que eso finalmente pudiese llegar a las familias y ser
costeado de una u otra manera.

Muchas gracias, Presidente.



38

El sefior LAGOMARSINO (Presidente).- El diputado Félix
Gonzalez me quitd la pregunta, pero se agradece que 1lo
haya hecho.

En todo caso, me gustaria saber si ustedes tienen algun
conflicto de intereses con alguno de los integrantes de
la Comisién de Enfermedades Neurodegenerativas y si han
postulado el medicamento a la ley Ricarte Soto o si ha
sido incorporado por alguna familia o por un paciente o
agrupacién de pacientes, que es otro mecanismo.

Ademads, ustedes plantearon que en 2020, 2021 y 2022
habian participado en mesas de trabajo con el Ministerio
de Salud, en las cuales se ha tratado de avanzar en
acuerdos de riesgo compartido. Al respecto, ¢se han
concretado dichos acuerdos? (Cudl es su evaluacidén de
aquellos?

Tiene la palabra, sefiora Santos.

La sefiora SANTOS, dofila Fiorella (directora médica de
Laboratorio Roche) .- Sefior Presidente, el punto gue usted
menciondé es muy importante para entender también lo que
manifestdé la sefiora diputada, cual es el tema de la
complejidad de estudios con enfermedades raras y graves y
potencialmente con riesgo fatal.

El primer estudio no se hace contra un placebo o doble
ciego, justamente por cuestiones éticas. Entonces, dados
esos 42 pacientes, se compara la historia natural y los
resultados. Entiendo su punto de que no son datos validos.
Es todo 1lo contrario, porgque aun asi los datos son
objetivos y claros en el sentido de la diferencia y de 1lo
que se ve en la historia natural de los nifios sin terapia,
cuando miramos el grafico y la mejora en términos de los
scores y de los outcomes primarios que se buscaron. Pero
es por cuestiones éticas que uno no puede hacer ese tipo
de estudios con placebo. También ahi viene todo el tema
de la complejidad para producir, investigar y desarrollar
un tratamiento o un producto para una enfermedad rara.

Sobre la segunda pregunta, no hay conflicto de intereses
ni ningun Dbeneficio para los médicos tratantes. Del

programa que mencioné, los médicos que solicitaron igual
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se enviaron a Global, se aceptd y toda la evaluacidn se
hizo alla.

Sefior Presidente, el sefior Nicolds Amenabar puede
continuar con la palabra.

El sefior AMENABAR (Laboratorio Roche) . - Sefior
Presidente, si se nos escapa alguna pregunta, le pido,
por favor, que nos la recuerde.

Respecto de los acuerdos de riesgo compartido, tuvimos
una uUltima reunidén con el Ministerio de Salud el 12 de
septiembre del afio pasado, oportunidad en gque presentamos
un mecanismo de riesgo compartido para tratar pacientes
con atrofia muscular espinal con Risdiplam, en Chile. Es
un acuerdo de riesgo compartido basado en resultados
clinicos, en el cual se evalla a los pacientes antes de
empezar el tratamiento y luego se vuelven a evaluar un
ano después. Solo se paga el tratamiento en su totalidad
cuando los resultados clinicos son alcanzados de acuerdo
con el criterio médico. En caso de que no fuese asi, se
devuelve un porcentaje alto del costo del tratamiento.

Desde el 12 de septiembre de 2023, cuando hicimos esa
presentacidén, no hemos tenido mAs conversaciones al
respecto, sin perjuicio de lo cual asumimos y esperamos
que la propuesta esté siendo analizada por el Ministerio
de Salud para su implementacidén, en caso de que lo estime
necesario para los pacientes en Chile.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- Ustedes han
postulado a la ley Ricarte Soto?

El sefior AMENABAR (Laboratorio Roche).- Si, este
tratamiento fue postulado a la ley Ricarte Soto y estad en

el listado de evaluacidn.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- ¢Evaluacidn
cientifica?
El sefior AMENABAR (Laboratorio Roche).- Probablemente

no. No sé si estd siendo evaluado en esa segunda etapa,
pero estda hecha la solicitud. Creo gque es lo mismo gque se
aplica para todos los tratamientos para AME que estéan en

conversacidén, porque, dado el costo que tienen y el
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impacto presupuestario gque generan, no estan siendo
evaluados.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- Muchas gracias.

Quiza, la pregunta de la diputada Gonzalez escapa un
poco a lo que ustedes pueden responder, pero para no
dejarla sin respuesta diré lo siguiente.

En algunas enfermedades, como, por ejemplo, la hepatitis
C, se ha planteado el tema de compras mediante la OPS vy
también otros farmacos, como para el VIH. En particular,
a propdsito de lo gque usted ha planteado, podemos invitar
a algunas personas que han participado en esas compras
conjuntas a la OPS, que es una forma interesante de
ocupar, sobre todo en tratamientos que son tres o cuatro
casos al afio. Claramente, el poder negociador de 1los
Estados individualmente, sobre todo en paises pequefios
como los latinoamericanos en general, es bastante poco,
sobre todo en acuerdos de riesgo compartido, gque también
pueden verse complejizados ©por la cantidad baja de
pacientes.

Entonces, podemos invitar a algunas personas que han
participado de las compras conjuntas a la OPS, gque, segun
entiendo, han sido ocupadas para medicamentos de hepatitis
C y de VIH. Eso, por lo menos, para tratar de responder
la pregunta de la sefiora diputada y no dejarla sin
respuesta.

Agradecemos la presentacidén de nuestros invitados el
dia de hoy. Ante cualquier duda que haya quedado
pendiente, esta disponible el correo electrdnico
ceid40@congreso.cl, de la comisidén especial investigadora.
Obviamente, estaremos complacidos de recibir antecedentes
que puedan surgir y que no hayan podido ser vertidos en
esta sesidn.

Tiene la palabra el diputado Enrique Lee.

El sefior LEE.- Sefior Presidente, para clarificar,
escuché que el ISP les habia aprobado sin ninguin estudio
en Chile, pero luego se 1indicdé qgque habian entregado
farmacos para casos compasivos. ¢Esos casos compasivos

eran en Chile o fuera de Chile?
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La sefiora SANTOS, dofia Fiorella (directora médica de
Laboratorio Roche) .- Los casos compasivos son en Chile.
Son seis pacientes de Chile que recibieron en 2020, cuando
empezd, y hasta hoy siguen recibiendo el producto, porque
contintan en tratamiento.

El sefior LEE.- Muchas gracias.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- Tiene la palabra la
diputada Carla Morales.

La sefiora MORALES (dofia Carla) .- Sefior Presidente, no
tiene que ver con la presentacidén, sino solo saber si se
puede cambiar el orden de las intervenciones. Tengo Jue
plantear una cuestidén relacionada con puntos varios.
Necesito irme luego a otra comisién. Entonces, no sé si
es posible intervenir antes de la otra expositora y luego
retirarme de la sala. ¢No sé si usted lo autoriza?

El sefior LAGOMARSINO (Presidente).- Tiene la palabra,
sefiora diputada.

La sefiora MORALES (dofia Carla) .- Sefior Presidente,
quiero leer una carta de los integrantes de la Corporacién
de padres de nifios con distrofia muscular.

Dice: “Somos una corporacién de padres de nifios que
tienen distrofia muscular, una enfermedad degenerativa y
terminal gque afecta solo a nifilos. La enfermedad afecta
todos los musculos del cuerpo, incluyendo el corazbdn,
pulmones y el cerebro. Es una enfermedad progresiva; wvan
perdiendo de a poco sus funciones motoras y luego sus
funciones vitales.

AUn en Chile no existe una cura, pero en Estados Unidos
ya se aprobd una terapia que nos da la esperanza de que
nuestros hijos se puedan salvar. Lo gue nos preocupa es
que su costo es muy alto. Estd avaluado en 3.500 millones
de pesos, suma impensada, pero, ademas, tiene una edad
determinada en la que se puede administrar.

Es una enfermedad de alto costo que solo los cuidados
paliativos que tenemos en Chile tienen sumas muy altas
también, y en este momento los costeamos con colectas vy

rifas de las diferentes familias.”.
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Firma la carta el sefior Marcos Reyes Alamos, presidente
de la Corporacidn.

Me gustaria saber si él puede ser invitado a esta
comisidn.

Gracias.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- Por supuesto que lo
vamos a tener en consideracidn.

El diputado Félix Gonzalez envid una propuesta para
invitar a la Fundacidén NMO Chile, vy sumaremos a las
familias con distrofia muscular de Duchenne, para saber
sobre el tratamiento y, eventualmente, en qué estda el
proceso. De 1lo gque recuerdo, hace poco se aprobd el
medicamento en la FDA; entonces, no sé si el laboratorio
ya habrd pedido el registro sanitario en Chile y en qué
ir4d eso. Eventualmente, también podemos averiguarlo.

Agradecemos la presencia de los representantes de
Biogen.

Finalmente, tiene la palabra la sefiora Mariela Formas,

vicepresidenta ejecutiva de la Cémara de Innovacidn

Farmacéutica.

La sefiora FORMAS, dofia Mariela (vicepresidenta
ejecutiva de la Camara de Innovacidén Farmacéutica) [via
telemdtical] .- Sefior Presidente, muchas gracias por la
invitacién.

Mientras se carga la presentacidn, quiero contarles que
esta mafilana dimos paso al lanzamiento oficial de 1la
plataforma de transparencia de las transferencias de
valor, de la Cémara de la Innovacidén Farmacéutica, en la
que participaron senadores y el Colegio Médico. Este fue
un esfuerzo de lanzamiento conjunto con el Colegio Médico
de Chile, puesto que efectivamente creemos que las
interacciones entre la industria farmacéutica, los
profesionales de la salud, las instituciones médicas vy
las asociaciones de pacientes deben ser colaborativas vy
virtuosas, dado gue estas interacciones son muy relevantes
para el avance de la biomedicina, para la investigacidn
cientifica, ©para nuevas 1indicaciones de tratamiento

existentes, ©para mejorar y recoger el feedback en
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farmacovigilancia, en efectos adversos. Reitero, es
fundamental que estas interacciones ocurran entre la
industria farmacéutica, los profesionales de la salud y
las acciones de pacientes.

Sin embargo, para que estas interacciones sean
beneficiosas para la sociedad, es necesario qgue sean
transparentes y de acuerdo con un marco de integridad vy
buenas practicas, conocido por toda la ciudadania. Ese es
el objetivo que tiene esta plataforma de transparencia:
transparentar todos los pagos, beneficios, contratos,
honorarios, estudios que hace la industria farmacéutica
con profesionales de la salud, instituciones médicas vy
asociaciones de pacientes; transparentar esas
interacciones que conlleven estos pagos, y hacerlo en
forma nominal, es decir, con nombre, RUT, el monto, 1la
interaccién, el tipo de interaccidén y el objeto de esa
interaccién.

De este modo, creemos que efectivamente se puede generar
una mayor confianza a la hora de los protocolos, a la hora
de conocer cbdéHmo la industria interactta con los
profesionales de la salud.

Me parece que tengo un problema con la presentacidn.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente).- Si, efectivamente

no la estamos viendo. Si pudiera volver a cargarla, por

favor.

La sefiora FORMAS, dofia Mariela (vicepresidenta
ejecutiva de la Camara de Innovacidén Farmacéutica) [via
telemédtica] .- Perfecto.

Como el lanzamiento termindé hace algunos minutos,
estamos acomodados en el museo donde fue el lanzamiento,
por lo gque, por supuesto, no tenemos la mejor tecnologia
para presentar.

Quiero partir esta presentacidén haciendo el disclosure
a quienes representamos. Representamos a 24 laboratorios
de innovacidén farmacéutica. Ni Biogen ni Roche son parte
de nuestra camara en este momento; fueron parte en el

pasado, pero hoy dia no.
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Obviamente, esta plataforma de transparencia es una
obligacidén estatutaria para ser miembro de la CIF y para
los laboratorios que son parte. No es una mocidén legal,
no es una iniciativa legal, como es el Sunshine Act, en
Estados Unidos. Por lo tanto, no podemos obligar al resto
de los laboratorios a formar parte de estos disclosure de
plataforma de transparencia.

Representamos en torno al 90 por ciento de la oferta
disponible de medicamentos referentes y originales, y en
torno al 50 por ciento de los farmacos disponibles en
Chile, biocequivalentes y biosimilares.

Quiero presentarles muy brevemente la exitosa
experiencia internacional respecto del financiamiento de
enfermedades de muy alto costo, como es el caso de AME;
qué modelos vy herramientas se han utilizado para,
justamente, poder financiar a las personas que 1lo
necesiten vy que estas innovaciones lleguen a esas
personas, que estos modelos de financiamiento, estas
herramientas que puede utilizar el Estado para generar
cobertura en estas enfermedades de muy alto costo. ¢En
qué estado estd la ley Ricarte Soto respecto de su
financiamiento?

Ya les conté, y asi lo creemos, que la plataforma de
transparencia de la CIF es una herramienta gque no solo
previene, sino que también disminuye la asimetria de
informacién entre la ciudadania, los médicos vy 1la
industria farmacéutica.

Muy brevemente, la experiencia internacional exitosa
para estos medicamentos de muy alto costo, donde estd la
enfermedad de Duchenne, donde estd la atrofia muscular
espinal, tiene basicamente tres modelos, que se han
utilizado en el mundo con éxito: la Unidén Europea utiliza
las opciones de reembolso flexible, que incluyen reembolso
retroactivo con pagos basados en resultados, es decir,
cuando la terapia tiene un resultado eficiente médicamente
en los pacientes, entonces, la Unidén Europea, dependiendo
de cada pais, reembolsa y paga el tratamiento basado en

los resultados. Este es un modelo de acuerdo de riesgo
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compartido flexible, que es muy utilizado, especialmente
en Inglaterra, Italia y Suiza.

Espafia tiene un financiamiento publico por ley, pero
tiene un modelo mixto de ©pago, también Dbasado en
resultados y ademas por volumen. Este es un modelo mixto
de acuerdo de riesgo compartido, basado en resultados vy
en lo financiero. Es ambas cosas, sobre cierto volumen y
de acuerdo con ciertos resultados clinicos; entonces, hay
una formulacidén, un algoritmo para generar un precio gue
permite el acceso a los pacientes que lo necesitan.

Mé&s conocido y <cercano a Chile, es el modelo que
implementé Argentina para el medicamento de Novartis,
donde se hace un acuerdo de riesgo compartido, que el
Estado paga el 20 por ciento del costo inicial del
tratamiento y luego los pagos del siguiente 80 por ciento
dependen de los resultados clinicos gue tenga cada uno de
los pacientes que ha recibido la terapia.

Muy brevemente, quiero sefialar que los modelos de
acuerdo de riesgo compartido son mecanismos de pago; es
un contrato que hace el Estado con el proveedor de 1la
terapia o de la tecnologia sanitaria, donde se reembolsa
esta tecnologia para generar este acceso, dependiendo de
las condiciones preestablecidas en el contrato. Existen
dos categorias de acuerdo y una tercera, que es la mixta,
que es la que utiliza Espafia, donde hay acuerdos de tipo
financiero y acuerdos basados en resultados clinicos. Los
de tipo financiero, en general, son basados en la historia
de las pesquisas y los volumenes que lleguen a generarse
para poder disminuir la incertidumbre financiera del gasto
fiscal. Los acuerdos basados en resultados clinicos, si
bien no tienen el efecto de disminuir la incertidumbre
financiera ex ante sobre el gasto fiscal, si es un pago
sobre los resultados clinicos especificos que obtengan
los pacientes; por lo tanto, el ©Estado paga si
efectivamente la terapia resulta. Como decia, limita la
incertidumbre financiera, bajan los costos para guienes
necesitan estas terapias con un financiamiento publico, vy

los acuerdos de riesgo compartido son una herramienta
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tremendamente usada en el mundo OSD, practicamente dos
tercios de los paises usan esta forma para financiar los
tratamientos de alto costo y los de muy alto costo.

Para ver el 1impacto que han tenido los acuerdos de
riesgo compartido en el gasto publico basta ver esta
lédmina en la que aparece que Francia generdé un ahorro,
solo para 2020, de 3.246.000.000 de euros; Italia, el
ahorro que generd en 2021, donde se utilizaron menos
modelos de acuerdo de riesgo compartido, dada las
circunstancias particulares de la pandemia, fue de
344.000.000 de euros; Alemania, 4.000.000.000 de euros;
Suecia..

Dejaremos la presentacidén y tenemos un estudio hecho
por la Universidad Catélica, que da cuenta de los ahorros
de muchisimos méas paises y de cémo los acuerdos de riesgo
compartido pueden implementarse en Chile de acuerdo con
el contexto local y las particularidades locales.

Un ejemplo mé&s cercano para nosotros en Sudamérica es
Uruguay. Se trata de un acuerdo de riesgo compartido que
ofrecidé Roche al Fondo Nacional de Salud Uruguayo. Y como
se aprecia en la lamina, este es un modelo financiero en
el que se constata el incremento de los pacientes y el
ahorro que se generd en el Estado, dado este acuerdo de
tipo suscripcidén, es decir, donde se paga por el historial
de pesquisa. Este es un caso especifico de céncer de mama.

Pentltimo tema, estado del fondo de financiamiento de
la ley Ricarte Soto.

Como todos ustedes saben, estd acotado al 2027, donde
efectivamente no se pueden seguir incorporando terapias
nuevas, con nuevas tecnologias, para patologias nuevas.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- Disculpe la
interrupcidn.

¢Habria acuerdo para prorrogar la sesidn por diez
minutos, con el fin de terminar la presentacidén y formular
preguntas?

Acordado.

Continte con el uso de la palabra.
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La sefiora FORMAS, dofia Mariela (vicepresidenta
ejecutiva de la Camara de Innovacidén Farmacéutica) {via
telemética} .- Sefior Presidente, estoy en la pentltima
lédmina.

Como contexto del fondo acotado de la ley Ricarte Soto,
que estd construido de esa manera y hay que reformular la
construccidédn de financiamiento para poder cambiar esa
estructura, sabemos que en Chile tenemos bajisimas tasas
de financiamiento publico, bajisimas tasas de cobertura,
los medicamentos y tratamientos. A excepcidn de gquienes
estdn en las GES y en la ley Ricarte Soto, no estén
incluidos en los seguros ni publicos ni privados de salud.

Aqui observan un comparativo a nivel regional, porque
por supuesto es irrisorio compararnos con los paises de
la OCDE, como lo hacemos en otras politicas publicas. Aqui
nos comparamos solamente a nivel regional y vemos la baja
cobertura que tenemos respecto de nuestra propia regiodn,
en circunstancias de gue somos el pais méds rico de la
regién.

Después, tenemos los tiempos prolongados de
disponibilidad de cobertura en nuevos medicamentos. Este
es un estudio de IQVIA, una de las empresas de
inteligencia de mercados globales que hace estudios para
toda la industria y para los Estados, especialmente de
FEuropa. Este wait indicator es el indicador que marca las
coberturas y compara con un benchmark regional. Este
estudio también se hace en Europa.

Se puede observar, con sorpresa y orgullosos de nuestro
pais, que nuestro Instituto de Salud Publica es
tremendamente rapido, es el més rapido de la regidn, no
estd al nivel de 1los paises europeos, pero estd muy
cercano, y la aprobacién de registros es tremendamente
agil respecto del resto de los paises de Latinocamérica.

Sin embargo, al momento de entregar cobertura, donde se
incluyen los tratamientos para los problemas de salud en
los seguros publicos y privados, somos el Ultimo pais de

la regidn.
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Como dije, con gran sorpresa vemos este indicador, dado
que por lejos somos el pais de ingreso per capita mas alto
de toda Latinoamérica.

Ahora bien, debo declarar que hemos estamos trabajando
con el Ministerio de Salud muy firmemente para generar
estas condiciones habilitantes. Hemos tenido una
estupenda recepcidn de los departamentos de Etesa de Salud
Publica, de 1los distintos estamentos, como Cenabast,
etcétera, para implementar estos acuerdos de riesgo
compartido, que son Dbeneficiosos no solo para la
industria, sino principalmente para el presupuesto
fiscal, para las personas y para la salud publica.

Es esencial generar una institucionalidad a cargo de la
implementacién y monitoreo de los acuerdos para que exista
una institucionalidad, que no solo se haga cargo del
disefio, sino también del control y seguimiento de estos
acuerdos. Estos acuerdos requieren dque exista data,
registro, especialmente en los que son Dbasados en
resultados, para que efectivamente el Estado pague lo que
corresponde y 1lo que ha sido eficaz y ha cumplido la
promesa que ha hecho el laboratorio en el contrato.

Luego, necesitamos protocolos transparentes y claros en
el proceso para avanzar en los registros, especificamente
en las enfermedades raras, poco frecuentes y de dificil
diagndéstico, como es el caso de AME, Duchenne y otras,
porque también se requieren criterios de evaluacidén de
tecnologia sanitaria con foco diferenciado. No podemos
hacer que una patologia AME compita con un cancer de
mamas, que obviamente tiene una poblacidén infinitamente
mayor y una necesidad de salud publica en términos
integrales que no puede competir con este tipo de
terapias. Por lo tanto, lo que se hace en Europa es generar
protocolos diferenciados para la evaluacién de
tecnologias sanitarias para este tipo de patologia.

Ademés, se requiere una instancia de negociacidn
institucional definida en estos protocolos, para Jue
justamente no se produzcan estos problemas gque hoy tienen

de cabeza a esta comisidén investigadora, donde 1los
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protocolos de asignacidén, los protocolos de evaluacidn de
tecnologia sanitaria y de asignacidén a los pacientes vy
coberturas son totalmente transparentes y conocidos por
toda la ciudadania.

Termino con esto y agradezco la oportunidad de presentar
estas soluciones que hemos trabajado desde la industria,
siempre con el foco en que los gremios tenemos la misidn
y el deber de articular al sector privado, que
representamos, en pro del bien comun y, en especifico, en
esta industria, gque es un mercado ético, un mercado de
provee bienes puUblicos, tenemos la obligacidén de elevar
los estédndares de transparencia, buenas préacticas vy
aportar a las politicas publicas y gque nuestras
innovaciones efectivamente lleguen a las personas que las
necesiten.

En ese sentido, queremos ser un aporte, participar de
las politicas publicas, de su construccidédn, donde nuestra
experiencia técnica pueda hacer que se cumpla este anhelo
de tener una salud publica méds equitativa, mas Jjusta vy
también més transparente.

Muchas gracias.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- Muchas gracias.

Tiene la palabra el diputado Enrique Lee.

El sefior LEE.- Sefior Presidente, me gustaria saber cdémo
se comportaria este modelo de riesgo compartido en
monoterapias, como con Zolgensma, que es una sola dosis.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- Tiene la palabra el
sefior Juan Pedro Corona.

El sefior CORONA (representante de Biogen Chile) .- Sefior
Presidente, :;vamos a tener acceso al material que envibd
el laboratorio que no llegd?

El sefior LAGOMARSINO (Presidente).- Si, lo wvamos a
publicar en la péagina web de la comisidén especial
investigadora.

De todas formas, estuve mirando la carta que enviaron y

es bastante completa.
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Vamos a reagendar en una fecha en gque tengan
disponibilidad, para que no haya diferencia entre 1los
distintos laboratorios que hemos invitado.

Por mi parte, complementando la pregunta del diputado
Lee, respecto de cdmo puede ser el marco de un acuerdo de
riesgo compartido para estas enfermedades, en particular,
me gustaria saber si han visto algln avance en acuerdos
de riesgo compartido en las conversaciones que han
sostenido con el gobierno, también en funcidén de lo que
planted el Laboratorio Roche, en el sentido de gue
hicieron una presentacidén el 12 de septiembre de 2023 vy,
posteriormente, no tuvieron ninguna novedad.

Dado que Mariela Formas es parte de la Camara de
Innovacidén Farmacéutica, tiene un espectro de
laboratorios mas grande, por lo que, como dije, me
gustaria saber si ha habido avances en acuerdos de riesgo
compartido.

Por otra parte, mads qgue una pregunta, una reflexidn.
Obviamente, creo que hay que valorar esta iniciativa de
plataforma de transparencia de la Cémara de Innovacidn
Farmacéutica. Para aquellos gque no sepan, Estados Unidos
hace afios tiene la Sunshine Act, plataforma que permite
que los distintos laboratorios puedan transparentar los
conflictos de intereses que tienen con médicos,
agrupaciones, etcétera, vy mas alld de prohibirlo o
permitirlo, el objetivo es transparentarlo.

Habia un capitulo de la ley de farmacos 2, que traia
algo préacticamente igual a Sunshine Act, y lo que ha
desarrollado como una autorregqulacidén la Céamara de
Innovacidén Farmacéutica, pero lamentablemente la ley de
fadrmacos 2 no tiene para cuando, por distintas razones.
Por eso, valoro esta iniciativa.

En segundo lugar, hago un llamado al Ejecutivo, que nos
estd observando -lo haremos cuando asista la ministra de
Salud- a destrabar la ley de farmacos 2 o, si es que no
tiene un futuro adecuado, eventualmente comenzar una
iniciativa en aquellos aspectos donde hay bastante acuerdo

transversal entre los distintos sectores politicos.
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Es necesario avanzar, entre otras, en la transparencia
de los conflictos de interés.

Tiene la palabra la sefiora Mariela Formas.

La sefiora FORMAS, dofia Mariela (vicepresidenta
ejecutiva de la Camara de Innovacidén Farmacéutica) {via
telemédtica} .- Sefior Presidente, respecto de cdémo funciona
un acuerdo de riesgo compartido en una monoterapia, como
en el caso de Novartis, no podemos hablar de los aspectos
particulares, porque se trata de negociaciones gque deben
hacerse entre privados, y como ustedes saben los gremios
representamos a nuestro sector, pero no podemos hablar de
temas comerciales, ni dentro ni fuera de nuestro gremio,
ni permitir que se haga entre nuestros asociados. Eso es
por ley de competencia, por lo gque no podemos conocer
materias particulares respecto de las negociaciones.

Ahora, como politica publica, sabemos que este tipo de
acuerdo de riesgo compartido en monoterapias se realizan,
bédsicamente, sobre la base de resultados, y eso es lo que
han hecho Espafia -este pais lo hizo en forma mixta-,
Argentina e Inglaterra.

Respecto de los avances de las propuestas que haya hecho
Roche <con el ministerio, repito, son negociaciones
comerciales donde, por ley, los gremios no pueden siquiera
conocer estas materias.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente).- Pero la pregunta
era mas en términos generales, es decir, si ustedes han
visto algln avance en acuerdos de riesgo compartido, sea
con un laboratorio en particular o no.

La sefiora FORMAS, dofia Mariela (vicepresidenta
ejecutiva de la Céamara de la Innovacidédn Farmacéutica) {via
telemdtica} .- Sefor Presidente, en términos del marco
institucional, si hemos visto avances sustantivos en el
presupuesto que rige para el 2024, en que el Congreso
Nacional aprobdé incorporar a dos personas especificas que
van a estar a cargo, dentro del Ministerio de Salud, para
llevar a cabo el disefio, el control vy seguimiento
institucional de los acuerdos de riesgo compartido, y eso

nos tiene tremendamente contentos.
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También hemos tenido multiples instancias con personas
externas, con los asesores externos, de los cuales muchos
vienen desde otros paises como Inglaterra e Italia, que
son los expertos mundiales en este ambito.

Efectivamente, a través de la asesoria del Banco
Mundial, el ministerio ha solicitado capacitaciones vy
acompafiamiento para implementar, institucionalmente, el
marco de acuerdos de riesgo compartido. Hemos tenido
miltiples reuniones. Ademéds, se hizo una capacitacidén con
los investigadores de la Universidad Catdélica que llevaron
a cabo el estudio de implementacidén de acuerdos de riegos
compartido en el contexto local.

Asimismo, realizaron una capacitacién integral que
contd con la presencia de personal de los ministerios de
Hacienda y de Salud, de la Contraloria, del Cenabast vy
del ISP para avanzar en cdémo construir este tipo de
acuerdos, desde todas las miradas del sector publico.
Igualmente, participdé ChileCompra que, por supuesto, debe
dar la venia y ejecutar este tipo de acuerdos, este tipo
de contratos especificos.

Entonces, vemos con muy buenos o0jos este avance
sustantivo y que, efectivamente, desde el Ejecutivo hay
iniciativa y tienen la disposicidén y la conviccidn de que,
avanzar en este tipo de compras innovadoras, es esencial
para los pacientes y también para generar certidumbre en
el gasto fiscal y crear estas coberturas tan necesarias,
especialmente las que se relacionan con enfermedades de
muy alto costo.

Como dije, wvemos esto con muy buenos ojos, sefilor
Presidente.

El sefior LAGORMARSINO (Presidente) .- Muchas gracias.

Para cerrar, le ofrezco el uso de la palabra a 1la
diputada Ménica Arce.

La sefiora ARCE (dofia Mdénica) .- Sefior Presidente, quiero
agradecer la disponibilidad que han tenido nuestros
invitados para venir a exponernos sus presentaciones, pero
lamento que no lo haya hecho el Laboratorio Novartis Chile

SA., porque tenia muchas preguntas importantes para ellos,
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teniendo en cuenta que su tratamiento es el mas caro que
existe en el mundo.

Por otra parte, ya que acd en Chile los laboratorios no
estén obligados por ley a transparentar ciertas
situaciones, los i1nvito cordialmente a contestarnos, si
lo consideran pertinente, las siguientes preguntas.

Primero, quiero saber si sus laboratorios han donado
dosis de medicamentos a Chile; si se donaron, ¢se ha hecho
seguimiento de estos casos? ¢Cudles han sido sus
resultados?

También los invito a transparentar la vinculacidédn con
neurbdlogos chilenos, ya sea por algun tipo de contrato u
otro, teniendo en cuenta que ellos son los Unicos gue
pueden diagnosticar y recetar el medicamento para 1los
tratamientos de estos pequefios y transparentar con qué
médicos chilenos trabajan actualmente y por qué periodo.

Insisto, sé gque no es una obligacidén, pero, si lo tienen
a bien, los invito a transparentar a esta comisidén esos
datos, porgue si no gquedaran ciertas dudas.

Sefior Presidente, cpuedo plantear una cuestidn

relacionada con puntos varios?

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- Si, sefiora
diputada.
La sefiora ARCE (dofia Mobnica) .- Sefior Presidente, la

semana pasada me reuni con los padres de José Alonso, un
pequefio de siete meses, diagnosticado con AME tipo 1,
quien a los seis meses 1ingresd, por protocolo del
Ministerio de Salud, para adquirir Zolgensma.
Lamentablemente, a pesar de cumplir <con todos 1los
requisitos para optar al medicamento, atn no ha existido
ningin contacto por parte del ministerio con la familia.

Dicho eso, solicito oficiar a la ministra de Salud,
principalmente con el fin de que se pronuncien sobre este
caso en particular con la mayor celeridad posible,
entendiendo gque el caso ingresd al protocolo hace un mes
y que solo le gquedan dos meses para sobrepasar la edad

limite que establece dicho protocolo en Chile.
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En la misma linea, pido que recibamos en audiencia, para
que nos relaten su experiencia -ellos nos llamaron y 1lo
solicitaron-, a la familia del pequefio Borja, a quien la
mayoria de ustedes conoce, que en 2020 pudo acceder al
tratamiento con Zolgensma, que dio resultados positivos
para la AME.

En segundo lugar, al igual que la compafiera diputada
que hablé antes, pido que recibamos a Marcos Reyes Alamos,
presidente de la Agrupacidén Familias Duchenne Chile, para
saber cudl es el proceso que tienen gque seguir gquienes
padecen esta afeccidén para acceder a un tratamiento
oportuno.

Por Ultimo, solicito que recibamos a Fernanda Garrido,
tia de Amalia, una pequefia que padece el sindrome de Sharp
y que necesita un trasplante del timo, intervencidén que
no se realiza en el pais, con el objeto de conocer cuédles
son 1los ©pasos que siguen las familias gque padecen
enfermedades que no tienen cobertura nacional.

Si lo tienen a bien, pido gque tomemos el acuerdo para
enviar esos oficios y recibir a estas familias.

Gracias, sefior Presidente.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- ¢Habria acuerdo
para oficiar por el caso de José Alonso? A lo mejor la
familia podria remitir a la Secretaria alguna autorizacidn
para oficiar por el caso clinico, dado que muchos de estos
antecedentes estan amparados en el articulo 13 de la ley
que regula los derechos y deberes que tienen las personas
en relacidén con acciones vinculadas con su atencidédn en
salud.

Entonces, para oficiar sobre los antecedentes clinicos,
siempre es importante contar con esa autorizacidn.

¢Habria acuerdo?

Acordado.

Respecto de las solicitudes de invitacién a la comisiédn,
mads que pedir el acuerdo, me llevo toda la informacidn
para ordenarla e 1ingresarla, en la medida de las
posibilidades, porque tenemos la solicitud de invitacidn

del diputado Félix Gonzéalez, a la Fundacidédn Neuromielitis
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Optica y la de la diputada Carla Morales, respecto de la
Agrupacidn Familias Duchenne.

Sumamos, por cierto, a la familia de Borja y a la de
Fernanda Garrido, que esta esperando trasplante del timo,
para escucharla vy conocer de ese tema. Esos son 1los
invitados que se han solicitado.

Probablemente, en la primera sesidén del 4 de marzo,
invitaremos a cualquier otra agrupacidn de pacientes que
estd pagando o que estd en espera de un tratamiento de
alto costo.

Por otra parte, agradecemos a los laboratorios por haber
concurrido a esta invitacidén, vya que, como sabréan,
nosotros solo podemos citar a autoridades.

Hay que seflalar que la diputada Moébnica Arce hizo una
invitacidén a transparentar informacién respecto de dosis
donadas o vinculaciones con neurdélogos chilenos y que
vamos a estar abiertos a recibirla.

Nuestra intencidén y Unico afdn es permitir que accedan
a los tratamientos, gque cuenten con la mejor evidencia
cientifica, los pacientes que lo requieren dentro de los
tiempos necesarios. En ese sentido, a medida que vayamos
avanzando, esperamos contribuir en responder cada una de
las preguntas que han motivado esta comisidén especial
investigadora.

A la primera sesidén asistieron representantes de
diversas campafilas de pacientes con atrofia muscular
espinal.

Esta segunda sesidén se ha focalizado en los laboratorios
y en la Cémara de la Innovacidén Farmacéutica.

Para la tercera sesiébdn, que se llevard a cabo la primera
semana de marzo, proyectamos recibir a todas 1las
agrupaciones de pacientes y familias que nos falten.

En la cuarta sesidén recibiremos a ChileCompra, a la
Cenabast, a Trinidad Inostroza, exdirectora de
ChileCompra y, probablemente, a propdsito de las preguntas
de la diputada Marta Gonzalez, vamos a ver si podemos
invitar a alguien que haya participado de las compras

conjuntas OPS, que también es un mecanismo interesante, o
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de la misma OPS, que ha promovido estas compras conjuntas
en ciertos medicamentos.

Posteriormente, entraremos a las hospitalizaciones
domiciliarias y pesquisa neonatal, para lo cual
invitaremos al subsecretario de Redes Asistenciales, por
hospitalizaciones domiciliarias o atenciones
domiciliarias, y a la subsecretaria de Salud Publica, por
pesquisa neonatal, que es un programa muy pequefio aun,
donde solo hay dos patologias. Sin embargo, la intenciédn,
desde hace afios, es ampliar esa pesquisa.

Después entraremos a la ley Ricarte Soto propiamente
tal, donde vamos a invitar a la ministra y a la directora
de Presupuestos, dado que la ley N° 20.850 les da
funciones a ambas subsecretarias de Estado.

Luego, abordaremos la Comisién ad-hoc y el fondo de
judicializacidén, ingresado en la ley de Presupuestos 2022.

Tiene la palabra el sefior Nicolds Amenébar.

El sefior = AMENABAR (Laboratorio Roche) .- Sefior
Presidente, solo quiero aprovechar la invitacién de 1la
diputada para hacer la transparencia voluntaria a la que
nos convocd.

Quiero felicitar a la CIF por su plataforma y dejar de
manifiesto que los mecanismos de transparencia interna de
Roche, autorregulados y autodefinidos desde nuestra casa
matriz y gque se aplican a todas las filiales, son tan o
mas exigentes. Aclaro que no he visto en detalle los de
la CIF.

Por lo tanto, cualquier informacidn que esta comisidn
requiera, podemos facilitarla.

Cabe precisar que no hemos otorgado ningun beneficio a
ningin neurdlogo.

El sefior LAGOMARSINO (Presidente) .- Perfecto.

Muchas gracias.

Le pido que deje eso por escrito para poder remitirlo
por cuanto seria bastante ©positivo para nosotros,
cifiéndonos al objeto de esta comisidn.

Por haber cumplido con su objeto, se levanta la sesidn.



-Se levantd la sesiodn a las 14:21 horas.

CLAUDIO GUZMAN AHUMADA
Redactor

Jefe Taquigrafos de Comisiones
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